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Kysymyksia ja vastauksia

Laakevalmisteen Egrifta (tesamoreliini)
myyntilupahakemuksen peruuttaminen

Ferrer Internacional, S.A. ilmoitti 21. kesédkuuta 2012 virallisesti ladkevalmistekomitealle (CHMP)
haluavansa peruuttaa lipodystrofiaa sairastavien HIV-potilaiden vatsan alueen rasvakudoksen
liikakasvun hoitoon tarkoitettua Egrifta-ladkevalmistetta koskevan myyntilupahakemuksensa.

Mita Egrifta on?

Egrifta on ladke, jonka vaikuttava aine on tesamoreliini. Sen oli suunniteltu tulevan markkinoille
jauheena, josta valmistettaisiin injektioliuosta.

Mihin Egriftaa oli tarkoitus kayttaa?

Egriftaa oli tarkoitus kayttda vatsan alueen rasvakudoksen liikakasvun hoitoon HIV-potilailla, jotka
sairastavat lipodystrofiaa. Se on rasva-aineenvaihdunnan hairid, joka muuttaa rasvakudoksen
jakaantumista kehossa. Lipodystrofiaa tiedetadn esiintyvan joillakin HIV-potilailla, ja se aiheuttaa
rasvan haviamista tietyissd kehon osissa ja joskus rasvan kertymistd vatsan alueelle.

Miten Egriftan odotettiin vaikuttavan?

Egriftan vaikuttava aine, tesamoreliini, on samankaltainen kuin kasvuhormonia vapauttava tekija
(GRF), joka on elimistdssa kasvuhormonin vapautumista edistdva hormoni. Kasvuhormonin on
osoitettu vaikuttavan rasvakudoksen muodostumisen ja hajoamisen saatelyyn.

Tesamoreliinin odotetaan vaikuttavan GRF:n tavoin eli vapauttavan kasvuhormonia, jonka taas
odotetaan lisdavan rasvakudoksen hajoamista lipodystrofiaa sairastavilla HIV-potilailla. Tama vahentaa
lilallista rasvaa vatsan alueella.
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Mita asiakirjoja yhtio on esittanyt ladkevirastolle hakemuksensa tueksi?

Yhtio esitti tulokset kahdesta paatutkimuksesta. Niihin osallistui 816 HIV-potilasta, joille oli kertynyt
liikaa rasvakudosta vatsan alueelle. Tutkimuksissa Egriftaa verrattiin lumelaadkkeeseen, ja tehon
paaasiallinen mitta oli muutos vatsan alueen rasvakudoksessa 26 hoitoviikon jalkeen.

Miten pitkadlla hakemuksen arviointi oli sen peruuttamishetkella?

Hakemus peruutettiin sen jalkeen, kun lddkevalmistekomitea oli arvioinut yhtidon toimittamat asiakirjat
ja laatinut kysymysluettelon. Kun ladkevalmistekomitea oli arvioinut yhtion viimeisimpiin kysymyksiin
antamat vastaukset, joitakin seikkoja oli viela selvittaméatta.

Mika oli ladkevalmistekomitean suositus tuolloin?

Ladkevalmistekomitea suhtautui saamiensa tietojen ja yhtién kysymysluetteloihin antamien vastausten
tarkastelun perusteella varauksellisesti joihinkin seikkoihin hakemuksen peruuttamisen ajankohtana, ja
sen alustava kanta oli, etté Egriftaa ei olisi voitu hyvaksya lipodystrofiasta kérsivien HIV-potilaiden
vatsan alueen rasvakudoksen liikakasvun hoitoon.

Ladkevalmistekomitean huolenaiheet koskivat Egriftan kliinista kayttda, silla lipodystrofiasta johtuvaa
vatsan alueen rasvakudoksen liikakasvua on vaikea erottaa lihavuudesta johtuvasta liiallisesta
rasvasta. Ladkevalmistekomitea arvioi yhtion esittaméaa ehdotusta, jonka mukaan ladkkeen kayttd
rajataan potilaisiin, joiden vatsan alueen rasvakudoksen méaara ylittaa tietyn arvon (maaritelmén
mukaan yli 130 cm?). Tata raja-arvoa tukevaa nayttda ei kuitenkaan pidetty riittavana.

Vaikka paatutkimuksissa Egriftan oli osoitettu vahentavan rasvakudosta vatsan alueelta, sen ei ole
osoitettu olevan kliinisesti merkittava silta osin, etté potilaalle koituisi siité varsinaisia terveyshyotyja.
Tulosten merkitysta pidettiin kyseenalaisena myds sen vuoksi, ettd paatutkimusten potilaat eivat
edustaneet eurooppalaisia HIV-potilaita, joiden keskimé&ardinen painoindeksi on pienempi ja joilla on
vahemman rasvakudosta vatsan alueella kuin tutkimukseen osallistuneilla potilailla.

Turvallisuuden osalta ladkevalmistekomitea totesi, etté insuliininkaltainen kasvutekija | (IGF-1) -
nimisen proteiinin pitoisuus lisdantyi huomattavan monilla potilailla, joita oli hoidettu Egriftalla. Suuret
IGF-1-pitoisuudet saattavat liittyd suurentuneeseen sydpéariskiin ja diabeettisen silmésairauden
mahdolliseen pahenemiseen, joten komitea piti tatéd merkittavana turvallisuuteen liittyvana
huolenaiheena. Valmisteesta ei mydskaan toimitettu pitkaaikaisia turvallisuustietoja, vaikka Egrifta-
hoidon oli maéara olla pitkaaikaista.

Siksi ladkevalmistekomitea katsoi hakemuksen peruuttamisen ajankohtana, etta Egriftasta saatava
hyoty ei ole sen riskeja suurempi.

Mista syista yhtio peruutti hakemuksen?

Virallisessa kirjeessédan yhtio ilmoitti paattdneensa peruuttaa myyntilupahakemuksen, koska
ladkevalmistekomitea katsoi, ettei se voinut tehda paatelmaa myonteisesta hyoty-riskisuhteesta
toimitettujen tietojen perusteella.

Yhtion kirje, jossa se ilmoittaa ladkevirastolle hakemuksen peruuttamisesta, on tassa.
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http://www.ema.europa.eu/docs/en_GB/document_library/Other/2012/07/WC500130047.pdf

Mita seurauksia tamadn hakemuksen peruuttamisesta on kliinisiin
tutkimuksiin tai erityiskdayttoohjelmiin osallistuville potilaille?

Yhtid on ilmoittanut ladkevalmistekomitealle, ettei peruuttamisesta ole mitaan seurauksia potilaille,

jotka osallistuvat Egriftaa koskeviin erityiskayttéohjelmiin.
Jos olet mukana erityiskayttdohjelmassa ja tarvitset liséatietoja hoidostasi, ota yhteytta sinua hoitavaan

laakariin.
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