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Paraiskos gauti Miplyffa (arimoklomolo) registracijos
pazymejimg atsiémimas

Bendrové ,,Orphazyme A/S" atsiémé savo paraiska gauti Miplyffa, skirto 2 mety ir vyresniy pacienty,
serganciy C tipo Nimano-Piko (angl. Niemann-Pick) liga, gydymui, kai Sis vaistas vartojamas kartu su
miglustatu (kitu C tipo Nimano-Piko ligai gydyti skirtu vaistu), registracijos pazymeéjima.

Bendrové atsiémé paraiska 2022 m. kovo 22 d.

Kas yra Miplyffa ir kokiais atvejais jji buvo numatyta vartoti?

Miplyffa buvo skirtas gydyti 2 mety ir vyresnius pacientus, sergancius C tipo Nimano-Piko liga, t. y.
liga, priklausancia paveldimy, sutrikimy grupei, esanciai didesnés lizosomy kaupimo ligomis, kai dél
dviejy genu, vadinamy NPC1 ir NPC2, pokyciy riebalai kaupiasi lizosomose (maistines ir kitas
medziagas skaidanciose kiino Igsteliy dalyse), vadinamy metaboliniy sutrikimy grupés dalimi.

Miplyffa sudétyje yra veikliosios medziagos arimoklomolo, ir ji buvo numatoma tiekti per burng
vartojamy kapsuliy forma.

Miplyffa 2014 m. lapkricio 19 d.pagal C tipo Nimano-Piko ligos gydymo indikacijg buvo priskirtas retyjy
vaisty (retoms ligoms gydyti skirty vaisty) kategorijai. Daugiau informacijos apie vaisty priskyrimg
retyjy vaisty kategorijai rasite Agentiros tinklalapyje adresu:
ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3141376

Kaip veikia Miplyffa?

Sergant C tipo Nimano-Piko liga dél riebaliniy medziagy kaupimosi lizosomose mazéja Siy gebéjimas
normaliai veikti ir dél to lizosomas juosianti membrana tampa nestabili. Veikliosios Miplyffa medziagos
arimoklomolo paskirtis - paskatinti natlralius lgstelés mechanizmus atitaisyti zalg, t. y. padidinti
Siluminio Soko baltymais vadinamy baltymy gamybg streso paveiktose lgstelése. Manoma, kad Sie
baltymai padeda stabilizuoti NPC1 geno ir lizosomas juosiancioje membranoje gaminamag baltyma ir
taip pagerinti lizosomy gebéjimag veikti ir skaidyti tam tikrus riebalus. Tai turéty padéti iSvengti riebaly
kaupimosi lizosomose ir palengvinti ligos simptomus, kaip antai elgesio sunkumus, mokymosi
sutrikimus ir judéjimo bei kalbéjimo sunkumus.
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Kokius dokumentus bendrové pateiké kartu su paraiska?

Bendrové pateiké vieno pagrindinio tyrimo, kurio metu buvo vertinamas Miplyffa veiksmingumas
siekiant sulétinti ligos progresavima laikui bégant, rezultatus. Tyrimo rezultatai buvo pagristi 50
pacienty nuo 2 iki 18 mety, kuriems vienus metus be jprastos klinikinés priezitiros (jskaitant
miglustata, kai taikytina) buvo skiriamas Miplyffa arba placebas (preparatas be veikliosios medziagos).
Veiksmingumas buvo vertinamas pagal standartine skale (5 sri¢iy NPCCSS), pagal kurig laikui bégant
buvo registruojamas simptomy sunkumas.

Bendrové taip pat pateiké iS ankstyvos galimybés gauti vaistus programos gautus duomenis, kai
Miplyffa buvo skiriamas kartu su miglustatu arba be jo.

Kuriuo paraiskos nagrinéjimo etapu paraiska atsiimta?

Paraiska atsiimta, kai Europos vaisty agentiira jau buvo jvertinusi bendroveés pateiktg informacijg ir
parengusi bendrovei skirtus klausimus. Agenturai jvertinus bendrovés atsakymus | paskutinj kartg
pateiktus klausimus, vis dar buvo like neiSspresty klausimuy.

Kokia tuo metu buvo Agenturos rekomendacija?

Remdamasi perzitréta turima informacija, paraiSkos atsiemimo metu Agentiira turéjo abejoniy ir buvo
priémusi negalutine nuomone, kad Miplyffa negali biti registruotas C tipo Nimano-Piko ligos gydymui.

Agentira laikési nuomonés, jog Sio tyrimo rezultaty nepakanka, kad bity galima jrodyti, jog Miplyffa
veiksmingai malsSina su C tipo Nimano-Piko liga susijusius simptomus arba stabdo ligos progresavima
tiek trumpuoju, tiek ilguoju laikotarpiu (po vieny mety ir véliau). Visy pirma Agentira turéjo abejoniy
dél to, kaip buvo pasillyta aiskinti tyrimo rezultatus. Be to, miglustato derinio su Miplyffa nauda
nebuvo patvirtinta.

Todél paraiskos atsiémimo metu Agentira negaléjo padaryti teigiamos iSvados dél Miplyffa
veiksmingumo gydant C tipo Nimano-Piko ligg ir laikési nuomonés, kad pagal Sig indikacija vartojamo
Miplyffa nauda néra didesné uz jo keliama rizika.

Kokias paraiskos atsiémimo priezastis nurodé bendrové?

Laiske, kuriuo Agentirai pranesta apie paraiSkos atsi€mima, bendrové nurodé savo paraiska atsiimanti
dél EMA isreiksty abejoniy ir remdamasi savo vertinimu, kad Siy abejoniy nebuvo galima iSspresti per
turima laika.

Ar sSi rekomendacija turés jtakos pacientams, dalyvaujantiems klinikiniuose
tyrimuose?

Bendrové pranesé Agentirai, kad Sios paraiskos atsiémimas neturés jokiy pasekmiy pacientams,
dalyvaujantiems klinikiniuose tyrimuose, kuriy metu vartojamas Miplyffa.

Jei dalyvaujate klinikiniame tyrime ir pageidaujate gauti daugiau informacijos apie jums taikomg
gydyma, pasikalbékite su savo klinikinio tyrimo gydytoju.
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