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Az Upkanz-ra (deferipron) vonatkozd forgalomba hozatali
engedély iranti kérelem visszavonasa

Az Apotex B.V. visszavonta a pantotenat-kinazhoz tarsuldé neurodegeneracio kezelésére szant Upkanz
forgalomba hozatali engedélye iranti kérelmét.

A vallalat 2020. augusztus 10-én vonta vissza a kérelmet.

Milyen tipusl gydgyszer az Upkanz és milyen alkalmazasra szantak?

Az Upkanz-ot a pantotenat-kindzhoz tarsulé neurodegeneracié (PKAN) kezelésére fejlesztették ki. Ez
egy ritka Orokletes betegség, amely ndévekvd karosodast okoz az agyban, és olyan allapotokhoz
vezethet, mint példaul a disztdnia (kontrollalatlan izommozgas), parkinzonizmus és demencia. A
betegség els6 jelei gyermekkorban alakulnak ki.

Az Upkanz hatdanyaga a deferipron, és szajon at alkalmazandé folyadék formajaban allt volna
rendelkezésre.

Az Upkanz-ot 2018. junius 27-én a neurodegeneracié agyi vasfelhalmozddassal tekintetében ,ritka
betegség elleni gydgyszerré” mindsitették. A ritka betegség elleni gydgyszerré mindsitésrol tovabbi
informacié az Ugyndkség honlapjan taldlhaté:_ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu3182034.

Hogyan fejti ki hatasat az Upkanz?

A PKAN-ban szenvedl betegeknél vas halmozddik fel az agy egyes részein, beleértve a
mozgasszabalyozasban szerepet jatszé terlleteket is. Ez a tulzott vasmennyiség karosodast
eredményez. Az Upkanz hatéanyaga, a deferipron egy vaskelator, ami azt jelenti, hogy hozzakotddik a
szervezetben talalhaté vashoz. Ez megakadalyozza a vas okozta karosodas kialakulasat és lehetdvé
teszi annak kilrllését a szervezetbdl, féként a vizelettel. A deferiprontdl azt vartak, hogy az agyba
jutva segit megakadalyozni a vas felhalmozddasat az agy sejtjeiben, és igy mérsékelte volna az agyi
karosodast.
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Milyen dokumentaciot nyujtott be a vallalat a kérelem alatamasztasara?

A vallalat egy f6 vizsgalat eredményeit nyujtotta be, amelyben 89 PKAN-ban szenvedd, 4 éves vagy
annal id6sebb beteg vett részt. A vizsgalatban azt hasonlitottak 6ssze, hogy miként valtozott a
disztonia sulyossaga az Upkanz-ot kapd betegeknél, illetve a placebdt (hatéanyag nélkiili kezelést)
kapoknal.

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

A kérelmet azt kdvetéen vontak vissza, hogy az Eurdpai Gyogyszerligyntkség mar értékelte a vallalat
altal benyujtott informaciodt, és kidolgozott egy kérdéslistat. A vallalat a visszavonas idépontjaban még
nem valaszolt az utolsé kérdéssorra.

Mit tartalmazott az Ugynokség ajanlasa az adott idépontban?

A visszavonas id8pontjaban az adatok és a vallalat altal az Ugynokség kérdéseire adott valaszok
attekintése alapjan az Ugynékség részérdl néhany aggaly meriilt fel, és az volt az ideiglenes
véleménye, hogy az Upkanz alkalmazésa nem engedélyezheté a PKAN kezelésére. Nevezetesen az
Ugynokség azt vélte aggalyosnak, hogy a f6 vizsgalat nem bizonyitotta egyértelm(ien a gydgyszer
hatdsossagat.

Ezért a visszavonas idépontjaban az Ugynékség meglatdsa szerint az Upkanz elényei az igazolt
hatasossag hidnya miatt nem haladtak meg a kockazatokat.

Mivel indokolta a vallalat a kérelem visszavonasat?

Az Ugynékséget a kérelem visszavonasardl értesitd levelében a vallalat Ggy nyilatkozott, hogy miutan
a gyogyszert atadtak egy masik vallalatnak, jelenleg Ujraértékelik a fejlesztését és a forgalomba
hozatalat.

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

A vallalat tdjékoztatta az Ugynékséget, hogy a visszavonasnak az Upkanz-zal végzett klinikai
vizsgalatokban vagy engedélyezés el6tti kezelési programokban jelenleg részt vevo betegekre nézve
nincsenek kévetkezményei.
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