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Stiahnutie ziadosti o povolenie na uvedenie na trh pre liek
Xyndari (glutamin)

Spolo¢nost Emmaus Medical Europe Ltd stiahla svoju Ziadost o povolenie na uvedenie lieku Xyndari na
trh, ktory je urCeny na lieCbu kosacikovitej anémie.

Spoloénost stiahla ziadost 18. septembra 2019.

Co je Xyndari a aké bolo planované pouzitie tohto lieku?

Liek Xyndari bol vyvinuty na lieCbu kosacikovitej anémie. Ide o genetickd chorobu, ktora spdsobuje
nepruznost ¢ervenych krviniek a ich sformovanie do kosacdikovitého tvaru. Takéto abnormalne bunky
blokuju prietok krvi v tele a uvolfiuju hemoglobin (protein, ktory prendsa kyslik) do krvi. To sp&sobuje
bolesti, poskodenie organov, opakované infekcie a anémiu (nizku hladinu hemoglobinu).

Liek Xyndari obsahuje lie¢ivo glutamin a mal byt dostupny vo forme prasku s rozpustadlom na
peroralne podanie. Glutamin je lieCivo, ktoré sa nachadza vo viacerych liekoch uréenych na
parenterdlnu vyzivu (podavanie zivin kvapkanim do Zily).

Liek Xyndari bol 4. jula 2012 oznaceny ako liek na zriedkavé choroby (liek, ktory sa pouziva pri
zriedkavych chorobach) na liecbu kosacikovitej anémie. Viac informacii o oznacovani liekov ako lieky
na zriedkavé choroby sa nachadza na webovom sidle
agentury:ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3121011.

Akym sposobom liek Xyndari Gcinkuje?

Spoésob, akym glutamin (liecCivo v lieku Xyndari) Ucinkuje na kosacikovitl anémiu, nie dostatocne
objasneny. Zo studii vyplyva, ze pri naviazani na abnormalne Cervené krvinky pri kosacikovitej anémii
ma glutamin antioxida¢ny Ucinok (odstranuje molekuly nazyvané volné radikaly, ktoré poskodzuju
bunky) a zmierfiuje lepivost krviniek na steny ciev. Na zaklade toho sa predpokladalo zlepSenie
prietoku krvi k orgdnom, a tym zmiernenie zachvatov bolesti (tzv. kriz kosacikovitej anémie), ktoré
sprevadzaju kosacikovitu anémiu.
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Akou dokumentaciou podlozila spoloénost svoju zZiadost?

Spoloénost predlozila vysledky hlavnej stadie s 230 pacientmi s kosacikovitou anémiou. Pacienti uzivali
pocas jedného roka liek Xyndari alebo placebo (zdanlivy liek).Hlavnym meradlom Gcinnosti bol pocet
kriz kosacikovitej anémie zaznamenanych u pacientov. V studii sa zohladnovalo aj to, ako ¢asto museli
pacienti pre bolesti spdsobené kosacikovitou anémiou ist do zdravotnickeho zariadenia. Spoloénost
predlozila aj vysledky podpornej stidie s podobnymi meradlami ucinnosti so 70 pacientmi, ktori uzivali
liek Xyndari alebo placebo.

V akej faze hodnotenia bola Ziadost v €ase stiahnutia?

Hodnotenie bolo ukonéené a Eurépska agentura pre lieky odporudila zamietnut povolenie na uvedenie
na trh, pri ktorom na Ziadost spolo¢nosti v ¢ase stiahnutia Ziadosti prebiehalo opakované preskimanie.
Spolo¢nost stiahla Ziadost eSte predtym, neZ bolo ukonéené opakované preskiumanie a Eurdpska
komisia vydala rozhodnutie na zaklade odporucania agentury.

Aké bolo v tom case odporucanie agentury?

Na zaklade preskimania Udajov agentura v Case stiahnutia ziadosti zastavala nazor, ze povolenie na
uvedenie lieku Xyndari na trh na lie¢bu kosacikovitej anémie by sa malo zamietnut.

Podla nazoru agentury sa v hlavnej studii nepreukazalo, Ze liek Xyndari je G¢inny pri znizovani poctu
kriz kosacikovitej anémie ¢i navstev zdravotnickych zariadeni. Velky pocet pacientov, z ktorych vacsia
¢ast uZivala liek Xyndari a mensia cast placebo, zo Stadie vypadol este predtym, neZ bola ukondena, a
informacie o tom, ako na nich liek tc¢inkoval, neboli dostupné. Podla nazoru agentlry sa s idajmi o
tychto pacientoch nezaobchadzalo primeranym sp6sobom.

Agentura mala vyhrady aj k podpornej studii uskuto¢nenej na nizkom pocte pacientov, z ktorych mnohi
takisto zo Studie predcasne vypadli. NavySe pocas tejto Studie uzival liek hydroxyurea na kosacikovitu
anémiu vacsi pocet pacientov uzivajucich liek Xyndari v porovnani s pacientmi uzivajicimi placebo. To
mohlo mat vplyv na vysledky.

Agentura preto v ¢ase stiahnutia Ziadosti zastavala nazor, ze spolo¢nost Uplne nevyriesila jej vyhrady a
Ze prinos lieku Xyndari sa nepreukazal.

Aké ddvody na stiahnutie Ziadosti uviedla spoloénost?

Vo svojom liste oznamujlcom agentlre stiahnutie Ziadosti spolo¢nost uviedla, Ze Ziadost stahuje z
doévodu zmeny v obchodnej stratégii spolo¢nosti.

Ma stiahnutie Ziadosti nejaké dosledky pre pacientov, ktori sa zGcastiuju
na klinickych skisaniach alebo na programoch na pouzitie lieku
v naliehavych pripadoch?

Spoloénost informovala agenturu, Ze v Eurdpe neprebiehaju Ziadne klinické skdsania lieku Xyndari.
Spoloénost bude pokrac¢ovat v prebiehajicom dialdgu o programoch na pouzitie lieku v naliehavych
pripadoch s vnutrostatnymi organmi, ktoré schvalili pouzitie lieku v naliehavych pripadoch.

Ak sa zUcastiiujete na programe na pouzitie lieku v naliehavych pripadoch a potrebujete viac informacii
o svojej lie¢be, obratte sa na svojho lekara.
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