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Pytania i odpowiedzi

Wycofanie wniosku o dopuszczenie do obrotu dotyczgcego
produktu Kalbitor (ekalantyd)

W dniu 11 listopada 2011 r. firma Dyax s.a. oficjalnie powiadomita Komitet ds. Produktow Leczniczych
Stosowanych u Ludzi (CHMP) o zamiarze wycofania wniosku o dopuszczenie produktu Kalbitor do
obrotu, ktory miat by¢ stosowany w leczeniu objawdw ostrych atakéw wrodzonego obrzeku
naczynioruchowego.

Co to jest Kalbitor?

Kalbitor to lek zawierajacy substancje czynng ekalantyd. Miat by¢ on dostepny jako roztwér do
wstrzykiwan.

W jakim celu miat by¢ stosowany lek Kalbitor?

Kalbitor miat stuzy¢ do leczenia objawdw atakdéw wrodzonego obrzeku naczynioruchowego. Pacjenci
cierpigcy na wrodzony obrzek naczynioruchowy maja ataki obrzeku, ktére moga wystepowadé w
dowolnym miejscu ciata, tj. twarz, konczyny, przewod pokarmowy, gardto powodujac dyskomfort i bél
oraz niekiedy, w przypadku atakéw gardta, trudnosci w oddychaniu.

W dniu 18 grudnia 2002 r. lek Kalbitor uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach) w

leczeniu obrzeku naczynioruchowego.

Jakie jest oczekiwane dzialanie leku Kalbitor?

Substancja czynna leku Kalbitor, ekalantyd, blokuje wystepujacy we krwi enzym zwany ,kalikreing”.

Kalikreina stanowi czes¢ ztozonego kompleksu biatkowego (zwanego uktadem kalikreina-kinina), ktéry
petni w organizmie kilka funkcji i jedna z nich powoduje wzrost stezen biatka zwanego bradykinina, co
powoduje rozszerzanie naczyn krwionos$nych i wyciek ptynu do otaczajacych tkanek. Ten wyciek ptynu
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powoduje obserwowane w obrzeku naczynioruchowym ataki. Blokujac dziatanie kalikreiny, Kalbitor ma
pomagac ograniczy¢ obrzek i objawy zwigzane z obrzekiem naczynioruchowym.

Ekalantyd w leku Kalbitor jest wytwarzany metodq zwana ,technikg rekombinacji DNA”. Oznacza to, ze
jest on wytwarzany przez komorki, ktére otrzymaty gen (DNA), dzieki ktéremu moga go wytwarzac.

Jaka dokumentacja zostala przedstawiona przez firme na poparcie
whniosku?

Zanim przeprowadzono badania na ludziach, dziatanie leku Kalbitor badano w modelach
eksperymentalnych.

Firma przedstawita wyniki dwéch badan gtdwnych z udziatem pacjentéw w wieku 10 lat i starszych,
ktorzy cierpieli na obrzek naczynioruchowy. W jednym z badan brato udziat 72 pacjentéw, a w drugim
96. Pacjenci byli leczeni za pomocq leku Kalbitor lub placebo w ciggu 8 godzin od wystgpienia ataku.
Pacjenci ocenieni jako narazeni na ryzyko blokady drég oddechowych w razie potrzeby otrzymywali
leczenie dodatkowe.

Gtéwnym kryterium oceny skutecznosci byta poprawa objawdw pacjenta po czterech godzinach. Inne
kryteria obejmowaty czas ustgpienia ataku.

Na jakim etapie znajdowata sie ocena w momencie wycofania wniosku?

Whniosek zostat wycofany przez firme po 181. dniu procedury. Oznacza to, ze CHMP ocenit
dokumentacje przedstawiong przez firme i sformutowat liste pytan. Po dokonaniu przez CHMP oceny
odpowiedzi firmy na ostatnig liste pytan w wyjasnieniu ustnym pewne kwestie wcigz pozostawaty
nierozwigzane.

Jakie zalecenia wydat wowczas CHMP?

W momencie wycofania wniosku CHMP zgtosit zastrzezenia na podstawie przegladu danych i
odpowiedzi firmy na liste pytan CHMP i wstepna opinia wskazywata, ze lek Kalbitor nie moze by¢
zatwierdzony.

CHMP miat zastrzezenia dotyczace reakcji nadwrazliwosci, ktdre u pacjentdw leczonych lekiem Kalbitor
wystepowaty ze zwiekszong czestoscig. Reakcje nadwrazliwosci wystepujg, gdy uktad odpornosciowy
organizmu reaguje na lek i obejmujg reakcje znane powszechnie jako reakcje alergiczne. CHMP miat
takze zastrzezenia zwigzane ze skutecznoscig proponowanych dawek u pacjentow o wiekszej masie
ciata.

Dlatego tez w momencie wycofania wniosku wedtug CHMP korzysci ze stosowania leku Kalbitor nie
przewyzszaty ryzyka.

Jakie przyczyny wycofania wniosku podata firma?

Pismo od firmy powiadamiajace Agencje o wycofaniu wniosku jest dostepne w zaktadce
»All documents”.

Jakie s skutki wycofania dla pacjentéw uczestniczacych w badaniach
klinicznych lub programach ,leczenia ostatniej szansy”?

Firma poinformowata CHMP, ze wycofanie nie bedzie miato zadnych skutkéw dla pacjentéw biorgcych
udziat w jakichkolwiek badaniach.
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Streszczenie opinii Komitetu ds. Sierocych Produktéw Leczniczych dotyczacej leku Kalbitor znajduje sie
na stronie internetowej Agencji: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease

designation.
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