EUROPEAN MEDICINES AGENCY

SCIENCE MEDICINES HEALTH

2022. gada 22. aprilis
EMA/219136/2022
EMEA/H/C/005433

Miplyffa (arimoklomola) registracijas apliecibas
pieteikuma atsauksSana

Orphazyme A/S atsauca Miplyffa registracijas apliecibas pieteikumu C tipa Nimana-Pika slimibas (NPC)
arstésanai pacientiem no divu gadu vecuma kombinacija ar miglustatu (citam zalém NPC arstésanai).

Uznémums pieteikumu atsauca 2022. gada 22. marta.

Kas ir Miplyffa, un kadam nolukam bija paredzets tas lietot?

Miplyffa bija paredzéts lietot pacientiem no divu gadu vecuma, lai arstétu NPC - slimibu, kas pieder pie
tas iedzimto trauc&jumu grupas, kura pieder lielakai metabolisko traucéjumu saimei, ko dévé par
“lizosomu glabasanas slimibam”, un kura divu génu, kurus dévé par NPC1 un NPC2 géniem, izmainu
rezultata tauki uzkrajas lizosomas (organisma Stinu dalas, kas noarda uzturvielas un citas vielas).

Miplyffa satur aktivo vielu arimoklomolu, un bija paredzéts, ka Sis zales biis pieejamas iekskigi
lietojamu kapsulu veida.

Miplyffa 2014. gada 19. novembri tika pieskirts reti sastopamu slimibu arstésanai paredzétu zalu
statuss NPC arstésanai. Sikaka informacija par retu slimibu arstésanai paredzéto zaju statusa
pieskirSanu ir atrodama adentiras timekla vietné: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu3141376

Ka Miplyffa darbojas?

NPC gadijuma tauku vielu uzkrasanas lizosomas samazina to sp&ju normali funkcionét un padara
membranu ap lizomé&riem nestabilu. Miplyffa aktiva viela arimoklomols ir paredzéta, lai stimulétu Stnu
dabiskos mehanismus kaitéjuma novérsanai, palielinot olbaltumvielu, kuras dévé par karstuma Soka
olbaltumvielam, veidosanos stresam paklautajas Stnas. Tiek uzskatits, ka Sis olbaltumvielas palidz
stabilizét NPC1 géna un membranas ap lizosomam sarazoto olbaltumvielu daudzumu, tad&jadi
uzlabojot lizosomu spé&ju funkcionét un noardit noteiktus taukus. Paredzams, ka tas novérsis tauku
uzkrasanos lizosomas un palidzés mazinat slimibas simptomus, kas ietver uzvedibas problémas,
macisanas traucé&jumus un gritibas kustéties un runat.
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Kadus dokumentus uznémums iesniedza pieteikuma pamatosanai?

Uznémums iesniedza viena pamatpétijuma rezultatus, kura vértéja Miplyffa efektivitati slimibas
progresésanas paléninasana laika gaita. Rezultati tika pamatoti ar 50 pacientiem vecuma no 2 lidz
18 gadiem, kuri vienu gadu sané€ma vai nu Miplyffa, vai placebo (zalu imitaciju) papildus pacienta
parastajai kliniskajai apripei (tostarp miglustatam, ja bija nepiecieSams). Efektivitate tika mérita,
izmantojot standarta skalu (5 doménu NPCCSS), kas registré simptomu smagumu laika gaita.

Uznémums iesniedza ari datus no agrinas piekluves programmas (APP), kura Miplyffa tika lietotas kopa

ar miglustatu vai bez ta.

Kura pieteikuma vértésanas posma pieteikumu atsauca?

Pieteikumu atsauca, kad Eiropas Zalu agentira bija izvértéjusi uznémuma iesniegto informaciju un
sagatavojusi jautajumu sarakstu uznémumam. Novértéjusi uznémuma sniegtas atbildes uz pedéja
posma jautajumiem, agentira konstatéja, ka dazas problémas joprojam nav atrisinatas.

Kads bija agentiiras ieteikums taja laika?
Pamatojoties uz pieejamas informacijas parskatu, atsaukSanas bridi agentirai bija iebildumi un
adgentira tobrid provizoriski atzina, ka nevar apstiprinat Miplyffa NPC arstésanai.

Adgentlira uzskatija, ka pétijuma rezultati pietiekami nepierada, ka Miplyffa efektivi uzlabo ar NPC
saistitos simptomus vai palénina slimibas progresésanu ne istermina, ne ilgtermina (péc viena gada un
ilgak). Adentdrai jo 1pasi bija bazas par to, ka tika ierosinats interpretét pétijuma rezultatus. Netika ari
apstiprinati ieguvumi no Miplyffa pievienoSanas miglustatam.

Tapéc atsauksanas bridi agentlira nespéja izdarit pozitivu secinajumu par Miplyffa efektivitati NPC

arstésana, un adgentira uzskatija, ka Miplyffa ieguvumi Saja lietoSana neatsver to radito risku.

Ka uznémums pamatoja pieteikuma atsauksanu?

Véstulé, kura uznémums informéja agentdru par pieteikuma atsauksanu, tas pazinoja, ka ir atsaucis
pieteikumu péc EMA paustajam bazam, un aplésa, ka tas nevar atrisinat pieejamaja laika.

Vai sis atteikums ietekmeé pacientus, kuri piedalas kliniskajos pétijumos?

Uznémums informé&ja agentdru, ka tas neietekmé pacientus, kuri paslaik piedalas Miplyffa kliniskajos
pétijumos.

Ja jis paslaik piedalaties kliniska pétijuma un vélaties sanemt plasaku informaciju par terapiju,
jautajiet savam kliniska pétijuma arstam.
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