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Paraiskos gauti Puldysa (idebenono) registracijos
pazymejimg atsiémimas

Bendrové ,Santhera Pharmaceuticals GmbH" (Vokietija) atsiémé savo paraiSkg gauti vaisto Puldysa,
skirto Diuseno raumeny distrofijos gydymui, registracijos pazyméjima.

Bendrové paraiskg atsiémé 2020 m. spalio 28 d.

Kas yra Puldysa ir kokiais atvejais buvo numatyta jj vartoti?

Puldysa buvo kuriamas kaip vaistas, skirtas Diuseno raumeny_ distrofija serganciy pacienty, kurie
nevartoja kortikosteroidy, kvépavimo funkcijos silpnéjimui gydyti.

Vaisto sudétyje yra veikliosios medziagos idebenono ir jj buvo numatyta tiekti geriamuyjy plévele
dengty tablecdiy forma.

Puldysa buvo sukurtas kaip hibridinis vaistas. Tai reiskia, kad jis turéjo biti panasus | vadinamajj
referencinj vaistinj preparata, kurio sudétyje yra tos pacios veikliosios medziagos ir kuris jau
iregistruotas Europos Sajungoje. Referencinis vaistinis preparatas yra Mnesis - Italijoje jregistruotas
vaistas, skirtas glaukomai gydyti.

2007 m. kovo 20 d. Puldysa buvo priskirtas retyjy vaisty (retoms ligoms gydyti skirty vaisty)
kategorijai pagal Diuseno raumeny distrofijos indikacija. Daugiau informacijos apie vaisty priskyrima
retyjy vaisty kategorijai rasite cia.

Kaip veikia Puldysa?

Puldysa veiklioji medziaga idebenonas yra antioksidantas, kuris veikia mitochondrijas (lastelés
struktdrinius komponentus, gaminandius lasteliy funkcionavimui biting energijq). Pacienty, serganciy
Diuseno raumeny distrofija, mitochondrijos veikia netinkamai ir gamina toksisky formy deguonj, kuris
pazeidzia raumeny lasteles. Manoma, kad idebenonas padeda gerinti energijos gamybg atitaisydamas
mitochondrijy funkcija ir taip uzkerta kelig lasteliy pazeidimui bei raumeny, jskaitant naudojamy
kvépavimui, funkcijos praradimui.
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Idebenonas taip pat jregistruotas ES pagal kognityviniy ir elgsenos sutrikimuy, Friedreicho ataksijos ir
paveldimos Leberio regos nervo ataksijos gydymo indikacijas.

Kokius dokumentus bendrové pateiké kartu su paraiska?

Bendrové pateiké trijy pagrindiniy tyrimy rezultatus; juose dalyvavo 64 Diuseno raumeny distrofija
sergantys pacientai, kurie nebuvo gydomi kortikosteroidais. Dviejuose tyrimuose Puldysa buvo
lyginamas su placebu (vaistu be veikliosios medziagos), o jo veiksmingumas buvo vertinamas pagal
plaudiy funkcijos pageréjima arba iSkvepiamojo oro srauto (kvépavimo funkcijos rodiklio) pokytj po
vieny mety gydymo. Atliekant trecigjj tyrimga, Puldysa gydyti pacientai buvo stebimi ilgesnj laika,
siekiant nustatyti, ar pavyko islaikyti vaisto poveikj kvépavimui.

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 perzitrétais duomenimis ir bendrovés atsakymais | Agentiiros parengtus klausimus,
paraiskos atsiémimo metu Agentiira vis dar turéjo abejoniy ir buvo priémusi negalutine nuomone, kad
Puldysa negali biti registruotas Diuseno raumeny distrofija serganciy pacienty, kurie nevartoja
kortikosteroidy, kvépavimo funkcijos silpnéjimo gydymui.

Agentira laikési nuomonés, kad skirtinguose tyrimuose plauciy funkcijai palankus vaisto poveikis buvo
nevienodas ir kad neaisku, ar tokj poveikj bty galima isSlaikyti ilgg laika.

Todél paraiskos atsiémimo metu Agentira laikési nuomonés, kad Puldysa teikiama nauda néra didesné
uz jo keliama rizika.

Kokias paraiskos atsiémimo priezastis nurodé bendrové?

LaisSke, kuriuo Agentlirai pranesta apie paraiskos atsiémima, bendrové nurodé paraiska atsiimanti dél
to, kad atliekamas pagrindinis tyrimas, kuris turéjo pateikti papildomy Puldysa veiksmingumo Diuseno
raumeny_ distrofija sergantiems pacientams duomenuy, buvo nutrauktas, nes numatyti tikslai nepasiekti.

Ar Sios paraiskos atsiémimas turés jtakos pacientams, dalyvaujantiems
klinikiniuose tyrimuose arba labdaringo vartojimo programose?

Bendroveé informavo Agentlirg, kad visi Puldysa klinikiniai tyrimai ir labdaringo vartojimo programos,
kuriomis gydoma Diuseno raumeny distrofija, nutraukiami. Klinikiniy tyrimy gydytojai susisieks su
pacientais, kad galéty suorganizuoti galutinius kontrolinius vizitus.

Jeigu dalyvaujate klinikiniame tyrime arba labdaringo vartojimo programoje ir pageidaujate gauti
daugiau informacijos, pasikalbékite su savo klinikinio tyrimo gydytoju.
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