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Stazeni zadosti o vydani rozhodnuti o registraci pripravku
Upkanz (deferipron)

Spolecnost Apotex B.V. stdhla svou zadost o vydani rozhodnuti o registraci pfipravku Upkanz urceného
k |éCbé neurodegenerace spojené s pantothenatkinazou.

Spolecnost svou zadost stahla dne 10. srpna 2020.

Co je pripravek Upkanz a k cemu mél byt pouzivan?

Pripravek Upkanz byl vyvinut jako léCivy pfipravek k I1é¢bé neurodegenerace spojené

s pantothenatkindzou, coz je vzacné dédi¢né onemocnéni, které vede k postupné se zhorsujicimu
podkozeni mozku a mizZe vyUstit v onemocnéni, jako jsou dystonie (nekontrolované pohyby sval{),
parkinsonismus a demence. Prvni znamky onemocnéni se objevuji v détstvi.

Pripravek Upkanz obsahuje 1éCivou latku deferipron a mél byt dostupny ve formé tekutiny k podavani
Usty.

Pripravek Upkanz byl oznacen jako ,léCivy pfipravek pro vzacna onemocnéni® dne 27. ¢ervna 2018.
Pripravek mél byt urcen k Ié¢bé neurodegenerace s ukladanim zeleza v mozku. Dalsi informace

o tomto vzacném onemocnéni naleznete na internetovych strankach agentury na adrese
ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3182034.

Jak pripravek Upkanz plisobi?

U pacientd s neurodegeneraci spojenou s pantothenatkindzou dochazi k hromadéni Zeleza v nékterych
¢astech mozku, véetné téch, které se podileji na kontrole pohybu. Toto nadmérné mnozstvi zeleza
vede k jejich poskozeni. Deferipron, 1éciva slozka v pripravku Upkanz, je chelator Zeleza, coz znamena,
7e se vaze na Zelezo v téle. Brani tak tomu, aby Zelezo zplsobovalo poskozeni, a umozfiuje jeho
odstranéni z téla, zejména modi. Ocekavalo se, Ze deferipron pronikne do mozku a pomuze zabranit
hromadéni Zeleza v mozkovych burikach, ¢imz zmirni poskozeni mozku.

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 P
Send us a question Go to www.ema.europa.eu/contact Telephone +31 (0)88 781 6000 An agency of the European Union Thn

© 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/eu3182034

Jakou dokumentaci predlozila spole¢nost na podporu své zadosti?

Spole¢nost predlozila vysledky hlavni studie zahrnujici 89 pacientll ve v&ku od 4 let s neurodegeneraci
spojenou s pantothendtkindzou. Studie porovnavala zmény v zavaznosti dystonie u pacientl uZivajicich
pfipravek Upkanz s vysledky u pacientd, ktefi uzivali placebo (netGéinny ptipravek).
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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. V dobé stazeni zadosti nebyla posledni sada otazek
spolec¢nosti zodpovézena.

Jaké bylo doporuceni agentury v dané dobé?

Na zaklad& 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 Upkanz

O v ’ z 7w v . z z . z
nemuze byt schvalen k Iécbé neurodegenerace spojené s pantothenatkinazou. Agentura byla
znepokojena zejména tim, ze hlavni studie jasné neprokazala ucinnost pfipravku.

Agentura proto v dobé stazeni zadosti zastavala nazor, Zze ucinnost pfipravku Upkanz nebyla
dostateénym zplsobem prokazana a Ze ptinosy tohoto pFipravku nepfevysuji jeho rizika.

Jaké divody stazeni zadosti uvedla spolec¢nost?

Spolecnost ve svém dopise, v némz uvédomuje agenturu o stazeni zadosti, uvedla, Ze po prevedeni
IéCivého pripravku k jiné spolecnosti byl znovu posouzen jeho vyvoj a uvedeni na trh.

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

Spoleénost informovala agenturu, ¥e staZeni zadosti nema zadné ddsledky pro pacienty, ktefi jsou
zarazeni do klinickych studii nebo do program{, v nichz je pfipravek Upkanz podavan v rdmci l1é¢by
z humannich ddvoda.
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