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Wycofanie wniosku o dopuszczenie do obrotu dotyczgcego
produktu Prohippur (benzoesan sodu)

W dniu 3 kwietnia 2018 r. firma Lucane Pharma powiadomita Komitet ds. Produktéw Leczniczych
Stosowanych u Ludzi (CHMP) o zamiarze wycofania wniosku o dopuszczenie do obrotu produktu
Prohippur, ktéry miat by¢ stosowany w leczeniu hiperglicynemii nieketotycznej i zaburzen cyklu
mocznikowego.

Co to jest Prohippur?

Prohippur jest lekiem zawierajgcym substancje czynng benzoesan sodu. Lek ten miat by¢ dostepny w
postaci granulatu.

W jakim celu miat by¢ stosowany produkt Prohippur?

Prohippur miat by¢ stosowany w leczeniu nastepujacych chordb dziedzicznych:

¢ hiperglicynemia nieketotyczna (wystepowanie nieprawidiowo wysokich stezen aminokwasu glicyny
we krwi);

e zaburzenia cyklu mocznikowego (grupa schorzen, w przebiegu ktérych w organizmie wystepujg
nieprawidlowo wysokie stezenia azotu w postaci amoniaku).

Zarowno glicyna, jak i amoniak sg szkodliwe w duzych ilosciach i mogg wywotac ciezkie uszkodzenie
mozgu. Schorzenia wywotane sg brakiem enzymoéw niezbednych do usuwania tych substanciji.

W dniu 11 wrzesnia 2002 r. lek Prohippur uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach)
w leczeniu hiperglicynemii nieketotycznej, a w dniu 14 lipca 2016 r., 29 sierpnia 2016 r. i 18 listopada
2016 r. w leczeniu zaburzen cyklu mocznikowego. Wiecej informacji na temat uznania za lek sierocy
mozna znalez¢ tutaj.

30 Churchill Place e Canary Wharf e London E14 5EU e United Kingdom
Telephone +44 (0)20 3660 6000 Facsimile +44 (0)20 3660 5555 -
Send a question via our website www.ema.europa.eu/contact An agency of the European Union

© European Medicines Agency, 2018. Reproduction is authorised provided the source is acknowledged.


http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/landing/orphan_search.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b

Jak dziata produkt Prohippur?

Substancja czynna leku Prohippur, benzoesan sodu, pomaga obnizy¢ szkodliwe stezenie glicyny
poprzez przytgczanie sie do glicyny i tworzenie substancji, ktéra jest fatwiej usuwana przez nerki.
Prohippur pomaga takze usuwac z organizmu nadmiar azotu, obnizajgc w ten sposob stezenie
amoniaku.

Jaka dokumentacje przedstawita firma na poparcie wniosku?

Firma przedstawita dane z opublikowanych badan dotyczacych zastosowania benzoesanu sodu u
pacjentéw z hiperglicynemia, nieketotyczng i zaburzeniami cyklu mocznikowego. Leku Prohippur nie
badano bezposrednio u pacjentéw z tymi schorzeniami.

Na jakim etapie znajdowata sie ocena w momencie wycofania wniosku?

Whniosek wycofano po przeprowadzeniu przez CHMP oceny dokumentacji przedtozonej przez firme i
sformutowaniu list pytan. Firma wycofata wniosek przed udzieleniem odpowiedzi na ostatnig serie
pytan.

Jakie zalecenia wydat wowczas CHMP?

W momencie wycofania wniosku CHMP miat pewne zastrzezenia. CHMP uznat, ze opublikowane badania
przedtozone przez firme nie dostarczajg wystarczajacych dowoddw na skutecznosé i bezpieczenstwo
stosowania benzoesanu sodu w réznych schorzeniach. Ponadto z uwagi na fakt, ze Prohippur nie byt
stosowany w badaniach klinicznych, firma powinna przedstawi¢ dane wskazujace, ze Prohippur
granulat dziata w taki sam sposéb jak benzoesan sodu zastosowany w opublikowanych badaniach.
Ponadto CHMP miat pytania odnosnie do wysokiego stezenia substancji w leku Prohippur (butylowany
kopolimer metakrylanu), metody podawania i ogoélnie na temat kontroli jakosci leku.

Dlatego tez w momencie wycofania wniosku zdaniem CHMP korzysci ze stosowania produktu Prohippur
nie przewyzszaty ryzyka.

Jakie przyczyny wycofania wniosku podata firma?

W swoim pismie powiadamiajacym Agencje o wycofaniu wniosku firma o$wiadczyta, ze potrzebuje
wiecej czasu na przygotowanie wiasciwych odpowiedzi na pytania postawione przez CHMP.

Pismo powiadamiajgce o wycofaniu wniosku jest dostepne tutaj.

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

Firma powiadomita CHMP, ze obecnie nie sq prowadzone badania kliniczne leku Prohippur i ze program
leczenia ostatniej szansy zatwierdzony we Francji bedzie kontynuowany zgodnie z planem.

W przypadku uczestnictwa w programie leczenia ostatniej szansy i potrzeby uzyskania doktadniejszych
informacji o leczeniu nalezy skontaktowac sie z lekarzem prowadzacym.
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