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Beneficiile medicamentului Ocaliva nu mai depasesc riscurile

Comitetul EMA pentru medicamente de uz uman (CHMP) a incheiat evaluarea
medicamentului Ocaliva (acid obeticolic) si a recomandat revocarea autorizatiei de
punere pe piata a acestuia, intrucadt nu se mai considera ca beneficiile acestui
medicament depasesc riscurile. Medicamentul Ocaliva este utilizat in tratamentul
colangitei biliare primitive (CBP) la adulti, o afectiune autoimuna care determina
distrugerea treptata a cdilor biliare, care poate duce la insuficientd hepatica si poate
creste riscul aparitiei cancerului hepatic.

La momentul autorizarii sale conditionate de punere pe piata, in 2016, s-a demonstrat
ca medicamentul Ocaliva reduce nivelurile sanguine ale fosfatazei alcaline (ALP) si
bilirubinei (markeri ai inflamarii hepatice) la pacientii cu CBP, considerandu-se ca
acest fapt a indicat o imbunatatire a starii ficatului. Cu toate acestea, beneficiile
clinice ale medicamentului Ocaliva trebuiau demonstrate in studii ulterioare,
solicitate de EMA ca parte a conditiilor autorizatiei de punere pe piata a
medicamentului. Tn special, studiul 747-302 a fost un studiu clinic randomizat, al
carui scop a fost confirmarea beneficiilor clinice si sigurantei medicamentului
Ocaliva la pacientii cu raspuns inadecvat la acidul ursodeoxicolic (UDCA, un alt
medicament pentru CBP) sau care nu pot tolera UDCA.

CHMP a evaluat acum concluziile acestui studiu, precum si alte date disponibile,
inclusiv date din practica clinica (real world data) si date provenite din studiile de
sustinere prezentate de compania care comercializeaza Ocaliva, si informatii
transmise de profesionistii din domeniul sAnititii si asociatiile de pacienti. In plus,
CHMP a luat in considerare feedback-ul primit de la un grup de experti in bolile


https://www.clinicaltrialsregister.eu/ctr-search/trial/2014-005012-42/AT

hepatice, care si-au prezentat opiniile referitoare la intrebarile specifice puse de
CHMP, precum si opiniile persoanelor afectate de CBP.

Dupa examinarea dovezilor disponibile, comitetul a concluzionat cd beneficiile
clinice ale medicamentului Ocaliva nu au fost confirmate. Tn special, studiul 747-
302 nu a reusit sa indice faptul ca utilizarea Ocaliva ar fi fost mai eficienta decat
utilizarea unui tratament de tip placebo (un tratament inactiv), in ceea ce priveste
numarul de pacienti a caror stare s-a agravat sau care au decedat, atat la nivelul -
populatiei totale, cat si la cel al unui grup de pacienti aflati in stadiul incipient al
CBP.

De asemenea, Comitetul a considerat ca datele provenite din studiile de sustinere si
datele din practica curenta (real world data) nu au fost suficiente pentru a confirma
beneficiile medicamentului Ocaliva si nu au putut contrabalansa rezultatele negative
ale studiului 747-302. Prin urmare, CHMP a concluzionat ca beneficiile Ocaliva nu
depasesc riscurile sale si a recomandat ca autorizatia sa de punere pe piata sa fie
revocata, pe teritoriul Uniunii Europene (UE).

Opinia CHMP va fi transmisa de catre EMA Comisiei Europene, care va emite o

decizie finala cu caracter juridic obligatoriu, aplicabild in toate statele membre ale
UE.

Informatii pentru pacienti

« Un studiu recent nu a reusit sa confirme eficienta medicamentului Ocaliva (acid
obeticolic) in tratarea colangitei biliare primitive (CBP, o afectiune autoimuna
care provoaca distrugerea treptata a cailor biliare mici de la nivelul ficatului).

« Studiul 747-302 nu a reusit sa confirme faptul ca medicamentul Ocaliva ar fi mai
eficient decat un tratament de tip placebo (un tratament inactiv), in ceea ce
priveste numarul de pacienti a caror boala s-a agravat sau care au decedat, atat la
nivelul populatiei totale, cat si la nivelul unui grup de pacienti cu CBP, aflati in
stadiul incipient.

« Ca urmare, Comitetul pentru medicamente de uz uman (CHMP) al EMA a
recomandat ca medicamentul Ocaliva sa fie scos de pe piata Uniunii Europene,
intrucat nu se mai considera ca beneficiile acestuia sunt mai mari decat riscurile.

o Odatda ce aceastd recomandare va fi confirmatd de Comisia Europeana,
medicamentul Ocaliva nu va mai fi autorizat pe teritoriul UE. Cu toate acestea,
compania poate furniza in continuare medicamentul prin intermediul utilizarii
compasionale (tratament de ultima instantd) sau programelor dedicate pacientilor
care beneficiaza deja de tratament cu Ocaliva.



« Dacd urmati tratament cu medicamentul Ocaliva, va rugam sa discutati cu
medicul dumneavoastrd despre aceastd decizie si despre ce Insemndtate are
pentru dumneavoastra si tratamentul dumneavoastra.

Informatii pentru profesionistii din domeniul sanatatii

« O evaluare a datelor disponibile a concluzionat faptul ca beneficiile clinice ale
medicamentului Ocaliva (acid obeticolic), utilizat pentru tratarea colangitei
biliare primitive (CBP), nu au fost confirmate.

. Indeosebi, studiul 747-302 nu a gasit diferente intre administrarea
medicamentului Ocaliva si a unui tratament de tip placebo, in ceea ce priveste
obiectivul primar compozit pentru deces, transplant hepatic sau decompensare
hepatica in populatia totala de pacienti cu CBP, care fie nu raspund sau sunt
intoleranti la acidul ursodeoxicolic (HR 1,01 [IC 95%: 0,68, 1,51], valoarea p:
0,954). Prin urmare, EMA a recomandat ca autorizatia de punere pe piata a
medicamentului Ocaliva sa fie revocata, pe teritoriul Uniunii Europene, deoarece
beneficiile acestui medicament nu mai sunt considerate mai mari decat riscurile.

o Odatd ce aceasta recomandare va fi confirmatd de Comisia Europeana,
medicamentul Ocaliva nu va mai fi autorizat pe teritoriul UE. Cu toate acestea,
compania poate furniza in continuare medicamentul prin intermediul utilizarii
compasionale (tratament de ultima instantd) sau programelor dedicate pacientilor
care beneficiaza deja de acest tratament.

. Profesionistilor din domeniul sanatatii nu li se recomanda sa prescrie noi scheme
de tratament cu medicamentul Ocaliva la niciun pacient nou, cu exceptia studiilor
clinice. Pentru pacientii aflati in tratament cu Ocaliva, trebuie luate in considerare
optiunile de tratament disponibile.

O comunicare directa catre profesionistii din domeniul sdnatatii va fi trimisa in timp
util catre profesionistii din domeniul s@natatii care prescriu, distribuie sau
administreaza acest medicament. Aceastd comunicare va fi, de asemenea, publicata
pe 0 pagina speciala de pe website-ul EMA.

Mai multe informatii despre medicament

Ocaliva este indicat pentru tratamentul colangitei biliare primitive (CBP), conditie
care consta in distrugerea treptata a cailor biliare. Ca urmare a deteriorarii cailor
biliare, bila se acumuleaza in ficat, provocand leziuni ale tesutului hepatic. Acest


https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory-overview/post-authorisation/pharmacovigilance-post-authorisation/direct-healthcare-professional-communications

lucru poate duce la aparitia cicatricilor si insuficientei hepatice si poate creste riscul
aparitiei cancerului hepatic. Medicamentul Ocaliva este utilizat, in combinatie cu
acidul ursodeoxicolic (UDCA), la adultii cu raspuns inadecvat la UDCA sau ca
monoterapie la adultii care nu pot tolera UDCA.

Colangita biliara primitiva (CBP) este o boala rara, iar Ocaliva a fost desemnat
.medicament orfan” (medicament utilizat Tn boli rare) in data de 27 lulie 2010.

Ocaliva a primit o autorizatie conditionatd de punere pe piata in Decembrie 2016.
Autorizatia conditionata se acorda pe baza unor date mai putin cuprinzatoare decat
este necesar, in mod normal. Se acordda medicamentelor care Tndeplinesc nevoia
medicala nesatisfacuta de a trata boli grave si atunci cand beneficiile de a le avea la
dispozitie mai devreme depasesc riscurile asociate utilizarii, in asteptarea unor
dovezi suplimentare.

La momentul aprobarii, studiul principal a ardtat cad medicamentul Ocaliva a redus
nivelurile sanguine ale fosfatazei alcaline (ALP) si bilirubinei (markeri ai inflamatiei
hepatice) la pacientii cu CBP, inclusiv la cei care nu au putut fi tratati cu UDCA.
Reducerile valorilor ALP si bilirubinei au fost considerate indicatori ai imbunatatirii
ulterioare a starii ficatului. Cu toate acestea, beneficiile medicamentului Ocaliva
trebuiau confirmate in cadrul unor studii ulterioare.

Astfel, medicamentului i s-a acordat o autorizatie conditionata de punere pe piata,
compania fiind nevoita sa furnizeze date suplimentare despre beneficiile si siguranta
acestuia, provenite din doua studii suplimentare (studiile 747-302 si 747-401).

Mai multe informatii despre medicament sunt disponibile pe website-ul EMA.

Mai multe informatii despre procedura

Evaluarea medicamentului Ocaliva a fost declansatd la solicitarea Comisiei
Europene (CE), in conformitate cu articolul 20 al Regulamentului (CE) 726/2004.

Evaluarea a fost efectuatd de Comitetul pentru medicamente de uz uman al EMA
(CHMP), responsabil pentru evaluarea problemelor referitoare la medicamentele de
uz uman, care a adoptat opinia Agentiei. Opinia CHMP va fi transmisda Comisiei
Europene, care va emite o decizie finald cu caracter juridic obligatoriu, aplicabila in
toate statele membre ale UE.
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