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PovlaCenje zahtjeva za izdavanje odobrenja za stavljanje
u promet lijeka Puldysa (idebenon)

Tvrtka Santhera Pharmaceuticals (Deutschland) GmbH povukla je svoj zahtjev za izdavanje odobrenja
za stavljanje u promet lijeka Puldysa za lijeCenje Duchenneove misi¢ne distrofije.

Tvrtka je povukla zahtjev 28. listopada 2020.

Sto je Puldysa i za $to se trebao koristiti?

Lijek Puldysa razvijen je za lijeCenje pogorsanja disanja u bolesnika s Duchenneovom misi¢nom
distrofijom koji ne primaju kortikosteroide.

Lijek sadrzi djelatnu tvar idebenon i trebao je biti dostupan u obliku filmom obloZenih tableta koje se
uzimaju na usta.

Razvijen kao ,hibridni lijek”. To znaci da je trebao biti slican ,referentnom lijeku” koji sadrzi istu
djelatnu tvar i vec je odobren u Europskoj uniji. Referentni lijek je Mnesis, koji je u Italiji odobren za
lijeCenje glaukoma.

Lijek Puldysa uvrsten je na popis lijekova za rijetke bolesti 20. oZujka 2007. za Duchenneovu misi¢nu
distrofiju. Ovdje mozete pronaci dodatne informacije o uvrstenju lijekova za rijetke bolesti.

Kako djeluje Puldysa?

Djelatna tvar lijeka Puldysa, idebenon, antioksidans je koji djeluje na mitohondrije (strukture u
stanicama koje proizvode energiju potrebnu za stani¢nu aktivnost). U bolesnika s Duchenneovom
misi¢énom distrofijom mitohondriji ne funkcioniraju ispravno i stvaraju otrovne oblike kisika koji
oStecuju misiéne stanice. Smatra se da idebenon pomaze u poboljSanju stvaranja energije tako Sto
obnavlja funkciju mitohondrija i time sprjeCava oStecenje stanica i gubitak misi¢ne funkcije, ukljucujuci
i misica koji pospjesuju disanje.

Idebenon je odobren u EU-u i za lijeCenje kognitivnih nedostataka, nedostataka u ponasanju,
Friedreichove ataksije i Leberove nasljedne neuropatije vidnog Zivca.
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Sto je tvrtka dostavila u prilog svom zahtjevu?

Tvrtka je dostavila rezultate iz triju glavnih ispitivanja koja su obuhvacala bolesnike s Duchenneovom
misi¢nom distrofijom koji nisu primali kortikosteroide. U dva je ispitivanja lijek Puldysa usporeden s
placebom (prividnim lijeCenjem), a ucinkovitost je mjerena poboljSanjem funkcije pluca ili promjenom
PEF-a (vrsnog protoka pri izdisaju koji je pokazatelj funkcije disanja) nakon godinu dana terapije. U

na disanje odrzani.
U kojoj je fazi bila procjena zahtjeva kada je povucen?

Zahtjev je povucen nakon Sto je Europska agencija za lijekove procijenila informacije koje je tvrtka
dostavila i sastavila popis pitanja za tvrtku. Nakon Sto je Agencija procijenila odgovore tvrtke na
posljednji niz pitanja, joS su uvijek postojale neke nedoumice.

Koja je bila preporuka Agencije u tom trenutku?

Na temelju pregleda podataka i odgovora tvrtke na pitanja Agencije, u trenutku povlacenja zahtjeva
Agencija je smatrala da postoje razlozi za zabrinutost te je njezino privremeno misljenje bilo da nije
moguce izdati odobrenje za lijek Puldysa za lijeCenje pogorSanja funkcije disanja u bolesnika s
Duchenneovom misi¢nom distrofijom koji ne uzimaju kortikosteroide.

Agencija je smatrala da poboljsanje funkcije pluca nije bilo konzistentno u ispitivanjima te nije bilo
jasno moze li se dugoroc¢no odrzati.

Stoga je u vrijeme povlacenja zahtjeva misljenje Agencije bilo da koristi od lijeka Puldysa ne
nadmasuju s njim povezane rizike.

Koje je razloge za povlacenje zahtjeva navela tvrtka?

U svom dopisu kojim obavjestava Agenciju o povlacenju zahtjeva, tvrtka je navela da svoj zahtjev
povlaci nakon obustavljanja glavnog ispitivanja u tijeku koje je trebalo pruziti dodatne dokaze o
djelovanju lijeka Puldysa na Duchenneovu misi¢nu distrofiju jer nije moglo ispuniti oekivane ciljeve.

Ima li ovo povlacenje zahtjeva posljedice za bolesnike u klinickim
ispitivanjima ili u programima milosrdnog davanja lijekova?

Tvrtka je obavijestila Agenciju da obustavlja sva klinic¢ka ispitivanja i programe milosrdnog davanja
lijeka Puldysa za lijeCenje Duchenneove misi¢ne distrofije. LijeCnici koji vode klini¢ka ispitivanja
kontaktirat ¢e s bolesnicima da s njima dogovore konacne kontrolne preglede.

Ako sudjelujete u klinickom ispitivanju ili programu milosrdnog davanja lijekova te su vam potrebne
dodatne informacije, obratite se lijeCniku koji vodi doti¢no klinicko ispitivanje.
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