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Kysymyksia ja vastauksia

Laakevalmisteen Masipro (masitinibi)
myyntilupahakemuksen epdaminen
Uudelleenarvioinnin tulos

Ladkevalmistekomitea (CHMP) antoi 18. toukokuuta 2017 kielteisen lausunnon, jossa se suositteli
myyntiluvan epdamistéa systeemisen mastosytoosin hoitoon tarkoitetulta Masipro-laadkevalmisteelta.
Myyntilupaa hakenut yhtié on AB Science.

Yhtid pyysi alkuperaisen lausunnon uudelleenarviointia. Tutkittuaan pyynndn perustelut
ladkevalmistekomitea kéasitteli lausuntonsa uudelleen ja vahvisti myyntiluvan epdamisen 14. syyskuuta
2017.

Mita Masipro on?
Masipro on ladke, jonka vaikuttava aine on masitinibi. Ldadkevalmistetta oli tarkoitus saada tabletteina.
Mihin Masiprota oli tarkoitus kayttaa?

Masiprota oli tarkoitus kayttaa aikuisille systeemisen mastosytoosin hoitoon. Tdma on sairaus, jossa
ihossa, luustossa ja kehon eri elimissa on liian paljon syéttdsoluja (tietyntyyppisia valkosoluja). Se
aiheuttaa oireita, kuten ihon kutinaa, kuumia aaltoja, sydamentykytysta, pyortymista, luukipua,
vasymysta, oksentelua, ripulia ja masennusta.

Masipro nimettiin harvinaisldékkeeksi (harvinaisissa sairauksissa kéytettava ladke) 16. marraskuuta
2004 mastosytoosin hoitoa varten. Lisatietoja harvinaislddkkeeksi nimeamisesta on tassa.

Miten Masipro vaikuttaa?

Masipron vaikuttava aine masitinibi on tyrosiinikinaasin estdja. Tama tarkoittaa sita, etta se estaa
tyrosiinikinaasi-nimisia entsyymejé, joita voi olla joissakin sydttdsolujen reseptoreissa, myd6s niissa,
jotka stimuloivat solujen kasvua ja jakautumista. Estamalla naita entsyymeja Masipron uskotaan
hidastavan syo6ttosolujen kasvua.
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Mita asiakirjoja yhtio on esittanyt ladkevirastolle hakemuksensa tueksi?

Hakija esitti tiedot paatutkimuksesta. Siihen osallistui 135 systeemista mastosytoosia sairastavaa
potilasta, joilla oli vaikeita oireita, mukaan lukien vahintd&n yksi seuraavista neljasta: kutina, kuumat
aallot, masennus ja vasymys. Tutkimuksessa Masiprota verrattiin lumeldakkeeseen (ndenndaishoitoon).
Tehon paaasiallinen mitta perustui minka tahansa naiden neljan oireen paranemiseen ensimmaisen 24
hoitoviikon aikana.

Mitk&a olivat ladkevalmistekomitean tarkeimmaéat epaamiseen johtaneet
huolenaiheet?

Ladkevalmistekomitea oli huolissaan tutkimustulosten luotettavuudesta, silla hyvan kliinisen
tutkimustavan (GCP) rutiinitarkistukset paljastivat vakavia puutteita tutkimuksen toteuttamistavassa.
Lisdksi tutkimusasetelmaan tehtiin suuria muutoksia tutkimuksen jo ollessa meneillaan, mika vaikeutti
tulosten tulkitsemista. Lopuksi, ladkkeen turvallisuutta koskevat tiedot olivat vahaisia ja huolta
aiheuttivat lddkkeen sivuvaikutukset, kuten neutropenia (veren valkosolujen niukkuus) ja haitalliset
vaikutukset ihoon ja maksaan, jotka olivat erityisen merkityksellisia, koska ladke oli tarkoitettu
pitkdaikaiseen kayttoon.

Taméan vuoksi lddkevalmistekomitea totesi, ettei Masipron hyoty ollut sen riskeja suurempi, ja
suositteli myyntiluvan epdamista valmisteelta.

Ladkevalmistekomitea vahvisti epdamisen uudelleenarvioinnin jalkeen.

Mita seurauksia epdamisesta on potilaille, jotka osallistuvat kliinisiin
kokeisiin tai erityiskayttéohjelmiin?

Yhtid on ilmoittanut, ettei paatdksella ole mitadn seurauksia kliinisiin kokeisiin tai
erityiskayttbohjelmaan osallistuville potilaille.

Jos olet mukana kliinisessa tutkimuksessa tai erityiskayttbohjelmassa ja tarvitset lisatietoa hoidostasi,
ota yhteytta hoitavaan laakariin.
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