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Fragor och svar

Avslag pa ansdkan om godkannande for forsaljning av
Dropcys (merkaptaminhydroklorid)

Resultat av fornyad prévning

Den 17 december 2015 antog kommittén fér humanlakemedel (CHMP) ett negativt stallningstagande,
dar man rekommenderade avslag pa ansdkan om godkannande for forsaljning for lakemedlet Dropcys,
avsett for att férebygga och behandla ansamlingen av aminosyran cystin i hornhinnan (den
genomskinliga hinnan langst fram p& dgat). Foretaget som ansdkte om godkannande i EU ar Lucane
Pharma.

Den sdkande begérde fornyad provning av stallningstagandet. Efter att ha beaktat grunderna for
begdran omprévade kommittén for humanlédkemedel det ursprungliga stallningstagandet och den 1
april 2016 bekraftade kommittén avslaget pa godkannande for forsaljning.

Vad ar Dropcys?

Dropcys ar ett lakemedel som innehéller den aktiva substansen merkaptaminhydroklorid (dven kallat
cysteaminhydroklorid). Det skulle finns tillgangligt som ett pulver och en vatska, for att framstalla en
16sning for 6gondroppar.

Vad skulle Dropcys anvandas for?

Dropcys skulle anvandas for att férebygga och behandla cystinos i hornhinnan. Cystinos ar en sallsynt
arftlig sjukdom som orsakas av ansamling av en substans som kallas cystin, som bildar kristaller inne i
celler, sarskilt celler i hornhinnan och njurarna.

Den 15 oktober 2014 klassificerades Dropcys som sarlakemedel (ett lakemedel som anvands vid
sallsynta sjukdomar) for behandling av cystinos. Mer information om klassificeringen som sarlakemedel
finns har: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.
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Lakemedel som innehaller merkaptaminhydroklorid &r godkanda i EU for anvandning via munnen vid
behandling av cystinos. Oftalmiska (6gon) beredningar av merkaptamin framstélls lokalt och anvands
for att behandla 6gonsymtom.

Hur var det tankt att Dropcys skulle verka?

Ansamlingen av cystinkristaller inne i hornhinnecellerna kan skada dgonen och orsaka allvarliga
synproblem. Den aktiva substansen i Dropcys, merkaptaminhydroklorid, skulle reagera med cystin for
att l6sa upp det och bilda substanser som skulle kunna avlagsnas fran cellerna. Nar lakemedlet
appliceras i 6gat forvantades det att méangden cystin i cellerna i hornhinnan skulle minska och darmed
begransa skadorna pa 6gonen.

Vad har foretaget lamnat in som stod for sin ansékan?

Eftersom merkaptamin har anvants i manga ar for att behandla cystinos och dess anvandning ar
véletablerad, presenterade den sokande uppgifter frAn den medicinska litteraturen som stod for sin
ansokan for Dropcys.

Vad var det som framst fick kommittén for humanlakemedel att
rekommendera avslag av ansdkan?

Kommittén for humanlakemedel ansag att studierna fran den medicinska litteraturen som
presenterades som stdd for anstkan var otillrackliga. Aven om rollen fér merkaptamindégondroppar i
behandlingen av hornhinneavlagringar verkar ha tillrackligt stéd i litteraturen, nuvarande kliniska
rekommendationer och dess rutinmassiga anvandning i sjukhuspreparat fanns det fa data till stod for
effektiviteten for den merkaptaminkoncentration som anvands i Dropcys (0,1 procent I6sning).
Dessutom hyste kommittén for humanlakemedel farhagor angadende andra innehallsamnen i
lakemedlet, deras inverkan pa den langsiktiga sakerheten, sarskilt hos barn, och hur stabil och steril
I6sningen skulle vara nar den val var beredd.

Darfér fann kommittén for humanlakemedel att nyttan med Dropcys inte ar stérre an riskerna och
rekommenderade att ansdkan om godkannande for forsaljning skulle avslas.

Under omprévningen granskade kommittén for humanlakemedel ater uppgifterna fran foretaget.
Kommittén bekraftade stallningstagandet att effektiviteten for Dropcys vid behandlingen av
hornhinneavlagringar inte hade pavisats tillrackligt och att det fanns oldsta problem med lakemedlets
beredning, langsiktiga sékerhet och sterilitet. Kommittén for humanlakemedel bekraftade alltsa sin
tidigare rekommendation att ans6kan om godkannande for forsaljning av lakemedlet skulle avslas.

Vilka foljder far aterkallandet for patienter som deltar i kliniska préovningar
eller s.k. compassionate use-program?

Foretaget har informerat kommittén fér humanlakemedel om att inga kliniska provningar eller s.k.
compassionate use-program pagar med Dropcys.
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