EUROPEAN MEDICINES AGENCY

SCIENCE MEDICINES HEALTH

2020. november 13.
EMA/594092/2020
EMEA/H/C/005123

A Puldysa-ra (idebenon) vonatkozo6 forgalombahozatali
engedély iranti kérelem visszavonasa

A Santhera Pharmaceuticals (Deutschland) GmbH visszavonta a Duchenne-féle izomsorvadas
kezelésére szant Puldysa-ra vonatkozo6 forgalombahozatali engedély iranti kérelmét.

A véllalat 2020. oktober 28-an vonta vissza a kérelmet.

Milyen tipusi( gydgyszer a Puldysa és milyen alkalmazasra szantak?

A Puldysa-t Duchenne-féle izomsorvadasban szenvedd, kortikoszteroidokat nem kapo6 betegeknél a
romld tudéfunkcidé kezelésére fejlesztették ki.

A gydgyszer hatéanyagként idebenont tartalmaz, és szajon at szedend6 filmtabletta formajaban kerilt
volna forgalomba.

A Puldysa-t ,hibrid gydgyszerként” fejlesztették ki. Ez azt jelenti, hogy a Puldysa-t egy, az Eurépai
Unidban mar engedélyezett ,referencia-gydgyszerhez” hasonlénak szantak, amely ugyanazt a
hatdéanyagot tartalmazza. A referencia-gydgyszer a Mnesis, Olaszorszagban a glaukéma kezelésére
engedélyezett gydgyszer.

A Puldysa-t 2007. marcius 20-an a Duchenne-féle izomsorvadas tekintetében ,ritka betegség elleni
gyogyszerré” mindsitették. A ritka betegség elleni gydgyszerré mingsitésrél tovabbi informacio itt
talalhato.

Hogyan fejti ki hatasat a Puldysa?

A Puldysa hatdéanyaga, az idebenon egy antioxidans, amely a mitokondriumokra hat (ezek a sejt
belsejében taldlhatd struktirak, amelyek a sejt mikodéséhez sziikséges energiat termelik). A
Duchenne-féle izomsorvadasban szenvedd betegeknél a mitokondriumok nem m(ikédnek megfeleléen
és az oxigén mérgez6 formait termelik, amelyek karositjak az izomsejteket. Az idebenon vélhetéen
azaltal segit javitani az energiatermelést, hogy visszaallitja a mitokondrialis funkciot, igy
megakadalyozza a sejtkarosodast és az izomfunkcid-vesztést (ideértve a Iégz6izmok funkcidvesztését
is).
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Az idebenon az Eurépai Unidban a kognitiv és viselkedési deficitek, a Friedreich-ataxia és a Leber-féle
0roklédo optikus neuropatia kezelésére is engedélyezett.

Milyen dokumentaciot nyuajtott be a vallalat a kérelem alatamasztasara?

A vallalat harom f6 vizsgalat eredményeit nyujtotta be, amelyeket Duchenne-féle izomsorvadasban
szenvedd, kortikoszteroidokkal nem kezelt betegekkel végeztek. Két vizsgalatban a Puldysa-t
placebdval (hatéanyag nélkili kezelés) hasonlitottak Gssze, és a hatékonysagot a tiddéfunkcid
javulasaval vagy a PEF (kilégzési cslicsaramlas, a Iégzésfunkcid indikatora) valtozasaval mérték egy év
kezelés utdn. A harmadik vizsgalatban a Puldysa-val kezelt betegeket hosszabb ideig megfigyelés alatt
tartottak annak megallapitasa érdekében, hogy a légzésre kifejtett hatas fennmarad-e.

A visszavonas el6tt meddig jutott el a kérelem az elbiralasi folyamatban?

A kérelmet azt kovetden vontak vissza, hogy az Eurdpai Gydgyszeriigyndkség mar értékelte a vallalat
altal benyujtott informacidt, és kidolgozott egy kérdéslistat. Miutan az Ugyndkség értékelte a
vallalatnak az utols6 kérdéssorra adott valaszait, még mindig maradt néhany megoldatlan probléma.

Mit tartalmazott az Ugynokség ajanlasa az adott idépontban?

A visszavonas id6pontjadban az adatok és a vallalat altal az Ugynokség listdjan szerepl8 kérdésekre
adott valaszok attekintése alapjan az Ugyndkség részérél néhany aggdly meriilt fel, és az volt az
ideiglenes véleménye, hogy a Puldysa alkalmazasa nem engedélyezhet6 a Duchenne-féle
izomsorvadasban szenvedd, kortikoszteroidokat nem kapo6 betegek romloé légzésfunkcidjanak
kezelésére.

Az Ugynékség Ugy vélte, hogy a tidSfunkcidra kifejtett eldnyds hatdsok nem jelentkeztek
kovetkezetesen minden vizsgalatban, és nem tisztaztak, hogy azok hosszu tavon fennmaradnak-e.

Ezért a visszavonas idépontjaban az Ugyndkség meglatésa szerint a Puldysa el6nyei nem haladtdk meg
a kockazatokat.

Mivel indokolta a vallalat a kérelem visszavonasat?

Az Ugynoékséget a kérelem visszavonasardl értesit§ levelében a vallalat Ugy nyilatkozott, hogy kérelmét
azutan vonja vissza, hogy egy, a Duchenne-féle izomsorvadas vonatkozasaban a Puldysa-rél tovabbi
adatok biztositasara iranyuld, folyamatban lévo f6 vizsgalatot ledllitottak, mivel nem sikertlt elérni
annak célkit(izéseit.

Milyen kovetkezményekkel jar a visszavonas azokra a betegekre nézve,
akik részt vesznek klinikai vizsgalatokban vagy engedélyezés elotti kezelési
programokban?

A vdllalat tdjékoztatta az Ugynokséget, hogy a Duchenne-féle izomsorvadasra vonatkozdan a Puldysa-
val végzett valamennyi klinikai vizsgalatot és engedélyezés el6tti kezelési programot leéllitanak. A
klinikai vizsgalatokban részt vevl orvosok id6épontot fognak egyeztetni a betegekkel a végsé
utdkovetési vizsgalatokra.

Ha On ilyen klinikai vizsgalatban vagy engedélyezés el6tti kezelési programban vesz részt, és kezelését
illet6en tovabbi informacidra van sziiksége, vegye fel a kapcsolatot kezelGorvosaval.
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