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Wycofanie wniosku o dopuszczenie do obrotu dotyczgcego
produktu Puldysa (idebenon)

Firma Santhera Pharmaceuticals (Deutschland) GmbH wycofata swdj wniosek o dopuszczenie do obrotu
produktu Puldysa, ktory miat by¢ stosowany w leczeniu dystrofii miesniowej Duchenne'a.

Firma wycofata wniosek w dniu 28 pazdziernika 2020 r.

Co to jest produkt Puldysa i w jakim celu miat by¢ stosowany?

Produkt Puldysa opracowano jako lek stosowany w leczeniu nasilajgcych sie problemoéw z oddychaniem
u pacjentow z dystrofig miesniowg Duchenne’a, ktdrzy nie otrzymujg kortykosteroiddw.

Substancjg czynng zawartg w leku jest idebenon. Lek miat by¢ dostepny w postaci tabletek
powlekanych do stosowania doustnego.

Lek opracowano jako ,lek hybrydowy”. Oznacza to, ze miat on by¢ podobny do leku referencyjnego
zawierajgcego te samag substancje czynna, ktéry jest juz dopuszczony do obrotu w Unii Europejskiej.
Lekiem referencyjnym jest Mnesis dopuszczony do obrotu we Wtoszech ze wskazaniem do stosowania
w leczeniu jaskry.

W dniu 20 marca 2007 r. lek Puldysa uznano za ,lek sierocy” (lek stosowany w rzadkich chorobach) w
leczeniu dystrofii miesniowej Duchenne'a. Wiecej informacji na temat uznania za lek sierocy mozna
znalez¢ tutaj.

Jak dziata lek Puldysa

Substancja czynna leku Puldysa, idebenon, jest przeciwutleniaczem oddziatujagcym na mitochondria
(struktury wewnatrzkomoérkowe wytwarzajgce energie niezbedng dla funkcjonowania komoérek). U
pacjentéw z dystrofig miesniowg Duchenne'a mitochondria nie dziataja prawidtowo i wytwarzajq
toksyczne formy tlenu, ktére uszkadzajg komérki miesniowe. Uwaza sie, ze idebenon poprawia
wytwarzanie energii poprzez przywrocenie dziatania mitochondridw, zapobiegajac w ten sposéb
uszkodzeniu komorek i utracie czynnosci miesni, w tym réwniez miesni oddechowych.
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Idebenon jest réwniez dopuszczony do obrotu na terenie UE w leczeniu zaburzen funkcji poznawczych i
behawioralnych, ataksji Friedreicha i dziedzicznej neuropatii nerwu wzrokowego Lebera.

Jaka dokumentacje przedstawita firma na poparcie wniosku?

Firma przedstawita wyniki z trzech badan gtdwnych z udziatem pacjentéw z dystrofig miesniowg
Duchenne'a, ktérzy nie byli leczeni kortykosteroidami. W dwdch badaniach lek Puldysa poréwnywano z
placebo (leczeniem pozorowanym), a skuteczno$¢ mierzono na podstawie poprawy czynnosci ptuc lub
zmiany PEF (naptyw oddechowy, wskaznik czynnosci oddechowych) po roku leczenia. W trzecim
badaniu pacjentéw otrzymujacych lek Puldysa monitorowano dtuzej w celu stwierdzenia, czy skutki
jego dziatania na oddychanie utrzymywaty sie.

Na jakim etapie znajdowatla sie ocena w momencie wycofania wniosku?

Whniosek wycofano po przeprowadzeniu przez Europejska Agencje Lekow oceny informacji
przedtozonych przez firme i przygotowaniu listy pytan. Po tym, jak Agencja ocenita odpowiedzi firmy
na ostatnig serie pytan, kilka kwestii pozostato nierozwigzanych.

Jakie zalecenia wydata wéwczas Agencja?

Na podstawie przegladu danych i odpowiedzi firmy na pytania Agencji w momencie wycofania wniosku
Agencja wcigz zgtaszata pewne zastrzezenia i w swojej wstepnej opinii wskazywata, ze lek Puldysa nie
moze by¢ zatwierdzony w leczeniu nasilajgcych sie problemdéw z oddychaniem u pacjentéw z dystrofig
miesniowa Duchenne’a, ktorzy nie otrzymuja kortykosteroidow.

Agencja uznata, ze korzystne skutki dziatania na czynnos$¢ ptuc wykazane w réznych badaniach nie byty
spojne i nie byto jasne, czy mogty sie one utrzymywac dtugoterminowo.

Dlatego tez w momencie wycofania wniosku zdaniem Agencji korzysci ze stosowania produktu Puldysa
nie przewyzszaty ryzyka.

Jakie przyczyny wycofania wniosku podata firma?

W swoim pismie powiadamiajacym Agencje o wycofaniu wniosku firma o$wiadczyta, ze wycofuje
wniosek po przerwaniu trwajgacego badania gtéwnego, ktére miato dostarczy¢ dalszych dowodoéw
dotyczacych stosowania produktu Puldysa w dystrofii miesniowej Duchenne’a, gdyz osiggniecie celu nie
byto mozliwe.

Jakie s skutki wycofania dla pacjentéw uczestniczacych w badaniach
klinicznych lub programach ,leczenia ostatniej szansy”?

Firma powiadomita Agencje, ze przerywa wszystkie badania kliniczne i programy ,leczenia ostatniej
szansy” z uzyciem produktu Puldysa. Lekarze prowadzacy badania kliniczne skontaktuja sie z
pacjentami w celu zorganizowania ostatecznych wizyt kontrolnych.

Osoby biorace udziat w badaniu klinicznym lub programie ,leczenia ostatniej szansy”, ktore potrzebujg
doktadniejszych informacji, powinny zwrdcic sie do lekarza prowadzacego badanie kliniczne.
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