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Kérdések és valaszok

A Dropcys-ra (merkaptamin-hidroklorid) vonatkozo
forgalomba hozatali engedély kiadasanak elutasitasa
A felllvizsgalat eredménye

2015. december 17-én az emberi felhasznalasra szant gyégyszerek bizottsaga (Committee for
Medicinal Products for Human Use, CHMP) negativ véleményt fogadott el, amelyben javasolta a
Dropcys-ra, a cisztin aminosav szaruhartyaban (a szem ellilsé részét fed6 attetsz6 réteg) térténd
lerakddasanak megel6zésére és kezelésére szolgald készitmény forgalomba hozatali engedélyének
elutasitasat. Az EU-s engedély iranti kérelmet a Lucane Pharma vallalat nydjtotta be.

A kérelmezo a vélemény felllvizsgalatat kérte. E kérelem indoklasanak vizsgalatat kovetéen a CHMP
feltlvizsgalta eredeti véleményét, és 2016. aprilis 1-én megerdsitette a forgalomba hozatali engedély
elutasitasat.

Milyen tipusu gyogyszer a Dropcys?

A Dropcys egy merkaptamin-hidroklorid nev( (mas néven ciszteamin-hidroklorid) hatéanyagot
tartalmazé gyogyszer. Szemcsepphez val6 oldat készitésére szolgald por és oldészer formajaban
tervezték forgalmazni.

Milyen alkalmazasra szantak a Dropcys-t?

A Dropcys-t a szaruhartyat megtamado cisztindzis megel6zésére és kezelésére szantdk. A cisztindzis a
sejtekben — kiilbnosen a szaruhartya és a vese sejtjeiben — kristalyokat képz6 cisztin nevl anyag
felhalmozdédasa altal okozott ritka, 6roklott betegség.

A Dropcys 2014. oktéber 15-én a cisztindzis tekintetében ,ritka betegségek gydgyszere” mindsitést
kapott. A ritka betegség gyogyszerekénti mindsitésrél tovabbi informacio itt talalhaté:
ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.
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A merkaptamin-hidrokloridot tartalmazo6 gyégyszerek az EU-ban a cisztindzis szajon at torténd
kezelésére vannak engedélyezve. A merkaptamint tartalmazé szemészeti készitmények helyileg
készilnek, és a szem tuneteinek kezelésére szolgalnak.

Milyen hatdsmechanizmust varnak a Dropcys-tol?

A cisztinkristalyok felhalmozddasa a szaruhartya sejtjeiben karosithatja a szemet, és sulyos latasi
problémakat okozhat. Arra szamitottak, hogy a Dropcys hatéanyaga, a merkaptamin-hidroklorid,
reakcioba Iép a cisztinnel, feloldja azt, és ennek soran olyan anyagok képzédnek, amelyek
eltdvolithatdk a sejtekbdl. A gydgyszer szemben torténd alkalmazasakor arra szamitottak, hogy a
cisztin mennyisége a szaruhartya sejtjeiben csékken, és ez korlatozza a szem karosodasanak
mértékeét.

Milyen dokumentaciot nyudjtott be a vallalat a kérelem alatamasztasara®?

Mivel a merkaptamint mar sok éve hasznaljak a cisztinézis kezelésére, és alkalmazasa megalapozott, a
kérelmezd a szakirodalombdl szarmazd adatokat nyUjtott be a Dropcys-ra vonatkozé kérelme
alatdmasztaséra.

Melyek voltak a CHMP f6 aggalyai, amelyek az elutasitashoz vezettek?

A CHMP ugy vélte, hogy a kérelem alatamasztasara benyujtott, a szakirodalomban publikalt
vizsgalatok nem elégségesek. Habar a merkaptamin szemcsepp szerepét a szaruhartya lerakédasainak
kezelésében a szakirodalom, a jelenlegi klinikai javaslatok és a készitmény rutinszer( alkalmazasa a
kérhazi készitményekben jelentés mértékben alatamasztani latszik, kevés, a merkaptamin Dropcys-
Ezenkivul a CHMP-nek aggalyai mertltek fel a gyégyszer egyéb segédanyagaival kapcsolatban is,
azoknak a hosszl tavu biztonsagossagra gyakorolt hatasat illetéen, kilonésen gyermekeknél, valamint
az oldatnak az elkészités utani stabilitasara és sterilitasara vonatkozoéan.

Ezért a CHMP azt a véleményt fogalmazta meg, hogy a Dropcys elényei nem haladjak meg a
kockazatokat, és a forgalomba hozatali engedély kiadasanak elutasitasat javasolta.

A fellullvizsgalat soran a CHMP ismételten megvizsgalta a vallalat altal benyujtott adatokat. A bizottsag
megerdsitette azt a véleményét, miszerint a Dropcys hatékonysagat a szaruhartya-lerakédasok
kezelésében nem igazoltak kelléen, és hogy megoldatlan kérdések maradtak a gydgyszerforma
tekintetében, valamint a készitmény hosszu tavu biztonsagossagat és sterilitasat illetéen. Ezért a
CHMP megerdésitette korabbi javaslatat , miszerint a gydgyszer forgalomba hozatali engedélyének
kiadasat meg kell tagadni.

Milyen kdvetkezmeényekkel jar az elutasitas azokra a betegekre nézve, akik
klinikai vizsgalatokban vagy az engedélyezés elotti kezelési programokban
vesznek részt?

A vallalat tajékoztatta a CHMP-t, hogy jelenleg nem folynak a Dropcys-szal végzett klinikai vizsgalatok
és engedélyezés el6tti kezelési programok.
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