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Wycofanie wniosku o dopuszczenie do obrotu dotyczgcego
produktu Upkanz (deferypron)

Firma Apotex B.V. wycofata wniosek o dopuszczenie do obrotu produktu Upkanz, ktéry miat by¢
stosowany w leczeniu neurozwyrodnienia zwigzanego z kinazg pantotenianu.

Firma wycofata wniosek 10 sierpnia 2020 r.

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

Produkt Upkanz opracowano jako lek stosowany w leczeniu neurozwyrodnienia zwigzanego z kinaza
pantotenianu (PKAN), bedacego rzadka dziedziczng chorobg, ktéra wywotuje pogtebiajace sie
uszkodzenia mdézgu i moze prowadzi¢ np. do dystonii (niekontrolowanych ruchéw miesni),
parkinsonizmu i demencji. Pierwsze objawy choroby rozwijajg sie w dziecinstwie.

Upkanz zawiera substancje czynna deferypron i miat mie¢ postaé ptynu do stosowania doustnego.

W dniu 27 czerwca 2018 r. lek Upkanz uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach) w
leczeniu neurozwyrodnienia zwigzanego z kinazg pantotenianu. Wiecej informacji na temat uznania za
lek sierocy mozna znalez¢ na stronie internetowej Agencji:_ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu3182034.

Jak dziata produkt Upkanz?

U pacjentow z PKAN dochodzi do gromadzenia sie zelaza w pewnych obszarach médzgu, w tym tych
kontrolujacych ruch. Nadmiar zelaza prowadzi do powstania uszkodzen. Deferypron, sktadnik czynny
produktu Upkanz, jest chelatorem zelaza, co oznacza, ze wigze sie z zelazem w organizmie.
Zatrzymuje to wywotywanie uszkodzen przez ten pierwiastek i pozwala usuna¢ go z organizmu,
gtownie z moczem. Oczekiwano, ze deferypron bedzie przenikat do mdzgu i pomagat zapobiegac
akumulacji zelaza w komodrkach mdzgu, a wiec zmniejszy jego uszkodzenia.
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Jaka dokumentacje przedstawita firma na poparcie wniosku?

Firma przedstawita wyniki badania gtéwnego z udziatem 89 pacjentéw z PKAN w wieku od 4 lat. W
badaniu poréwnywano zmiany stopnia nasilenia dystonii miedzy pacjentami przyjmujacymi produkt
Upkanz a pacjentami otrzymujacymi placebo (leczenie pozorowane).

Na jakim etapie znajdowata sie ocena w momencie wycofania wniosku?

Whniosek wycofano po przeprowadzeniu przez Europejska Agencje Lekow oceny informacji
przedtozonych przez firme i przygotowaniu listy pytan. Firma wycofata wniosek przed udzieleniem
odpowiedzi na ostatnig serie pytan.

Jakie zalecenia wydata wéwczas Agencja?

W momencie wycofania wniosku Agencja zgtosita pewne zastrzezenia na podstawie przegladu danych i
odpowiedzi firmy na pytania Agencji i wstepna opinia wskazywata, ze produkt Upkanz nie moze by¢
zatwierdzony w leczeniu PKAN. W szczegolnosci Agencja obawiata sie, ze w badaniu gtéwnym nie
wykazano wyraznie skutecznosci leku.

Dlatego tez w momencie wycofania wniosku zdaniem Agencji, z uwagi na brak dowiedzionej
skutecznosci, korzysci ze stosowania produktu Upkanz nie przewyzszaty ryzyka.

Jakie przyczyny wycofania wniosku podata firma?

W swoim pismie powiadamiajacym Agencje o wycofaniu wniosku firma oswiadczyta, ze po przekazaniu
praw do leku innej spétce ponownie oceniono program rozwoju i wprowadzania leku na rynek.

Jakie sa skutki wycofania dla pacjentéw uczestniczacych w badaniach
klinicznych lub programach leczenia ostatniej szansy?

Firma powiadomita Agencje, ze nie ma zadnych skutkow dla pacjentéw biorgcych udziat w badaniach
klinicznych lub programach leczenia ostatniej szansy z uzyciem produktu Upkanz.
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