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Retirada do pedido de Autorizacao de Introducao no
Mercado para Xyndari (glutamina)

A Emmaus Medical Europe Ltd retirou o seu pedido de autorizacdo de introdugdo no mercado de
Xyndari para o tratamento da anemia das células falciformes.

A empresa retirou o pedido em 18 de setembro de 2019.

O que é o Xyndari e qual a utilizacdo prevista?

O Xyndari foi desenvolvido como um medicamento para a anemia das células falciformes, uma doenga
genética em que os glébulos vermelhos ficam rigidos e em forma de foice. As células anormais
blogueiam o fluxo sanguineo em todo o corpo e libertam hemoglobina (a proteina que transporta
oxigénio) no sangue. Isto resulta em dor, danos nos 6rgaos, infecoes repetidas e anemia (niveis baixos
de hemoglobina).

O Xyndari contém a substancia ativa glutamina e iria ser disponibilizado na forma de um poé para
dissolugcdo em liquido e administracao por via oral. A glutamina é uma substancia ativa existente em
varios medicamentos utilizados para nutricdo parentérica (nutrientes administrados gota a gota numa
veia).

O Xyndari foi designado medicamento 6rfdo (medicamento utilizado em doengas raras) em 4 de julho
de 2012 para a anemia das células falciformes. Pode obter informacGes adicionais sobre a designacao
de medicamento érfao no sitio da internet da Agéncia:ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu3121011.

Como funciona o Xyndari?

O modo como a glutamina (substancia ativa do Xyndari) funciona na anemia das células falciformes
ndo esta bem esclarecido. Alguns estudos indicam que, quando absorvida pelos glébulos vermelhos
anormais na anemia das células falciformes, a glutamina tem um efeito antioxidante (remove as
moléculas chamadas radicais livres que danificam as células) e reduz a aderéncia das células
sanguineas as paredes dos vasos sanguineos. Esperava-se, desta forma, uma melhoria do fluxo
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sanguineo para os 6rgdos, reduzindo assim os periodos de dor (denominados crises falciformes)
associados a anemia das células falciformes.

Que documentacao foi apresentada pela empresa a acompanhar o pedido?

A empresa apresentou os resultados de um estudo principal em 230 doentes com anemia das células
falciformes. Os doentes receberam Xyndari ou um placebo (tratamento simulado) durante um ano. O
principal paréametro de eficacia foi o nimero de crises falciformes experienciadas pelos doentes. O
estudo também analisou a frequéncia com que os doentes tiveram de ir ao hospital devido a dor
causada pela anemia das células falciformes. A empresa apresentou também os resultados de um
estudo de apoio que utilizou parametros de eficacia semelhantes em 70 doentes que receberam
Xyndari ou placebo.

Qual o estado de adiantamento do processo de avaliacao do pedido quando
este foi retirado?

A avaliagdo estava concluida e a Agéncia Europeia de Medicamentos tinha emitido um parecer
recomendado a recusa da autorizacao de introducdo no mercado, que estava a ser reexamindo quando
a empresa retirou o pedido. A empresa retirou o pedido antes de o reexame estar concluido e a
Comissdo Europeia ter emitido uma decisdo sobre a recomendagdo da Agéncia.

Qual era a recomendacao da Agéncia no momento da retirada?

Com base na analise dos dados, no momento da retirada, a Agéncia tinha emitido um parecer
desfavoravel recomendando a recusa da concessdo de uma autorizacdo de introdugdo no mercado para
o Xyndari para o tratamento da anemia das células falciformes.

A Agéncia considerava que o estudo principal ndo demonstrara que o Xyndari fosse eficaz na reducéo
do numero de crises falciformes ou de visitas hospitalares. Um grande nimero de doentes, a maioria

deles a tomar Xyndari e ndo placebo, abandonara o estudo antes de este ter terminado, ndo existindo
portanto informacdes sobre os efeitos do medicamento nesses doentes. A Agéncia considerava que o

tratamento dos dados desses doentes nao era adequado.

A Agéncia manifestou igualmente algumas reservas relativamente ao estudo de apoio, que incluiu um
pequeno numero de doentes, muitos dos quais também abandonaram precocemente o estudo. Além
disso, neste estudo, um medicamento para a anemia das células falciformes, denominado hidroxiureia,
foi administrado a mais doentes a tomar Xyndari do que a tomar placebo. Isso podera ter influenciado
os resultados.

Por conseguinte, no momento da retirada, a Agéncia considerava que a empresa nao tinha abordado
totalmente as questdes colocadas e que o beneficio do Xyndari ndo tinha sido demonstrado.

Quais as razoes invocadas pela empresa para retirar o pedido?

Na carta a notificar a Agéncia da retirada do pedido de autorizacdo, a empresa declarou que a retirada
se deveu a uma alteragdo na estratégia da empresa.
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Quais as consequéncias da retirada do pedido para os doentes incluidos em
ensaios clinicos ou programas de uso compassivo em curso?

A empresa informou a Agéncia de que ndo estdo em curso quaisquer ensaios clinicos com o Xyndari na
Europa. A empresa continuara com os seus programas de uso compassivo em curso, aguardando os
debates com as autoridades nacionais que ja concederam a aprovagao para uUso compassivo.

Se estiver incluido num programa de uso compassivo e necessitar de informacdo adicional sobre o
tratamento, fale com o seu médico.

Retirada do pedido de Autorizagdo de Introdugdo no Mercado para Xyndari (glutamina)
EMA/521995/2019 Pagina 3/3



	O que é o Xyndari e qual a utilização prevista?
	Como funciona o Xyndari?
	Que documentação foi apresentada pela empresa a acompanhar o pedido?
	Qual o estado de adiantamento do processo de avaliação do pedido quando este foi retirado?
	Qual era a recomendação da Agência no momento da retirada?
	Quais as razões invocadas pela empresa para retirar o pedido?
	Quais as consequências da retirada do pedido para os doentes incluídos em ensaios clínicos ou programas de uso compassivo em curso?

