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A Sohonos-ra (palovarotén) vonatkozé
forgalombahozatali engedély elutasitasa

A felllvizsgalat megerdsiti az elutasitast

Eredeti véleményének fellilvizsgalatat kovetéen az Eurdpai Gydgyszerligynokség megerdsitette a
fibrodysplasia ossificans progressiva (FOP) kezelésére szant Sohonos-ra vonatkozé forgalombahozatali
engedély elutasitdsara irdnyuld ajanlasat. Az FOP egy ritka genetikai betegség, amely a
csontrendszeren kivl taldlhaté helyeken okoz tovabbi csontszovetképzddést (ezt a folyamatot
heterotdp csontképz6désnek nevezik), példaul az iztletekben, az izmokban, az inakban és a
szalagokban, ami fokozatosan cs6kkend mobilitdshoz és mas sulyos karosodasokhoz vezet.

Az Ugyndkség 2023. majus 25-én adta ki a feliilvizsgalatot kévetd véleményét. Az Ugyndkség az
eredeti véleményét 2023. januar 26-an adta ki. A Sohonos engedélyezését kérelmezd vallalat, az Ipsen
Pharma az Eurdpai Gydgyszerligynokség eredeti véleményének fellilvizsgalatat kérte.

Milyen tipusi gyogyszer a Sohonos és milyen alkalmazasra szantak?

A Sohonos-t az FOP-ben szenvedd felnétteknél és gyermekeknél (8 évesnél id6sebb lanyoknal és 10
évesnél idésebb fiuknal) az izliletekben, az izmokban, az inakban és a szalagokban végbemend
rendellenes csontképzddés csokkentésére szantdk. A gydgyszer hatéanyaga a palovarotén, és szajon
at, naponta alkalmazandé kapszula formajaban kivantak forgalomba hozni.

A Sohonos-t 2014. november 19-én az FOP kezelése tekintetében ,ritka betegség elleni gydgyszerré”
min&sitették. A ritka betegség elleni gyégyszerré mindsitésrdl tovabbi informacié az Ugynéks ég
honlapjan taldlhatd: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3-14-1368.

Hogyan fejti ki hatasat a Sohonos?

A Sohonos hatéanyaga, a palovarotén a retinoidok néven ismert gyogyszerek osztalyaba tartozik. A
csontképzddésben részt vevd sejtekben jelen 1évd retinsav receptorhoz (gamma) kotédik. Ezekhez a
receptorokhoz kétédve a gydgyszer a csontképzddést csokkentd folyamatokat indit el. Ez a
varakozasok szerint enyhitette volna a betegség tlineteit.
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Milyen dokumentaciot nyajtott be a vallalat a kérelem alatamasztasara?

A vallalat egy f6 vizsgalat eredményeit nyGjtotta be, amelyben 107, FOP-ben szenvedd feln6tt és
gyermek vett részt. A vizsgalat valamennyi résztvevéje Sohonos-t kapott, és a vizsgalati
eredményeket egy masodik vizsgalat eredményeivel hasonlitottdk 6ssze, amelyben 114 olyan, FOP-ben
szenvedl beteg vett részt, akik nem részesiiltek kezelésben.

A f6 vizsgalatban a hatadsossdag f6 mutatdja a betegeknél Gjonnan képzddott heterotdp csontszdévet
mennyiségének valtozasa volt.

Melyek voltak a forgalombahozatali engedély elutasitasanak fo okai?

Az eredeti értékelés idején az Ugyndkség Ugy itélte meg, hogy a gydgyszer elé nyeire vonatkozdan nem
lehet hatarozott kévetkeztetéseket levonni, mivel a kérelmezd kdvetkeztetése olyan utdlagos elemzésen
alapult, amely sem tudomanyosan, sem klinikailag nem volt megalapozott, tovabba az el6re
meghatarozott vizsgalati célok nem teljestiltek. Ezenfeltl mas vizsgalatokbdl szarmazd eredmények és
a rendelkezésre all, korlatozott hosszu tavu klinikai adatok nem tamasztottdk ald a hatdsossédgot. Ami
a biztonsagossagot illeti, a vallalat altal javasolt kockazatminimalizald intézkedésekkel nem lehetett
megfeleléen mérsékelni a physealis korai zadrdédasanak (a hosszi csontok végén taldlhatd Uj
csontképzddési terlletek sérlilése, amely megakadalyozza a csontok normalis novekedését) a
kockdazatat, ami ndvésben 1év6 betegeknél a retinoidkezelés ismert kockazata. Ezenkiviil az Ugyndkség
Ugy itélte meg, hogy a hatéanyag minGségével kapcsolatos néhany kérdést nem sikerilt megoldani.

Ezek az aggalyok nem valtoztak a benyUjtott adatok feliilvizsgalatat kdvetden, és az Ugyndkség
véleménye ezért tovabbra is az volt, hogy a Sohonos minéségét, biztonsadgossagat és hatasossagat
nem igazoltdk megfelel6en. Az Ugyndkség ezért arra a kdvetkeztetésre jutott, hogy a Sohonos elényei
nem haladjak meg a kockazatokat, és a forgalombahozatali engedély kiadasanak elutasitasat
javasolta.

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

A vallalat tdjékoztatta az Ugyndkséget, hogy a Sohonos-szal végzett klinikai vizsgalatokban vagy
engedélyezés el6tti kezelési programokban jelenleg részt vevé betegekre nézve nincsenek
kovetkezmények.

Ha On ilyen klinikai vizsgalatban vagy engedélyezés el6tti kezelési programban vesz részt, és kezelését
illetden tovabbi informacidra van sziksége, vegye fel a kapcsolatot kezel6orvosaval.
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