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L-irtirar tal-applikazzjoni ghall-awtorizzazzjoni ghat-
tgeghid fis-suq ta’ Puldysa (idebenon)

Santhera Pharmaceuticals (Deutschland) GmbH irtirat I-applikazzjoni taghha ghal awtorizzazzjoni ghat-
tgeghid fis-suq ta’ Puldysa ghall-kura ta’ distrofija muskolari ta’ Duchenne.

Il-kumpanija rtirat |-applikazzjoni fit-28 ta’ Ottubru 2020.

X’inhu Puldysa u ghalxiex kien mistenni li jintuza?

Puldysa gie zviluppat bhala medic¢ina biex jikkura aggravar tat-tehid tan-nifs f'pazjenti b’distrofija
muskolari ta’ Duchenne li mhumiex geghdin jirc¢ievu kortikosterojdi.

Il-medicina fiha s-sustanza attiva idebenon u kellha tkun disponibbli bhala pilloli miksijin b'rita li
ghandhom jittiehdu mill-halqg.

I\\

Gie zviluppat bhala “medic¢ina ibrida”. Dan ifisser li kien intiz li jkun simili ghal “medic¢ina ta’ referenza”
li jkun fiha I-istess sustanza attiva u li diga hija awtorizzata fl-Unjoni Ewropea. Il-medicina ta’ referenza
hija Mnesis, li hi awtorizzata fl-Italja ghall-kura tal-glawkoma.

Puldysa kien ikklassifikat bhala “medicina orfni” (medicina li tintuza f'mard rari) fI-20 ta’ Marzu 2007
ghad-distrofija muskolari ta’ Duchenne. Aktar taghrif dwar il-klassifikazzjoni orfni jista’ jinstab
hawnhekk.

Kif jahdem Puldysa?

Is-sustanza attiva f'Puldysa, |-idebenon, hija agent antiossidant li tagixxi fuq il-mitokondriji (I-istrutturi
fic-celloli li jipproducu |-energija necessarja sabiex ikunu jistghu jifftunzjonaw ic¢-c¢elloli). F'pazjenti
b’distrofija muskolari ta’ Duchenne, il-mitokondriji ma jahdmux kif suppost u jiffurmaw forom tossici
tal-ossigenu li jaghmlu hsara li¢c-Celloli tal-muskoli. L-idebenon hija mahsuba li tghin biex ittejjeb il-
produzzjoni ta’ energija billi tirrestawra I-funzjoni mitokondrijali, b’hekk tipprevjeni hsara cellulari u t-
telf tal-funzjoni muskolari inkluz dak tal-muskoli tan-nifs.

L-idebenon hija awtorizzata wkoll fl-UE ghall-kura ta’ defi¢jenza konjittiva u tal-imgiba, |-atassija ta’
Friedreich u n-newropatija ottika ereditarja ta’ Leber.
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X'dokumentazzjoni pprezentat il-kumpanija biex tappogga l-applikazzjoni
taghha?

Il-kumpanija pprovdiet rizultati minn tliet studji ewlenin li involvew pazjenti b’distrofija muskolari ta’
Duchenne li ma kinux ged jigu kkurati bil-kortikosterojdi. F'zewg studji, Puldysa tgabbel ma’ placebo
(kura finta) u l-effikac¢ja tkejlet permezz tat-titjib fil-funzjoni tal-pulmun jew il-bidla fil-PEF (I-oghla
livell ta’ nifs ‘il barra, indikatur tal-funzjoni tan-nifs) wara sena ta’ kura. Fit-tielet studju I-pazjenti
kkurati b’Puldysa gew segwiti aktar biex jigi osservat jekk I-effetti fuq in-nifs kinux jinzammu.

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 tad-data u t-twegiba tal-kumpanija ghall-mistogsijiet tal-Agenzija, fiz-zmien
tal-irtirar, I-Agenzija xorta kellha xi thassib u |-opinjoni provvizorja taghha kienet li Puldysa ma setax
jigi awtorizzat ghall-kura ta’ aggravar tal-funzjoni tan-nifs f'pazjenti b’distrofija muskolari ta’ Duchenne
li mhumiex geghdin juzaw kortikosterojdi.

L-Agenzija kkunsidrat li I-effetti benefi¢¢jali fuq il-funzjoni tal-pulmun ma kinux konsistenti fl-istudji
kollha u ma kienx c¢ar jekk dawn setghux jinzammu fit-tul.

Ghalhekk, fiz-zmien tal-irtirar, I-opinjoni tal-Agenzija kienet li |-benefi¢¢ji ta’ Puldysa ma kinux jeghlbu
r-riskji tieghu.

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

Fl-ittra taghha li baghtet lill-Agenzija biex tgharrafha bl-irtirar tal-applikazzjoni, il-kumpanija sostniet li
gieghda tirtira I-applikazzjoni taghha wara studju ewlieni kontinwu li kien mistenni jipprovdi aktar
evidenza ghal Puldysa fid-distrofija muskolari ta’ Duchenne minhabba li ma setghetx tikseb |-ghanijiet
taghha.

Dan l-irtirar jaffettwa pazjenti fi provi klinic¢i jew fi programmi ta’ uzu
b’kompassjoni?

Il-kumpanija infurmat lill-Agenzija li I-provi klini¢i u I-programmi ta’ uzu b’kumpassjoni kollha ghal
Puldysa fid-distrofija muskolari ta’ Duchenne qeghdin jitwaqqgfu. It-tobba tal-prova klinika se
jikkuntattjaw lill-pazjenti sabiex jorganizzaw zjarat ta’ segwitu finali.

Jekk inti ged tiehu sehem fi prova klinika jew fi programm ta’ uzu b’kumpassjoni u tehtieg aktar
informazzjoni dwar il-kura tieghek, ikkuntattja lit-tabib li jkun ged jaghtik il-kura.
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