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Jautajumi un atbildes

Kynamro (mipomerséna) registracijas apliecibas
atteikums
ParskatiSanas iznakums

Cilvékiem paredzéto zalu komiteja (CHMP) 2012. gada 13. decembri pienéma negativu atzinumu,
iesakot atteikt redistracijas apliecibas izsniegSanu zalem Kynamro, kas paredzétas pacientu ar
noteiktam parmantotas hiperholesterinémijas formam arstésanai. Redistracijas pieteikumu iesniedza
uznémums Genzyme Europe B.V.

Pieteikuma iesniedzéjs pieprasija atzinuma parskatisanu. Izvértéjusi Sis prasibas pamatojumu, CHMP
vélreiz parbaudija savu sakotné&jo atzinumu un 2013. gada 21. marta apstiprinaja registracijas
apliecibas izsniegSanas atteikumu.

Kas ir Kynamro?

Kynamro ir zales, kas satur aktivo vielu mipomersénu. Bija paredzéts, ka tas bis pieejams ka skidums
injicEésanai zem adas.

Kadam nolukam bija paredzéts lietot Kynamro?

Kynamro bija paredzéts lietot, lai arstétu pacientus ar iedzimtu slimibu, kas izraisa holesterina limena
paaugstinasanos un ko dévé par parmantotu hiperholesterinémiju. Sakotnéji Sis zales bija paredzéts
lietot, lai arstétu divas ciesi radniecigas slimibas formas, ko dévé par smagu heterozigotisku un
homozigotisku parmantotu hiperholesterinémiju. Kynamro novértésanas laika indikaciju ierobezoja,
akceptéjot ta lietoSanu tikai vissmagak slimajiem pacientiem ar homozigotisku un heterozigotisku
parmantotu hiperholesterinémiju.

Sis zales bija paredzéts lietot kopa ar citam holesterina limeni pazemino$am zalém un maztauku diétu.
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Kada ir paredzama Kynamro iedarbiba?

Kynamro aktiva viela mipomerséns ir antisenss oligonukleotids, loti iss DNS fragments, kas paredzéts
par apolipoproteinu B dévétas olbaltumvielas sintézes blokésanai, piesaistoties pie sStinu genétiska
materiala, kas nodrosina ta sintézi. Apolipoproteins B ir zema blivuma lipoproteinu (ZBL) holesterina,
ko bieZi dévé par “slikto holesterinu”, un divu ciesi radniecigu holesterina paveidu, ko dévé par vidéja
blivuma lipoproteinu (VBL) un loti zema blivuma lipoproteinu (LZBL) holesterinu, galvena sastavdala.
Pacientiem ar homozigotisku parmantotu hiperholesterinémiju asinis ir augsts So paveidu holesterina
[imenis. kas paaugstina koronaras sirds slimibas risku (So sirds slimibu izraisa sirds muskuli
apgadajoso asinsvadu nosprostosanas). Bija paredzéts, ka, blokéjot apolipoproteina B veidoSanos,
Kynamro pazeminas So paveidu lipoproteinu [imeni pacientu asinis.

Kadus dokumentus uznémums iesniedza pieteikuma pamatosanai?

Pirms pétijumu uzsaksanas ar cilvékiem, Kynamro iedarbiba tika parbaudita eksperimentalos modelos.

Uznémums iesniedza divu pamatpétijumu rezultatus. Viena piedalijas 51 pacients ar homozigotisku
parmantotu hiperholesterinémiju, bet otra — 58 pacienti ar smagu heterozigotisku parmantotu
hiperholesterinémiju. Pétijumos 26 nedélas ilga arstéSanas perioda salidzindja Kynamro un placebo
ietekmi, pievienojot tos arstéSanai ar citam holesterina limeni pazeminosam zalém un maztauku diétu
Galvenais efektivitates raditajs bija ZBL holesterina limena pazeminasanas pacientiem.

Kadas bija CHMP galvenas bazas, kuru dé] tika pienemts atteikums?

2012. gada decembri CHMP bija bazas par to, ka liels pacientu Ipatsvars partrauca zalu lietosanu divu
gadu laika, pat grupa, kura bija ieklauti tikai pacienti ar homozigotisku parmantotu
hiperholesterinémiju, galvenokart nevélamu blakusparadibu de€|. To uzskatija par nozimigu
ierobeZojumu, jo Kynamro ir paredzéts ilgstosai arstéSanai. CHMP bazas radija ari iespé&jamas aknu
testu rezultatu, kas liecina par tauku uzkrasanos aknas un paaugstinatu enzimu limeni, sekas
ilgtermina, un CHMP nebija parliecinata, ka uznémumes ir ierosinajis pietiekamus pasakumus
neatgriezeniska aknu bojajuma riska novérsanai. Turklat Komiteja raizéjas par to, ka Kynamro
lietotajiem par kardiovaskulariem traucéjumiem (ar sirdi un asinsvadiem saistitam problémam) zinots
biezak neka pacientiem, kuri lieto placebo. Tas neJava CHMP izdarit secinajumu, ka paredzétais
Kynamro kardiovaskularais ieguvums, pazeminot holesterina [imeni, attaisnotu iespéjamo
kardiovaskularo risku. Tade| tobrid CHMP uzskatija, ka pacienta ieguvums, lietojot Kynamro,
neparsniedz So zalu izraisito risku, un ieteica neizsniegt registracijas apliecibu.

ParskatiSanas laika 2013. gada marta CHMP bazas aizvien saglabajas un uznémuma ierosinatie
pasakumi tas pilniba nenovérsa. Tadé| péc atzinuma parskatiSsanas CHMP atteikums tika apstiprinats.

Kadas sekas Sis atteikums radis pacientiem, kas piedalas kliniskajos
pétijumos vai lidzcietigas zalu lietosanas programmas?

Uznémums informé&ja CHMP, ka pacienti, kas sanem zales kliniskajos p&tijumos, turpinas to lietosanu,
ka planots. Pacientus, kas iesaistiti lidzcietigas zalu lietoSanas programmas, turpinas novertét, un vini
sanems zales, ja piemérojams.

Ja Jas pasreiz piedalaties kliniskaja pétijuma vai lidzcietigas zalu lietoSanas programma un vélaties
sanemt plasaku informaciju par terapiju, jautajiet arstam, kas Jums to nodrosina.
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