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Retragerea cererii de autorizare de punere pe piata
pentru Xyndari (glutamina)

Emmaus Medical Europe Ltd si-a retras cererea de autorizare de punere pe piata pentru Xyndari,
pentru tratamentul siclemiei.

Compania si-a retras cererea la 18 septembrie 2019.

Ce este Xyndari si pentru ce ar fi trebuit sa se utilizeze?

Xyndari a fost dezvoltat ca medicament impotriva siclemiei, o boala genetica in care globulele rosii
devin rigide si iau forma de semiluna.Celulele anormale blocheaza circulatia sangelui in organism si
elibereaza in sange hemoglobina (proteina care transporta oxigenul).Aceasta duce la dureri, la leziuni
ale organelor, la infectii repetate si la anemie (niveluri scazute de hemoglobinad).

Xyndari contine substanta activa glutamina si urma sa fie disponibil sub forma de pulbere pentru
dizolvare in lichid si administrare pe cale orala.Glutamina este o substanta activé prezenta in mai
multe medicamente utilizate pentru nutritie parenterala (nutrienti administrati prin picurare in vena).

Xyndari a fost desemnat ,medicament orfan” (un medicament folosit in bolile rare) la data de
4 ijulie 2012 pentru siclemie.Informatii suplimentare privind desemnarea ca medicament orfan sunt
disponibile pe site-ul agentiei:ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3121011.

Cum actioneaza Xyndari?

Modul in care substanta activa din Xyndari, glutamina, actioneaza in siclemie nu este bine
inteles.Studiile indica faptul ca, atunci cand este absorbita de globulele rosii anormale caracteristice
siclemiei, glutamina are efect antioxidant (elimind moleculele numite radicali liberi care afecteaza
celulele) si reduce aderenta globulelor rosii la peretii vaselor de sdnge.Se preconiza ca acest lucru va
fmbunatati circulatia sangelui catre organe, reducandu-se astfel perioadele de durere (numite crize
siclemice) resimtite in aceasta boala.
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Ce documentatie a prezentat compania in sprijinul cererii sale?

Compania a prezentat rezultatele unui studiu principal efectuat pe 230 de pacienti cu siclemie.Pacientii
au primit fie Xyndari, fie placebo (un preparat inactiv) timp de un an.Principala masura a eficacitatii a
fost numarul de crize siclemice suferite de pacienti.Studiul a analizat si cat de des au fost nevoiti
pacientii s& mearga la spital din cauza durerii provocate de siclemie.Compania a prezentat si
rezultatele unui studiu de sustinere care a utilizat masuri ale eficacitatii similare, efectuat pe 70 de
pacienti care au primit fie Xyndari, fie placebo.

In ce stadiu se afla evaluarea in momentul retragerii cererii?

Evaluarea se incheiase, iar Agentia Europeana pentru Medicamente recomandase refuzul autorizatiei
de punere pe piata, care la momentul retragerii era in curs de reexaminare la cererea
companiei.Compania si-a retras cererea inainte de finalizarea reexaminarii si de emiterea unei decizii
de catre Comisia Europeana cu privire la recomandarea agentiei.

Care a fost recomandarea agentiei in momentul respectiv?

Pe baza analizarii datelor, in momentul retragerii cererii agentia a considerat ca autorizatia de punere
pe piata pentru Xyndari, pentru tratamentul siclemiei, trebuie refuzata.

Agentia a considerat ca studiul principal nu a demonstrat eficacitatea Xyndari in reducerea numarului
de crize siclemice sau de vizite la spital.Un numar mare de pacienti, dintre care mai multi primeau
Xyndari decéat placebo, s-au retras din studiu inainte de incheierea acestuia si nu au fost disponibile
informatii privind efectele medicamentului la pacientii respectivi.Agentia a considerat ca datele
referitoare la acesti pacienti au fost gestionate necorespunzator.

De asemenea, agentia avea motive de ingrijorare cu privire la studiul de sustinere, la care a participat
un numar mic de pacienti dintre care multi s-au retras intr-o faz3 incipientd.In plus, in cadrul acestui

studiu unii pacienti, mai multi dintre cei care luau Xyndari decat dintre cei care luau placebo, primisera
un medicament Tmpotriva siclemiei numit hidroxiuree.Este posibil ca acesta sa fi influentat rezultatele.

Prin urmare, la momentul retragerii cererii, in opinia agentiei, compania nu solutionase pe deplin
motivele sale de ingrijorare, iar beneficiul Xyndari nu fusese demonstrat.

Care au fost motivele invocate de companie pentru retragerea cererii?

in scrisoarea prin care instiinteaza agentia cu privire la retragerea cererii, compania a declarat ca
retragerea se datoreaza unor schimbari in strategia sa de marketing.

Retragerea acestei cereri afecteaza pacientii din studii clinice sau din
programe de uz compasional?

Compania a informat agentia ca in Europa nu sunt in desfasurare studii clinice cu Xyndari.Compania va
continua programele de uz compasional in derulare in asteptarea rezultatului discutiilor cu autoritatile
nationale care au acordat aprobarea pentru uz compasional.

Daca participati la un program de uz compasional si aveti nevoie de informatii suplimentare despre
tratamentul dumneavoastra, adresati-va medicului.
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