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Stazeni zadosti o vydani rozhodnuti o registraci pripravku
Puldysa (idebenon)

Spolec¢nost Santhera Pharmaceuticals (Deutschland) GmbH stahla svou zadost o vydani rozhodnuti
o registraci pripravku Puldysa urceného k 1é¢bé& Duchenneovy svalové dystrofie.

Spolecnost svou Zadost stéhla dne 28. fijna 2020.

Co je pripravek Puldysa a k cemu mél byt pouzivan?

PFipravek Puldysa byl vyvinut jako |é¢ivy pFipravek k 1é¢bé& zhordeni dychdni u pacientt
s Duchenneovou svalovou dystrofii, ktefi neuzivaji kortikosteroidy.

Pfipravek Puldysa obsahuje léCivou latku idebenon a mél byt dostupny ve formé potahovanych tablet
uzivanych Usty.

Byl vyvinut jako ,hybridni IéCivy pfipravek®. Znamena to, ze mél byt obdobou ,referenc¢niho léCivého
pripravku® obsahujiciho stejnou IéCivou latku, ktery je jiz v Evropské unii registrovan. Referencnim
IéCivym pfipravkem je pfipravek Mnesis, ktery je registrovan v Italii k 1é¢bé glaukomu.

Pripravek Puldysa byl oznacen jako ,léCivy pFipravek pro vzacna onemocnéni* urceny k lécbé
Duchenneovy svalové dystrofie dne 20. bifezna 2007. Dalsi informace o lécivych pfipravcich pro vzacna
onemocnéni naleznete zde.

Jak pripravek Puldysa pisobi?

Léciva latka v ptipravku Puldysa, idebenon, je antioxidaéni latka, kterd plsobi na mitochondrie
(struktury uvnitf bunék, které vytvareji energii nezbytnou pro bunééné funkce). U pacientl

s Duchenneovou svalovou dystrofii mitochondrie nefunguji spravné a vytvareji toxické formy kysliku,
které poskozuji svalové bunky. Ma se za to, Ze idebenon pomaha zlepsovat tvorbu energie
prostifednictvim obnovy funkce mitochondrii a tim predchazet poskozeni bunék a ztraté svalové funkce,
v&etné svall pouzivanych pFi dychani.

Idebenon je také v EU registrovan k [éCbé kognitivnich poruch a poruch chovani, Friedreichovy ataxie a
Leberovy dédi¢né optické neuropatie.

Official address Domenico Scarlattilaan 6 e 1083 HS Amsterdam e The Netherlands
Address for visits and deliveries Refer to www.ema.europa.eu/how-to-find-us
Send us a question Go to www.ema.europa.eu/contact Telephone +31 (0)88 781 6000 An agency of the European Union

© European Medicines Agency, 2020. Reproduction is authorised provided the source is acknowledged.


http://www.ema.europa.eu/how-to-find-us
http://www.ema.europa.eu/contact
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu307437

Jakou dokumentaci predlozila spole¢nost na podporu své zadosti?

Spolecnost poskytla vysledky ze tfi hlavnich studii, do kterych byly zafazeni pacienti s Duchenneovou
svalovou dystrofii, ktefi nebyli 1é¢eni kortikosteroidy. Ve dvou studiich byl pFipravek Puldysa srovnavan
s placebem (neucinnym pfipravkem) a jeho ucinnost byla hodnocena na zakladé zlepseni funkce plic
nebo zmény PEF (maximalni vydechové rychlosti, coz je ukazatel dechovych funkci) po jednom roce
IéCby. Ve treti studii byli pacienti IéCeni pfipravkem Puldysa sledovani déle, aby se zjistilo, zda Gcinky
na dychani pretrvavaly.

V jaké fazi bylo posuzovani zadosti v dobé, kdy byla stazena?

Zadost byla stazena poté, co Evropska agentura pro lé¢ivé pipravky posoudila informace predloZzené
spolecnosti a vypracovala otdzky pro spolecnost. Agentura vyhodnotila odpovédi spole¢nosti na
posledni sadu otdzek, nékteré body viak z{staly nedofedené.

Jaké bylo doporuceni agentury v dané dobé?

Na zakladé vyhodnoceni dostupnych (daji a odpovédi spole¢nosti na otdzky agentury méla agentura
v dobé stazeni zadosti urcité pochybnosti a jeji prozatimni stanovisko bylo, Ze pfipravek Puldysa
nem0zZe byt schvdlen k 1é&bé zhordeni dechovych funkci u pacientl s Duchenneovou svalovou dystrofii,
ktefi neuzivaji kortikosteroidy.

Agentura usoudila, ze pfiznivé Ucinky na funkci plic nebyly ve vSech studiich konzistentni a nebylo
jasné, zda je Ize dlouhodobé udrzet.

Agentura proto v dobé stazeni zadosti zastavala nazor, Ze pfinosy pripravku Puldysa nepfevysuji jeho
rizika.

Jaké divody stazeni zadosti uvedla spolec¢nost?

Spolecnost ve svém dopise, v némz uvédomuje agenturu o stazeni zadosti, uvedla, ze zadost stahuje
po ukonéeni probihajici hlavni studie, kterd méla poskytnout dali diikazy o G&innosti pfipravku Puldysa
u Duchenneovy svalové dystrofie, nebot se ji nepodafilo dosdhnout stanovené cile.

Jaké jsou disledky stazeni Zzadosti pro pacienty zafazené do klinickych
studii nebo do programi, v nichz je pripravek Puldysa podavan v ramci
Iécby z humannich dlvodl (na zakladé principu tzv. compassionate use)?

Spolecnost informovala agenturu, Ze vSechny klinické studie a programy, v nichz je pfipravek Puldysa
podavan v rdmci 1é¢by Duchenneovy svalové dystrofie z humannich divodd, se ukonéuji. Lékafi
zapojeni do klinickych studii se obrati na pacienty s cilem pozvat je na zavérecné kontroly.

Pokud jste zarazeni do klinické studie nebo do programu, v némz je pfipravek Puldysa podavan v rdmci
lé¢by z humannich divodd, a potiebujete ziskat vice informaci o své 1é¢bé, obratte se na svého lékare
v ramci klinické studie.
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