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Zamitnuti registrace pripravku Sohonos (palovaroten)

Pfrezkoumani potvrdilo zamitnuti registrace.

Po pirezkoumani svého plvodniho stanoviska Evropskd agentura pro lé¢ivé pfipravky potvrdila své
doporuceni zamitnout registraci pfipravku Sohonos, coz je léCivy pripravek urceny k 1éCbé progresivni
osifikujici fibrodysplazie. Progresivni osifikujici fibrodysplazie je vzacné genetické onemocnéni, které
zplsobuje tvorbu dal$ich kosti na mistech mimo kostru (proces zvany heterotopicka osifikace),
napriklad v kloubech, svalech, Slachach a vazech, coz vede k postupnému sniZovani pohyblivosti a
dalsim zavaznym postizenim.

Po ptrezkoumani vydala agentura dne 25. kvétna 2023 své stanovisko. Své plvodni stanovisko
agentura vydala dne 26. ledna 2023. Spolec¢nost, kterd pozadala o registraci pfipravku Sohonos, Ipsen
Pharma, pozadala o pfezkoumdni plvodniho stanoviska agentury EMA.

Co je pripravek Sohonos a k cemu mél byt pouzivan?

Pripravek Sohonos byl uréen ke snizeni abnormalni tvorby kosti v kloubech, svalech, Slachach a vazech
u dospélych a déti (u divek ve véku od 8 let a u chlapcl ve véku od 10 let) s progresivni osifikujici
fibrodysplazii. Obsahuje IéCivou latku palovaroten a mél byt dostupny ve formé tobolek uréenych

k uziti usty kazdy den.

Pripravek Sohonos byl oznacen jako ,léCivy pripravek pro vzacna onemocnéni* dne 19. listopadu 2014,
a to k 1é¢bé progresivni osifikujici fibrodysplazie. Dalsi informace o tomto vzacném onemocnéni
naleznete na internetovych strankach agentury na adrese ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu3-14-1368.

Jak pripravek Sohonos plsobi?

Léciva latka v pripravku Sohonos, palovaroten, patfi do skupiny 1éCiv znamych jako retinoidy. Vaze se
na receptor kyseliny retinové (gama) pfitomny v burikdch, jez se podileji na tvorbé kosti. Navazanim
se na tyto receptory pripravek aktivuje procesy, které snizuji tvorbu kosti. O¢ekdavalo se, Ze tim dojde
k Ulevé od priznakd onemocnéni.
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Jakou dokumentaci predlozila spolecnost na podporu své zadosti?

Spolecnost predlozila vysledky jedné hlavni studie, do které bylo zafazeno 107 dospélych a déti

s progresivni osifikujici fibrodysplazii. V&em Gé&astniklm studie byl poddvéan ptipravek Sohonos,
pritemz vysledky studie byly porovnény s vysledky druhé studie, do které bylo zafazeno 114 pacientl
s progresivni osifikujici fibrodysplazii, ktefi nepodstoupili zadnou lécbu.

V hlavni studii byla hlavnim méFitkem ucinnosti zména poctu nové vytvorenych heterotopickych
osifikaci u pacientd.

Jaké byly hlavni dliivody zamitnuti registrace?

V dobé vychoziho hodnoceni agentura dospéla k zadvéru, Zze o prinosech tohoto |éCivého pfipravku nelze
vyvodit zddné jednoznaéné zavéry, nebot zavér Zadatele byl zaloZzen na post-hoc analyze, kterd nebyla
vé&decky ani klinicky od@vodnéna, a predem stanovené cile studie nebyly spinény. Uéinnost pipravku
nepodporovaly ani vysledky z jinych studii, ani omezené dlouhodobé klinické (daje, které byly
k dispozici. Pokud jde o bezpeénost, riziko predé¢asného uzavieni fyz (rlstovych plotének, tedy narudeni
oblasti ristu nové kosti na konci dlouhych kosti, které kostem brani v normalnim rlstu), coZ je znédmé
riziko 1é&¢by retinoidy u pacientt v ristu, nebylo mozné dostate&né& zmirnit opatfenimi k minimalizaci rizik
navrzenymi spolecnosti. Agentura kromé toho dospéla k zavéru, Zze nékteré otazky tykajici se kvality
I&Civé latky nebyly vyFeSeny.

Tyto obavy se po prezkoumani pfedlozenych Gdaji nezménily, a agentura proto nadéle zastavala
nazor, ze kvalita, bezpecnost a Ucinnost pfripravku Sohonos nebyly dostate¢né prokazany. Agentura
tudiz dospéla k zavéru, ze pfinosy pripravku Sohonos nepfevysuji jeho rizika, a doporudila registraci
zamitnout.

Jaké jsou dlisledky zamitnuti registrace pro pacienty zarazené do
klinickych studii nebo do programt, v nichz je pripravek Sohonos podavan
v ramci lécby z humannich dlivodili (na zakladé principu tzv. compassionate
use)?

Spole¢nost informovala agenturu, ze zamitnuti registrace nemé zadné dlsledky pro pacienty, ktefi jsou
zatazeni do klinickych studii nebo do program{, v nich? je ptipravek Sohonos podavan v ramci l1é¢by
z humannich ddvodd.

Pokud jste zarazeni do klinické studie nebo do programu, v némz je pfipravek Sohonos podavan
v rdmci 1é¢by z humannich ddvodd, a potfebujete ziskat vice informaci o své [é¢bé&, obratte se na
svého lékare.

Prezkoumani potvrdilo zamitnuti registrace.
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