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A Xyndari-ra (glutamin) vonatkozo6 forgalomba hozatali
engedély iranti kérelem visszavonasa

Az Emmaus Medical Europe Ltd visszavonta a sarldsejtes vérszegénység kezelésére szant Xyndari-ra
vonatkozo forgalomba hozatali engedély iranti kérelmét.

A véllalat 2019. szeptember 18-an vonta vissza a kérelmet.

Milyen tipusi( gydégyszer a Xyndari és milyen betegségek esetén
alkalmazhaté6?

A Xyndari-t a sarlosejtes vérszegénység elleni gyogyszerként fejlesztették ki. A sarldsejtes
vérszegénység egy genetikai betegség, amelynél a vorosvértestek merevvé és sarld alakiva valnak. A
kéros sejtek blokkoljak a vérkeringést a testben és hemoglobint (az oxigént szallité fehérje)
bocsatanak ki a vérbe. Ez fajdalmat, szervkarosodast, ismételt fertézéseket és vérszegénységet
(alacsony hemoglobinszint) eredményez.

A Xyndari hatéanyaga a glutamin és por formajaban kertlt volna forgalomba, amelyet folyadékban
feloldva, szajon at szantak alkalmazni. A glutamin szamos parenteralis taplalasra (infuzidban egy
vénaba adott tapanyagok) hasznalt gyogyszer hatéanyaga.

A Xyndari-t 2012. julius 4-én a sarldsejtes vérszegénység tekintetében ,ritka betegség elleni
gyogyszerré” minGsitették. A ritka betegség elleni gydgyszerré minésitésrdl tovabbi informacié az
Eurdpai Gydgyszeriigyndokség honlapjan talalhat6: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu3121011.

Hogyan fejti ki hatasat a Xyndari?

A Xyndari hatéanyaganak, a glutaminnak a hatdasmaddja sarldsejtes vérszegénységben nem jol ismert.
A vizsgalatok arra utalnak, hogy a sarlésejtes vérszegénységben kialakuld, kéros vorosvértestekbe
bejutva a glutamin antioxidans hatéssal bir (eltavolitja a szabad gyokoknek nevezett vegylleteket,
amelyek karositjak a sejteket) és mérsékli a vorosvértestek ragaddssagat a vérerek falahoz. Ettol azt
vartak, hogy javitja a szervek vérellatasat, ezaltal csokkenti a fajdalommal jard idészakokat
(sarldsejtes krizis), amelyek kialakulnak a sarlésejtes vérszegénységben.

Official address Domenico Scarlattilaan 6 e 1083 HS Amsterdam e The Netherlands
Address for visits and deliveries Refer to www.ema.europa.eu/how-to-find-us
Send us a question Go to www.ema.europa.eu/contact Telephone +31 (0)88 781 6000 An agency of the European Union

© European Medicines Agency, 2019. Reproduction is authorised provided the source is acknowledged.


http://www.ema.europa.eu/how-to-find-us
http://www.ema.europa.eu/contact
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu3121011
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu3121011

Milyen dokumentaciot nyajtott be a vallalat a kérelem alatamasztasara?

A vallalat egy f6 vizsgalat eredményeit nyljtotta be, amelyben 230 sarldsejtes vérszegénységben
szenvedl beteg vett részt. A betegek Xyndari-t vagy placebot (hatéanyag nélkili kezelés) kaptak egy
éven at. A hatékonysag f6 mérGszama a betegek altal tapasztalt sarldsejtes krizisek szama volt. A
vizsgalatban azt is értékelték, hogy a betegeknek milyen gyakran kellett a sarldsejtes
vérszegénységbdl eredd fajdalom miatt kérhazba menniltik. A vallalat tovabba egy alatamaszto
vizsgalat eredményeit is benyUljtotta, amelyben hasonlé mérészamokat alkalmaztak a hatékonysag
tekintetében 70 olyan betegnél, akik Xyndari-t vagy placebot kaptak.

A visszavonas el6tt meddig jutott el a kérelem az elbiralasi folyamatban?

Az Eurdpai Gydgyszeriigynokség befejezte az értékelést, és a forgalombahozatali engedély
megtagadasat javasolta, amely a vallalat kérésére fellilvizsgalat alatt allt a visszavonas idépontjaban.
Ez a felllvizsgdlat még nem fejez6dott be, amikor a vallalat visszavonta a kérelmét, és az Eurdpai
Bizottsadg hatdrozatot adott ki az Ugynokség ajanlasarol.

Mit tartalmazott az Ugyndkség ajanlasa az adott idépontban?

A visszavonas idépontjaban az adatok attekintése alapjan az Ugynékség azon a véleményen volt, hogy
a sarldésejtes vérszegénység kezelésére szant Xyndari-ra vonatkozo forgalomba hozatali engedély
kiadasat el kell utasitani.

Az Ugynékség Ugy vélte, hogy a f6 vizsgalat nem igazolta, hogy a Xyndari hatékony a sarldsejtes
krizisek, illetve a korhazi latogatasok szamanak csokkentésében. Sok beteg (kozlllik tébben szedtek
Xyndari-t, mint placebdt) lépett ki a vizsgalatbol, miel6tt a befejez6dott volna, és nem allt
rendelkezésre informacio arrol, hogy a gydgyszernek milyen hatasa volt ezeknél a betegeknél. Az
Ugyndkség ugy itélte meg, hogy nem volt megfelel6 annak médja, ahogy az ezekbdl a betegekbdl
szarmazo adatokat kezelték.

Az Ugynokség tovabba aggalyat fejezte ki az alatdmasztd vizsgalattal kapcsolatosan, amelyben kis
szamu beteg vett részt, akik kozll sokan szintén koran kiléptek a vizsgalatbdl. Ezenfelll ebben a
vizsgalatban tébb Xyndari-t szed6 beteg kapott a sarldosejtes betegség kezelésére szolgald gydgyszert,
hidroxiureat, mint placebét szed6 beteg. Ez befolydsolhatta az eredményeket.

Ezért a visszavonas idépontjaban az Ugyndkség véleménye az volt, hogy a véllalat nem kezelte teljes
mértékben az aggalyait, és a Xyndari elénye nem igazolédott.

Mivel indokolta a vallalat a kérelem visszavonasat?

Az Ugynékséget a kérelem visszavonasardl értesits levelében a vallalat Ugy nyilatkozott, hogy a
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Milyen kovetkezményekkel jar a visszavonas azokra a betegekre nézve,
akik részt vesznek klinikai vizsgalatokban vagy engedélyezés el6tti kezelési
programokban?

A vdllalat tdjékoztatta az Ugynékséget, hogy a Xyndari-val kapcsolatban Eurépdban nincs folyamatban
klinikai vizsgalat. Az engedélyezés el6tti alkalmazast engedélyez6 nemzeti hatésagokkal folytatott
megbeszélések figgvényében a vallalat folytatja az engedélyezés elbtti kezelési programokat.

Ha On ilyen engedélyezés elStti kezelési programban vesz részt, és kezelését illetéen tovabbi
informacidra van szliksége, vegye fel a kapcsolatot kezelGorvosaval.
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