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Stazeni zadosti o vydani rozhodnuti o registraci pripravku
Prohippur (natrium-benzoat)

Dne 3. dubna 2018 spolecnost Lucane Pharma oficialné ozndmila Vyboru pro humanni 1&Civé pripravky
(CHMP), Ze se rozhodla stahnout svou zadost o vydani rozhodnuti o registraci pfipravku Prohippur
urc¢eného k |é¢bé neketotické hyperglycinemie a poruch cyklu mocoviny.

Co je Prohippur?

Prohippur je lécivy pripravek, ktery obsahuje IéCivou latku natrium-benzoat. Mél byt k dispozici ve
formé granuli.

K ¢emu mél byt pripravek Prohippur pouzivan?

PFipravek Prohippur se mél pouzivat k 1é¢bé téchto dédicnych onemocnéni:

¢ neketoticka hyperglycinemie, kdy se v krvi vyskytuji abnormalné vysoké hladiny aminokyseliny
glycinu,

e poruchy cyklu mocoviny, coz je skupina onemocnéni, kdy se v téle vyskytuji abnormalné vysoké
hladiny dusiku ve formé amoniaku.

Jak glycin, tak amoniak jsou ve velkém mnoZstvi $kodlivé a mohou zpUsobit zadvazné poskozeni mozku.
Tato onemocnéni jsou zplsobena nedostatkem enzymi potfebnych k jejich odstranéni.

Pripravek Prohippur byl oznacen jako ,léCivy pfipravek pro vzacna onemocnéni*, a to k I1écbé
neketotické hyperglycinemie dne 11. zafi 2002 a k |é¢bé poruch cyklu mocoviny dne 14. ¢ervence
2016, 29. srpna 2016 a 18. listopadu 2016. Dalsi informace o tomto vzacném onemocnéni
naleznete zde.
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Jak pripravek Prohippur plisobi?

Léciva latka v pFipravku Prohippur, natrium-benzoat, poméha snizovat kodlivé hladiny glycinu tim, Ze
se navaze na glycin a vytvori latku, kterou jsou ledviny schopné z téla snadnéji odstranit. Pripravek
Prohippur rovnéz pomaha odstrafiovat nadbytek dusiku z téla, ¢imz snizuje hladinu amoniaku.

Jakou dokumentaci predlozila spolecnost na podporu své zadosti?

Spoleénost pFedlozila idaje z publikovanych studii o pouZiti natrium-benzoatu u pacientd
s neketotickou hyperglycinemii a poruchami cyklu mocoviny. Pfipravek Prohippur nebyl zkouman pfimo
u pacientd s témito onemocnénimi.

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

Zadost byla staZena poté, co vybor CHMP posoudil dokumentaci predlozenou spole¢nosti a vypracoval
seznamy otazek. V dobé staZeni zadosti nebyla posledni sada otazek spolecnosti jesté zodpovézena.

Jaké bylo doporuceni vyboru CHMP v dané dobé?

V dobé stazeni zadosti mél vybor CHMP urcité pochybnosti. Vybor CHMP konstatoval, ze publikované
studie predlozené spolecnosti neposkytly dostate¢né diikazy o Géinnosti a bezpe&nosti natrium-
benzoatu u rdznych onemocnéni. Navic vzhledem k tomu, Ze p¥ipravek Prohippur nebyl pouzit

v klinickych studiich, méla spolecnost poskytnout Udaje prokazujici, Ze granule pfipravku Prohippur
plsobi stejné jako natrium-benzoat pouzity v publikovanych studiich. Vybor CHMP mél také otazky
tykajici se vysokych hladin latky v pfipravku Prohippur (kopolymeru butylovaného methakrylatu),
zplsobu podani a kontroly kvality lé¢ivého pfipravku obecné.

Vybor CHMP proto v dobé stazeni zadosti zastaval nazor, Ze pfrinosy pfipravku Prohippur nepfevysuji
jeho rizika.

Jaké divody stazeni zadosti uvedla spolec¢nost?

Spolecnost ve svém dopise, v némz uvédomuje agenturu o stazeni zadosti, uvedla, Ze potrebuje vice
¢asu na pripravu adekvatnich odpovédi na otazky vznesené vyborem CHMP.

Tento dopis je k dispozici zde.

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

Spolecnost informovala vybor CHMP, ze v soucasné dobé neprobihaji zadné klinické studie
s pripravkem Prohippur a Zze program, v némz je pfipravek Prohippur podavan v ramci lécby
z humannich ddvodd{, schvéleny ve Francii, bude pokraovat podle planu.

Pokud jste zarazeni do programu, v némz je pripravek Prohippur podavan v ramci lIéCby z humannich
dlvodd, a pottebujete ziskat vice informaci o své 1é¢bé, obratte se na Iékare, ktery vam piipravek
podava.
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