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Fragor och svar

Avslag pa ansdkan om godkannande for forsaljning av
Masipro (masitinib)
Resultat av fornyad prévning

Den 18 maj 2017 antog kommittén for humanlakemedel (CHMP) ett negativt yttrande med
rekommendationen att avsla ansokan om godkannande for forsaljning av lakemedlet Masipro, som var
avsett for behandling av systemisk mastocytos. Féretaget som ansékte om godkannandet ar AB
Science.

Foretaget begéarde foérnyad prévning av det ursprungliga stallningstagandet. Efter att ha dvervagt
grunderna for begaran omprovade CHMP stéllningstagandet och den 14 september 2017 bekraftade
CHMP avslaget pa ansokan om godkannande for forsaljning.

Vad ar Masipro?

Masipro ar ett lakemedel som innehaller den aktiva substansen masitinib. Det skulle finnas som
tabletter.

Vad skulle Masipro anvandas for?

Masipro skulle anvéandas for att behandla vuxna med systemisk mastocytos, en sjukdom som
kannetecknas av for manga mastceller (en typ av vita blodkroppar) i huden, skelettet och olika
kroppsorgan, vilket ger symtom sasom hudklada, blodvallningar, palpitationer, svimning,
skelettsmarta, trotthet, krékningar, diarré och depression.

Masipro klassificerades den 16 november 2004 som ett sarlakemedel (ett lakemedel som anvands vid
sallsynta sjukdomar) avsett att anvandas vid mastocytos. Mer information om klassificeringen som
sarldkemedel finns har.
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Hur verkar Masipro?

Den aktiva substansen i Masipro, masitinib, ar en tyrosinkinashammare. Det betyder att den blockerar
enzymer som kallas tyrosinkinaser och finns i vissa receptorer i mastcellerna, aven sddana som deltar i
stimuleringen av cellernas tillvéxt och delning. Genom att blockera dessa enzymer tros Masipro sakta
ner tillvaxten av mastcellerna.

Vad har foretaget lamnat in som stdd for sin ansokan?

Sokanden lamnade in data fran en huvudstudie pa 135 patienter med systemisk mastocytos som hade
allvarliga symtom, inraknat minst ett av foljande fyra symtom: klada, blodvallningar, depression och
trotthet. | studien jamfordes Masipro med placebo (overksam behandling). Huvudmattet pa effekt
baserades pa forbattringar av nadgot av dessa fyra symtom under de forsta 24 veckornas behandling.

Vad var det som framst fick CHMP att rekommendera avslag av ansokan?

CHMP hyste beténkligheter om studieresultatens tillforlitlighet till f6ljd av en rutininspektion avseende
god klinisk sed vid studieplatserna som avsldjade allvarliga brister i det sé&tt som studien hade utforts
pa. Dessutom hade studiens utformning genomgatt stora forandringar under studiens foérlopp, vilket
gjorde resultaten svartolkade. Slutligen fanns det begransade uppgifter om lakemedlets sakerhet
liksom farhdgor over lakemedlet biverkningar, inrdknat neutropeni (laga antal vita blodkroppar) och
skadliga hud- och levereffekter, som var sarskilt relevanta eftersom lakemedlet skulle anvandas
langsiktigt.

CHMP ansag att nyttan med Masipro inte 6vervagde riskerna och rekommenderade darfor att ansdkan
om godkannande for forsaljning skulle avslas.

CHMP:s avslag bekraftades efter omprévning.

Vilka foljder far aterkallandet for patienter som deltar i kliniska provningar
eller s.k. compassionate use-program?

Foretaget informerade CHMP om att beslutet inte far nagra foljder for patienter i kliniska prévningar
eller s.k. compassionate use-program.

Om du deltar i en klinisk prévning eller ett s.k. compassionate use-program och behéver mer
information om din behandling kan du kontakta den lakare som ger dig lakemedIlet.
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