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L-irtirar tal-applikazzjoni ghall-awtorizzazzjoni ghat-
tgeghid fis-suq ta’ Miplyffa (arimoclomol)

Orphazyme A/S irtirat I-applikazzjoni taghha ghall-awtorizzazzjoni ghat-tgeghid fis-suq ta’ Miplyffa
ghall-kura tal-marda Niemann-Pick tat-tip C (NPC) f'pazjenti li ghandhom minn sentejn ‘il fuq flimkien
ma’ miglustat (medicina ohra biex tikkura I-NPC).

Il-kumpanija rtirat I-applikazzjoni fit-22 ta’ Marzu 2022.
X’inhu Miplyffa u ghal xiex kien mahsub li jintuza?

Miplyffa kien mahsub biex jintuza f'pazjenti li ghandhom sentejn jew aktar ghall-kura tal-NPC, marda li
tappartjeni ghal grupp ta’ disturbi li jintirtu li jappartjenu ghall-familja akbar ta’ disturbi metabolici
msejha “mard ta’ hazna lizozomali”, li fihom ix-xahmijiet jakkumulaw fil-lizozomi (partijiet tac-celloli
tal-gisem li jkissru n-nutrijenti u materjali ohra) ikkawzati minn bidliet f’zewg geni msejha NPC1 u
NPC2.

Miplyffa fih is-sustanza attiva arimoclomol u kellu jigi bhala kapsuli li ghandhom jittiehdu mill-halqg.

Miplyffa gie kklassifikat bhala ‘medicina orfni’ (medicina li tintuza f'mard rari) fid-19 ta’ Novembru
2014 ghall-kura tal-NPC. Aktar taghrif dwar il-klassifikazzjoni orfni jista’ jinstab fuq is-sit web tal-
Adgenzija: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3141376

Kif jahdem Miplyffa?

FL-NPC I-akkumulazzjoni ta’ sustanzi xahmin fil-lizozomi tnaqqgas I-abbilta taghhom li jifftunzjonaw
b’mod normali u taghmel il-membrana madwar il-lizozomi instabbli. Is-sustanza attiva f'Miplyffa, |-
arimoclomol, hija mahsuba biex tistimula I-mekkanizmi naturali ta¢-cellola biex tlahhaq mal-hsara, billi
zzid il-produzzjoni ta’ proteini msejha proteini ta’ xokk mis-shana f'celloli li huma taht stress. Dawn il-
proteini huma mahsuba li jghinu biex jistabbilizzaw il-proteina prodotta mill-gene NPC1 u I-membrana
madwar il-lizozomi, u b’hekk itejbu I-abbilta tal-lizozomi li jiffunzjonaw u jkissru certi xahmijiet. Dan
huwa mistenni li jevita I-akkumulazzjoni ta’ xahmijiet fil-lizozomi u jghin biex inaggas is-sintomi tal-
marda, li jinkludu problemi fl-imgiba, dizabilitajiet fit-taghlim, u diffikulta biex ticcaglaqg u titkellem.
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X'dokumentazzjoni pprezentat il-kumpanija biex tappogga l-applikazzjoni
taghha?

Il-kumpanija pprovdiet ir-rizultati ta’ studju ewlieni wiehed li hares lejn I-effikac¢ja ta’ Miplyffa fit-
tnaqqis tal-progressjoni tal-marda maz-zmien. Ir-rizultati kienu bbazati fug 50 pazjent ta’ bejn sentejn
u 18-il sena li rcevew jew Miplyffa jew placebo (kura finta) ghal sena, flimkien mal-kura klinika ta’
rutina tal-pazjent (inkluz miglustat fejn applikabbli). L-effikac¢ja tkejlet bl-uzu ta’ skala standard
(NPCCSS ta’ 5 dominji) li tirregistra s-severita tas-sintomi maz-zmien.

Il-kumpanija pprezentat ukoll data minn programm ta’ ac¢cess bikri (EAP) fejn Miplyffa nghata ma’ jew
minghajr miglustat.

Sa fejn kienet waslet I-evalwazzjoni tal-applikazzjoni qabel ma din giet
irtirata?

L-applikazzjoni giet irtirata wara li I-Agenzija Ewropea ghall-Medicini kienet evalwat I-informazzjoni
mill-kumpanija u hejjiet mistogsijiet ghall-kumpanija. Wara li [-Agenzija kienet ivvalutat it-twegibiet
tal-kumpanija ghall-ahhar lista ta” mistogsijiet, kien ghad hemm xi kwistjonijiet mhux rizolti.

X'kienet ir-rakkomandazzjoni tal-Agenzija dak iz-zmien?

Fugq il-bazi tar-revizjoni tal-informazzjoni disponibbli, fiz-zmien tal-irtirar, I-Agenzija kellha xi thassib u
|I-opinjoni provvizorja taghha kienet li Miplyffa ma setax jigi awtorizzat ghall-kura ta’ NPC.

L-Agenzija kkunsidrat li r-rizultati tal-istudju ma wrewx bizzejjed li Miplyffa kien effikaci fit-titjib tas-
sintomi relatati mal-NPC jew fit-tnaqqis tal-progressjoni tal-marda, la fit-terminu qasir u lanqas fit-tul
(wara sena u aktar). B'mod partikolari, I-Agenzija kellha thassib dwar il-mod kif gie propost li jigu
interpretati r-rizultati mill-istudju. Barra minn hekk, il-benefi¢¢ji taz-zieda ta’ Miplyffa ma’ miglustat ma
gewx ikkonfermati.

Ghalhekk, fiz-zmien tal-irtirar, I-Agenzija ma setghetx tasal ghal konkluzjoni pozittiva dwar |-effikacja
ta’ Miplyffa fil-kura tal-NPC u |-opinjoni taghha kienet li I-benefi¢¢ji ta’ Miplyffa f'dan I-uzu ma kinux
akbar mir-riskji tieghu.

X’kienu r-ragunijiet moghtija mill-kumpanija ghall-irtirar tal-applikazzjoni?

Fl-ittra li baghtet lill-Agenzija biex tgharrafha bl-irtirar tal-applikazzjoni, il-kumpanija sostniet li hija
rtirat lI-applikazzjoni taghha wara t-thassib tal-EMA u I-istima taghhom li dawn ma setghux jigu
indirizzati fiz-zmien disponibbli.

Dan ir-rifjut jaffettwa lill-pazjenti fi provi klinici?

II-kumpanija infurmat lill-Agenzija li ma hemm I|-ebda konsegwenza ghall-pazjenti pazjenti li bhalissa
huma ghaddejjin minn provi klini¢i bl-uzu ta’ Miplyffa.

Jekk inti ged tiehu sehem fi prova klinika u tehtieg aktar informazzjoni dwar il-kura tieghek, tkellem
mat-tabib tal-prova klinika tieghek.
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