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Odmowa przyznania pozwolenia na dopuszczenie do
obrotu produktu Turalio (peksydartynib)

Europejska Agencja Lekow zalecita odmowe przyznania pozwolenia na dopuszczenie do obrotu
produktu Turalio, leku przeznaczonego do leczenia guza olbrzymiokomérkowego pochewki $ciegnistej.

Agencja wydata opinie 25 czerwca 2020 roku. Firma Daiichi Sankyo Europe GmbH ubiegajaca sie o
przyznanie pozwolenia moze wystgpi¢ o ponowne rozpatrzenie tej opinii w ciagu 15 dni od jej
otrzymania.

Co to jest produkt Turalio i w jakim celu miat by¢ stosowany?

Turalio opracowano jako lek przeznaczony do leczenia oséb dorostych z guzem olbrzymiokomdrkowym
pochewki $ciegnistej, mogacym powodowac dolegliwosci bdlowe i znaczne ograniczenie sprawnosci
fizycznej. Lek miat by¢ stosowany w przypadku, gdy inne rodzaje leczenia — w tym leczenie
operacyjne — nie mogty by¢ juz stosowane lub byty nieodpowiednie. Guz olbrzymiokomorkowy
pochewki $ciegnistej to nieztosliwa zmiana, w przebiegu ktdrej tkanka otaczajaca wewnetrzne
powierzchnie stawowe i Sciegna (nazywana maziéwkga lub btong maziowa) ulega nieprawidtowemu
przerostowi w obrebie stawu i wokét niego.

Substancjg czynng zawartg w produkcie Turalio peksydartynib. Produkt miat mie¢ posta¢ kapsutek do
stosowania doustnego.

W dniu 19 marca 2015 r. lek Turalio uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach) w
leczeniu guza olbrzymiokomorkowego pochewki $ciegnistej. Wiecej informacji na temat oznaczenia
leku jako sierocy mozna znalez¢ na stronie internetowej Agencji pod adresem:
ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3151457.

Jak dziata produkt Turalio?

Substancja czynna leku Turalio, peksydartynib, dziata poprzez blokowanie receptora (celu) o nazwie
CSF1R, do ktérego przytacza sie biatko o nazwie CSF-1. W przebiegu guzéw olbrzymiokomaorkowych
pochewki $ciegnistej powstajq znaczne ilosci biatka CSF-1, powodujace, ze w stawach gromadzag sie
komorki odpornosciowe (makrofagi) powodujace zmiany przerostowe. Dzieki zablokowaniu receptora
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CSF1R lek zmniejsza aktywnosc¢ biatka CSF-1, co miato zapobiec wzrostowi guza i pomoc zmniejszy¢
objawy choroby.

Jaka dokumentacje przedstawita firma na poparcie wniosku?

Firma przedstawita wyniki badania gtéwnego z udziatem 120 o0sdb dorostych z zaawansowanym guzem
olbrzymiokomdrkowym pochewki sciegnistej, ktérego nie mozna byto leczy¢ w inny sposdb. W badaniu
sprawdzano zmiane wielkosci guza po podawaniu pacjentom produktu Turalio albo placebo (leczenia
pozorowanego) przez 25 tygodni.

Jakie byly giléwne powody odmowy przyznania pozwolenia na dopuszczenie
do obrotu?

Agencje zaniepokoit fakt, ze cho¢ w badaniu gtdwnym obserwowano kurczenie sie guzdw u pacjentdéw
leczonych produktem Turalio, to w zakresie objawow — takich jak bdl i mozliwos¢ uzywania stawu —
wystepowata jedynie niewielka poprawa. Dtugotrwatosc tego efektu pozostawata nieznana. Pojawity sie
tez powazne obawy co do nieprzewidywalnego, potencjalnie zagrazajacego zyciu wptywu produktu
Turalio na watrobe.

W zwigzku z tym Agencja wyrazita opinie, ze korzysci ze stosowania produktu Turalio nie przewyzszajq

ryzyka i zalecita odmowe wydania pozwolenia na dopuszczenie do obrotu.

Czy ta odmowa ma wplyw na pacjentéw uczestniczacych w badaniach
klinicznych i programach ,,leczenia ostatniej szansy”?

Firma powiadomita Agencje, ze nie ma zadnych skutkow dla pacjentéw biorgcych udziat w badaniach
klinicznych ani programach ,leczenia ostatniej szansy” z zastosowaniem leku Turalio.

W przypadku uczestnictwa w badaniach klinicznych lub programie leczenia ostatniej szansy i potrzeby
uzyskania dokfadniejszych informacji o leczeniu nalezy skontaktowac sie z lekarzem prowadzacym.
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