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Paraiskos gauti Upkanz (deferiprono) registracijos
pazymejimg atsiémimas

~Apotex B.V." atsiémé savo paraiSkq gauti Upkanz, skirto gydyti su pantotenato kinaze siejamg
neurodegeneracija, registracijos pazyméjima.

Bendrové paraiskg atsiémeé 2020 m. rugpjicio 10 d.

Kas yra Upkanz ir kokiais atvejais ji buvo numatyta vartoti?

Upkanz buvo sukurtas kaip vaistas, skirtas gydyti su pantotenato kinaze siejamg neurodegeneracijgq
(PKAN), kuri yra reta paveldima liga, sukelianti vis didesne Zalg smegenims ir galinti sukelti,
pavyzdZiui, distonijg (nevalingus raumeny susitraukimus), parkinsonizma ir demencijg. Pirmieji ligos
pozymiai atsiranda vaikystéje.

Upkanz sudétyje yra veikliosios medziagos deferiprono ir ji buvo numatyta tiekti per burng vartojamo
skyscio forma.

Upkanz 2018 m. birzelio 27 d. priskirtas retyjy vaisty (retoms ligoms gydyti skirty vaisty) kategorijai
pagal neurodegeneracijos smegenyse kaupiantis geleziai gydymo indikacija. Daugiau informacijos apie
vaisty priskyrima retujy vaisty kategorijai rasite Agenturos tinklalapyje adresu:
ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3182034.

Kaip veikia Upkanz?

Pacienty, kuriems diagnozuota PKAN, smegeny dalyse, jskaitant dalyvaujancius judesiy valdyme,
kaupiasi geleZis. Toks geleZies perteklius daro zalg. Upkanz veiklioji medziaga deferipronas yra geleZies
kompleksonas, t. y. organizme jungiasi su gelezimi. Taip uzkertamas kelias gelezies daromai zalai ir ji
pasisalina i$ organizmo, daugiausia su Slapimu. Buvo tikimasi, kad patekes | smegenis deferipronas
padés iSvengti gelezies kaupimosi smegeny lastelése ir taip sumazinti smegenims daromg Zala.
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Kokius dokumentus bendrové pateiké kartu su paraiska?

Bendroveé pristaté pagrindinio tyrimo, kuriame dalyvavo 89 PKAN sergantys pacientai nuo 4 mety
amziaus, rezultatus. Atliekant tyrimg, Upkanz vartojanciy pacienty distonijos sunkumo pokydiai buvo
lyginami su pacienty, gaunanciy placebg (preparatg be veikliosios medZiagos), rezultatais.

Kuriuo paraiskos nagrinéjimo etapu paraiska atsiimta?

Paraiska atsiimta, kai Europos vaisty agentiira jau buvo jvertinusi bendroveés pateiktg informacijg ir
parengusi bendrovei skirtus klausimus. Paraiskos atsiémimo metu bendrové dar nebuvo atsakiusi |
paskutinj karta pateiktus klausimus.

Kokia tuo metu buvo Agenturos rekomendacija?

Remdamasi perzitréta informacija ir bendrovés atsakymais | Agentiros parengtus klausimus, paraiskos
atsiémimo metu Agentira dar turéjo abejoniy ir buvo priémusi negalutine nuomone, kad Upkanz negali
biti registruotas PKAN gydymui. Visy pirma, Agentirai kélé susirlipinima tai, kad i$ pagrindinio tyrimo
néra aisku, kad vaistas - veiksmingas.

Todél paraiskos atsiémimo metu Agentira laikési nuomonés, kad nejrodzius vaisto veiksmingumo
Upkanz teikiama nauda néra didesné uz jo keliama rizika.

Kokias paraiskos atsiémimo priezastis nurodé bendrové?

Laiske, kuriuo Agentirai buvo pranesta apie paraiSkos atsiémima, bendrové nurode, kad vaistg
perdavus kitai bendrovei jo tobulinimas ir pateikimas rinkai vertinami iS naujo.

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

Bendrové pranesé Agentirai, kad tai neturés jokiy pasekmiy klinikiniuose tyrimuose arba labdaringo
vartojimo programose dalyvaujantiems, Upkanz vartojantiems pacientams.
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