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A Prohippur-ra (natrium-benzoat) vonatkozé forgalomba
hozatali engedeély iranti kérelem visszavonasa

2018. aprilis 3-an a Lucane Pharma hivatalosan értesitette az emberi felhasznalasra szant gyogyszerek
bizottsagat (CHMP), hogy vissza kivanja vonni a nem ketotikus hiperglikémia és a karbamidciklus-
zavarok kezelésére szant Prohippur-ra vonatkozo6 forgalomba hozatali engedély iranti kérelmét.

Mi a Prohippur?

Az Prohippur egy gyogyszer, melynek hatéanyaga a natrium-benzoat. Granutatum formajaban
tervezték forgalmazni.

Milyen alkalmazasra szantak a Prohippur-t?

A Prohippur-t a kovetkez6 6rokletes betegségek kezelésére szantak:
¢ nem ketotikus hiperglikémia, amely soran a glicin aminosav vérszintje abnormalisan magas.

e karbamidciklus-zavarok csoportja, amelybe olyan betegségek tartoznak, ahol a szervezetben
ammaonia formajaban el6forduld nitrogén szintje abnormalisan magas.

Nagy mennyiségben mind a glicin, mind pedig az ammoénia karos és sulyos agykarosodashoz vezethet.
A betegségek kialakulasat az anyagok eltavolitasaért felel6s enzimek hianya okozza.

2002 szeptember 11-én a Prohippur a nem ketotikus hiperglikémia kezelésére szolgald, 2016 jalius 14-
én, augusztus 29-én és november 18-an pedig a karbamidciklus-zavarok kezelésére szolgalo, ritka
betegségek elleni gydégyszer megjeldlést kapta (,,orphan medicine”). Tovabbi informacioét a ritka
betegség elleni (orphan) statusszal rendelkez6 gyogyszerekrdl itt talalhat:itt.

Hogyan fejti ki hatasat a Prohippur?

A Prohippur hatéanyaga, a natrium-benzoat, csokkenti a glicin kéros szintjét azaltal, hogy a glicinhez
kapcsolédva a vesék altal konnyebben kivalasztodd anyagot képez. A Prohippur a tdbblet nitrogén
eltavolitasat is segit, ezaltal csokkenti a szervezet ammonia szintjét.
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Milyen dokumentaciot nyudjtott be a vallalat a kérelem alatamasztasara?

A vallalat olyan kdzzétett klinikai vizsgalatok adatait nyUjtotta be, amelyek a natrium-benzoat
alkalmazasat vizsgaltak nem ketotikus hiperglikémiaban és a karbamidciklus-zavaraiban szenvedd
betegeken. A Prohippur-t nem vizsgaltak kozvetlenil ilyen betegségekben szenved6 betegekben.

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

A kérelmet azt kdvetden vontak vissza, hogy a CHMP mar értékelte a vallalat altal benyujtott
dokumentaciot, és kidolgozta a kérdéslistakat. A vallalat a visszavonas id6épontjaban még nem
véalaszolt az utols6 kérdéssorra.

Mit tartalmazott a CHMP ajanlasa az adott idopontban?

A visszavonas idépontjaban a CHMP-nak fenntartasai voltak. A CHMP szerint a kdzzétett vizsgalatok,
amelyeket a vallalat benyujtott, nem tartalmaztak elég bizonyitékot a natrium-benzoat hatasossagara
és biztonsdgossagara vonatkozdan a klilonb6z6 betegségekben. A Prohippurt nem hasznaltak tovabba
klinikai vizsgalatokban, ezért a vallalatnak olyan adatokat kellett volna benyUjtania, amelyek szerint a
Prohippur-granulatum ugyanolyan hatassal rendelkezik, mint a kdzzétett klinikai vizsgalatokban
felhasznalt natrium-benzoat. Végul, a CHMP-nek kérdései meriltek fel egy anyagrél (butilalt metakilat-
kopolimer), amely nagy mennyiségben van jelen a Prohippur-ban, valamint az alkalmazas maodjarol és
altaldnossagban véve a gyogyszer minGségellendrzésérol.

Ezért a visszavonas idépontjaban a CHMP meglatasa szerint a Prohippur elényei nem haladtéak meg a
kockéazatokat.

Mivel indokolta a vallalat a kérelem visszavonasat?

Az Ugynékséget a kérelem visszavonasardl értesitd levelében a vallalat Ugy nyilatkozott, hogy tébb
id6re lenne szliiksége, hogy megfeleld valaszokat adjon a CHMP altal feltett kérdésekre.

A visszavonasrol szo6l6 levél itt olvashat6.

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

A vallalat értesitette a CHMP-t, hogy jelenleg nem folynak klinikai vizsgalatok a Prohippur-ral, és hogy
a Franciaorszagban jovahagyott engedélyezés elGtti kezelési program a tervek szerint folytatédik.

Ha On engedélyezés elbtti kezelési programban vesz részt, és kezelését illetéen tovabbi informaciéra
van szliksége, vegye fel a kapcsolatot kezel6orvosaval.
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