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POMALIDOMID bol schvaleny FDA na pouzitie v USA

Americky Urad pre potraviny a lieky (FDA) schvalil pomalidomid (obchodné
meno Pomalyst) ako liek pre pacientov s relabovanym a refraktérnym
myeldomom. Ide o druhy novy liek schvaleny FDA za ostatnych 8 mesiacov
(Kyprolis bol schvaleny v auguste minulého roka).

Pomalyst je imunomodulatérny liek (IMiD) pdsobiaci na obdobnom principe
ako thalidomid a Revlimid. Je urceny Specidlne pre pacientov lie¢enych
minimalne dvomi predchadzajlcimi liecCbami vratane Revlimidu (lenalidomid)
a Velcade (bortezomib), ak ich myeldm nereagoval na lieCcbu a progredoval v
priebehu 60 dni od ostatnej lieCby.

Predseda MPE Sarper Diler ku schvaleniu Pomalystu uviedol: “Ide o velmi
dobru spravu. Liek vsSak stadle nie je schvaleny v Eurdpe. Co je este
zavaznejSie, v mnohych eurdpskych krajinach pacienti dosial' nemaju pristup
ku thalidomidu a Revlimidu. Tento stav je neakceptovatelny.

MPE v kratkom c¢ase oznami svoj plan na zabezpecenie rovnakého pristupu k
efektivnej lie€Cbe myeldmu pre vSetkych pacientov”.

Otazky a odpovede:

Preco bol Pomalyst schvaleny FDA?

FDA umoznilo registraciu Pomalystu na zaklade pozitivnych vysledkov
klinickej studie Faza III ‘MM-003’. Studia MM-003, zahffajuca 455 pacientov
s relabovanym a refraktérnym myelédmom, liecenych v minulosti Revlimidom
a Velcadeom, porovnavala Gcéinnost Pomalystu v kombinacii s
dexametazonom v nizkych davkach s G¢innostou samotného dexametazonu
vo vysokych davkach.

Vysledky preukazali, ze Pomalyst v kombinacii s nizkymi davkami
dexametazonu vyznamne predlzil prezitie pacientov bez progresu chorobu a
priniesol aj zlepSenie ich celkového prezitia v porovnani s pacientami
lieCcenymi iba vysokymi davkami dexametazéonu. Spravu o tejto studii z
konferencie ASH coskoro spristupnime nasim ¢lenom.



Aké si vyhody Pomalystu?

Ako uz bolo povedané, Pomalyst je imunomodulatérny liek s obdobnym
mechanizmom Uc¢inku ako thalidomid a Revlimid, ktoré su bezne pouzivané
pri liecbe myelému. Udaje z mnoZstva réznych $tadii vdak preukazuijl, ze
Pomalyst je Ucinnejsi dokonca aj u relabovaného a refraktérneho myeldomu,
nereagujuceho na lieCbu thalidomidom, Revlimidom a Velcadeom. Schvalenie
Pomalystu je preto pre tuto skupinu pacientov velmi slubnou spravou. Studia
MM-003 taktiez preukazala, ze Pomalyst ma lahsSie znesitelné vedlajsSie
ucinky a nizsi vyskyt trombocytopénie (nizky poclet dostiCiek) a periférnej
neuropatie ako Revlimid a thalidomid. U pacientov lieCenych Pomalystom sa
vSak vyskytol vysSsSi pocet neutropénie (nizke mnozstvo bielych krviniek) v
porovnani s pacientami lie¢enymi Revlimidom.

Co znamena schvalenie Pomalystu FDA pre pacientov v Eurépe?
Schvélenie FDA sa nevztahuje na eurdpskych pacientov, kedZe jej
rozhodnutia si Uc¢inné iba na Uzemi USA. V Eurdépe musi byt kazda nova
lie¢ba schvalend Eurépskou agentirou pre lieky (EMA)! Pozituvne
rozhodnutie FDA je vsak silnym signalom kladného rozhodnotia EMA. Ziadost
o licenciu na Pomalyst bola predlozena EMA v juni 2012 a rozhodnutie sa
oCakava v prvej polovici roku 2013. Informaciu o prijati rozhodnutia
uverejnime bezodkladne na nasej web stranke.

Ako mdzem v medziéase ziskat pristup k Pomalystu?

Mbzete sa obratit na Vasho lekdra alebo lokalneho ¢lena MPE vo Vasej
krajine’ a poZiadat ho o informaciu o dostupnosti Pomalystu vo Va&ej
krajine, regione, Ci nemocnici. KedZe vsak Pomalyst nie je eSte registrovany
v EU, dostupny bude zrejme iba v ramci klinickych studii. Bolo by tiez mozno
uzitoéné kontaktovat pobocku spolo¢nosti Celgene vo vasej krajine. Viac
informacii 0 klinickych studiach je dostupnych na
www.clinicaltrialsregister.eu.

Kde mozZno najst viac informacii o Pomalyste?

Ak mate dalSie otazky alebo poznamky k Pomalystu a schvaleniu FDA,
kontaktujte prosimsarper.diler@myelomapatientseurope.org

alebo eric.low@myelomapatientseurope.org.

PROGRAM PODUJATI V ROKU 2013

Informacie o programe a aktivitach MPE v roku 2013 budu dostupné na nasej
web stranke. O vsSetkych aktivitach budeme nasSich c¢lenov priebezne
informovat a umoznime im aktivne sa zapojit.

1 EMA je decentralizovanym orgdnom Eurdpskej Unie so sidlom v Londyne
2 VSR je to SMysS.
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Uspech Masterclass v Edinburghu

Velmi Uspesny seminar Masterclass usporiadala MPE minuly rok v novembri v
Edinburghu. Zudastnilo sa na nom 23 zastupcov z partnerskych skupin. Prvy
den sa program sustredil na klinické studie a druhy den na ziskavanie
financnych zdrojov. Prezentacie a suvisiace dokumenty sU dostupné na
webovej strdnke MPE. Sudastou programu Masterclass zameraného na
klinické studie bol aj priprava konceptu Charty klinickych studii. Tento bude
coskoro zaslany ¢lenom MPE na pripomienkovanie a nasledné odsuhlasenie.
V roku 2013 planujeme usporiadat minimalne dva dalSie Masterclass.

Sprava MPE

Sprava Perspektiva pacientov a ich uloha vo vyskume myeldmu je hotova.
Dakujeme vsetkym, ktori sa podielali na jej priprave. Chceme byt ndpomocni
pri jej preklade do tolkych jazykov, do kolkych sa len bude dat a pocas
podujati MPE budeme diskutovat o tom, ako ¢o najlepSie implementovat
odporucania spravy do praxe.

Elektronicka komunikacia v roku 2013

Pre zlepSenie komunikacie v roku 2013 a v nasledujucich rokoch, MPE bude
so svojimi ¢lenmi komunikovat aj tymito spésomi:

1. E-Buletin - mesacna frekvencia - vSeobecny prehlad o aktivitdch MPE a o
zaujimavych novinkach zo sveta

2. Informacia o dolezitych novinkach - podla potreby - informacia o velmi
dolezitej udalosti

3. Aktuality pre ¢lenov - raz za dva mesiace - sumar najnovsich informacii
od ¢lenov

4, Aktuality z konferencii - podla konania ASH, EHA a IMW - sumar
najnovsieho vyskumu prezentovaného na tychto konferenciach

5. Specidlne oznamy - podla potreby - upozornenie ¢lenom na dblezité
datumy a terminy.

KONFERENCIE A AKTUALITY

Spolupraca s Europskou agentirou pre lieky (EMA)

PocCas poslednych mesiacov MPE intenzivne spolupracovala s EMA. Kazdé dva
mesiace sa v Londyne stretavaju zastupcovia EMA a skupiny EudraCT & JOG
(Eudra Clinical Trials and Joint Operational Group) a pracuju na Eurdpskom
registri klinickych studii, verejne pristupnej webovej stranke informujldcej o
klinickych studiach (www.clinicaltrialsregister.eu). V poslednom obdobi boli
spravené mnohé vylepSenia, aby bola tato uzitocnd stranka este viac
pristupna uzivatelom. Uz Coskoro sa zrealizuje dalsi vyznamny krok: bude
vydana publikacia o vysledkoch klinickych studii, délezity medznik v tom, aby
sa klinicky vyskum stal transparentnejsim.



http://www.clinicaltrialsregister.eu/

Expertna skupina pomalidomidu

MPE je v ramci EMA zahrnutd do diskusii o liekoch na myeldm, ktoré sa
podrobuju schvalovaniu na ich predaj v Eurdpe. NajnovsSim prikladom je
pomalidomid. Pomalidomid je EMA posudzovany ako lieCba pre pacientov s
relabovanym a refraktérnym myeldmom po minimalne dvoch
predchadzajucich liecbach tak lenalidomidom, ako aj bortezomibom, u
ktorych nastal postup choroby v priebehu ostatnej liecby. Zastupkyna MPE
Uzko spolupracuje s EMA pocas schvalovacieho procesu pomalidomidu a
zUcCastriuje sa na stretnutiach s vedcami a obetami thalidomidu. Taktiez
preveruje dokumentaciu pre pacientov (ako napriklad pribalovy letak) aby sa
uistila, ze informacie pre pacientov su jasné a prispdsobené ich potrebam.

PCWP (Pracovna skupina pacientov & spotrebitel'ov)

MPE sa pravidelne zucastiuje na kazdoroénych stretnutiach PCWP s
pacientskymi organizaciami, spolupracujucimi s EMA. Témami posledného
stretnutia boli aj nova stratégia EMA vo veci konfliktu zaujmov, zakladanie
organizacii, Ulast pacientov v hodnoteniach prinosu/rizika a ich ucast vo
vedeckych poradnych procedurach.

EMA tréningy

EMA kazdoroCne organizuje tréningovy seminar pre zastupcov pacientov,
vhodnych na spolupracu s EMA. Ostatny tréning v novembri 2012 sa
sustredoval na horlcu tému v zdravotnej starostlivosti: novld farmakologicku
legislativu.

EURORDIS - DITA

Dvaja predstavitelia MPE su ¢lenmi DITA, organizacie zdruzujucej pacientov
so zriedkavymi chorobami. DITA sa podiela na mnohych projektoch
umoznujucich lepsi pristup k informaciam o lieCbe zriedkavych chorob,
smerniciam pre lieCbu a pripomienkovani navrhov novej legislativy v oblasti
zdravotnej starostlivosti. DITA tiez Uzko spolupracuje s EMA a dalSimi
vyznamnymi organizaciami na poli zdravotnej starostlivosti. Okrem
pravidelnych mesacnych telefonatov absolvovali lenovia DITA v minulych
mesiacoch aj dve osobné stretnutia v Parizi a Londyne.

ECCO

ECCO - the European CanCer Organisation (Eurdpska organizacia
zaoberajlca sa rakovinou) vyznava filozofiu, ze kazdy pacient s rakovinou si
zaslUzi to najlepsSie. Imputovat tito myslienku aj pacientom, je zakladom
vSetkych aktivit a vzdelavacich programov ECCO. Na podporu pacientov
ECCO zriadilo Pacientsku dozornu komisiu (PAC). Ta poskytuje eurdpskym
pacientskym organizaciam a organom zainteresovanym v starostlivosti o
pacientov stalu platformu na vyjadrenie ich ocakavani v sulade s



profesionalnymi organizaciami a umoznuje ECCO pohlad priamo na otazky a
vyzvy, ktorym Celia pacienti s rakovinou.

Eurdopsky kongres o rakovine ( The European Cancer Congress)
Kongres sa uskutocni 27. septembra az 1. oktébra 2013 v Amsterdame.
Kongres bude obsahovat aj osobitny seminar venovany pacientom nazvany
Ochrana prav pacienta a etika. Nosnou témou seminara je spolupraca - ludia
zdielaju svoje myslienky a to vedie k lepSiemu porozumeniu prianiam
pacientov, nie len suchému vypifianiu ich potrieb.

Predbezny program semindra je nasledovny:

Sobota 28. septembra

11.15 - 13.15 Tento tyzden hovorime o rakovine .... s Richardom Sullivanom
(talk show)

14.15 - 15.15 Medicina zamerana na konkrétneho ¢loveka

16.00 - 18.00 Rakovina a teraz ¢o? Navrat do normalneho zZivota

Nedela 29. septembra

09.00 - 11.00 Ochrana prav pacienta: robili sme to dobre?

11.15 - 12.00 Panelova diskusia: Kvalita zivota/ Paliativna liecba - vnimaju
pacienti kvalitu Zivota rovnako ako ich lekari?

13.15 - 14.15 Adherencia k liecbe rakoviny: stoji to za to?

14.45 - 16.45 Niektori pacienti si sU rovnejsi ako ini

17.00 - 18.00 Odhodlanie mladych ludi s rakovinou - cestovny pas pre
prezivsich

Panel o ochrane prav pacientov na EHA

Plany pre toto celodenné stretnutie na EHA 2013 v Stokholme sa vyvijaju
velmi dobre. Uz bol pripraveny navrh programu, krory skima komisia EHA.
Len ¢o bude program potrvrdeny, bude umiestneny na nasej web stranke.

NOVINKY ZO SVETA MYELOMU

Zvysené riziko myelomu u zachranarov zo Svetového obchodného
centra

Vysledky  pocletnych studii naznacuju, ze ludia, ktori sa zucastnili na
zachrannych pracach vo Svetovom obchodnom centre po teroristickych
utokoch z 11. septembra 2001, maju zvysSené riziko, ze u nich prepukne
myeldm a iné druhy rakoviny.

Decembrové Cdislo prestizneho casopisu Journal of the American Medical
Association publikovalo studiu analyzujucu Udaje ziskané od 55 778 ludi
zahrnutych do Registru Svetového obchodného centra v rokoch 2003 a 2004.



Z nich 21 850 boli zachranari a osoby pracujuce na obnove miesta. Medzi
zaradenim do registra a decembrom 2008 bolo u nich zistenych 1 187
novych pripadov rakoviny, v 37% pripadov iSlo o zachranarov alebo
pracovnikov podielajucich sa na obnove.

Nebol zisteny vyznamny rozdiel v celkovom vyskyte rakoviny medzi
zachranarmi a obnovitelmi a tymi, ¢o takéto c¢innosti nevykonavali. Bol vSak
zisteny vyznamny rozdiel medzi oboma skupinami vo vyskyte myeldmu a
karcindmu prostaty a stitnej zlazy.

Autori sa domnievaju, ze vystavenie faktorom, ktoré uz boli v minulosti
skimané ako pri¢ina vzniku myeldmu, moze spobsobit jeho Ccastejsie
rozvinutie. Zdoraznuju vsSak, Ze na prijatie definitivneho zaveru bude
potrebnych viac dlhodobych udajov.



