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Pytania i odpowiedzi

Odmowa przyznania pozwolenia na dopuszczenie do
obrotu produktu Dropcys (chlorowodorek merkaptaminy)
Wynik ponownej oceny

W dniu 17 grudnia 2015 r. Komitet ds. Produktow Leczniczych Stosowanych u Ludzi (CHMP) wydat
negatywna opinie, zalecajac odmowe przyznania pozwolenia na dopuszczenie produktu leczniczego
Dropcys do obrotu, przeznaczonego do profilaktyki i leczenia gromadzenia aminokwasu cystyny w

rogowce (przezroczystej warstwie z przodu oka). Firmg ubiegajacq sie o przyznanie pozwolenia na

dopuszczenie do obrotu w UE jest Lucane Pharma.

Whnioskodawca zwrocit sie o ponowne rozpatrzenie opinii. Po rozwazeniu podstaw tego wniosku CHMP
ponownie rozpatrzyt wstepng opinie i w dniu 1 kwietnia 2016 r. potwierdzit odmowe przyznania
pozwolenia na dopuszczenie do obrotu.

Co to jest Dropcys?

Dropcys to lek zawierajacy substancje czynng chlorowodorek merkaptaminy (zwany réwniez
chlorowodorkiem cysteaminy). Miat by¢ dostepny jako proszek i rozpuszczalnik do sporzadzania
roztworu kropli do oczu.

W jakim celu miat by¢ stosowany produkt Dropcys?

Dropcys miat by¢ stosowany w profilaktyce i leczeniu cystynozy rogéwki. Cystinoza jest rzadka
dziedziczng chorobg powodowang przez gromadzenie sie substancji zwanej cystyna, ktéra tworzy
krysztaty w komadrkach, zwtaszcza komdrkach rogéowki i nerek.

W dniu 15 pazdziernika 2014 r. lek Dropcys uznano za ,lek sierocy” (lek stosowany w rzadkich
chorobach) w leczeniu cystynozy. Wiecej informacji na temat uznania za lek sierocy mozna znalez¢
tutaj: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.
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Leki zawierajace chlorowodorek merkaptaminy sa dopuszczone w UE do stosowania doustnego w
leczeniu cystynozy. Okulistyczne (stosowane do oczu) preparaty merkaptaminy sg sporzadzane
lokalnie i stosowane w leczeniu objawodw ze strony oczu.

Jakie bylo oczekiwane dziatanie produktu Dropcys?

Odkfadanie sie krysztatow cystyny w komdrkach rogowki moze doprowadzi¢ do uszkodzenia oczu i
powodowaé powazne problemy z widzeniem. Oczekiwano, ze substancja czynna leku Dropcys,
chlorowodorek merkaptaminy, bedzie reagowac z cystyna, rozpuszczajac jq i tworzac substancje, ktore
bedzie mozna usung¢ z komorek. Oczekiwano, ze gdy lek bedzie podawany do oka, ilos¢ cystyny w
komodrkach rogéwki zmniejszy sie, co zmniejszy stopien uszkodzenia oka.

Jaka dokumentacja zostata przedstawiona przez firme na poparcie
whniosku?

Poniewaz merkaptamina jest stosowana w leczeniu cystynozy od wielu lat i jej stosowanie jest dobrze
ugruntowane, wnioskodawca przedstawit dane z piSmiennictwa medycznego na poparcie wniosku
dotyczacego produktu Dropcys.

Jakie byly gtéwne watpliwosci CHMP, ktére doprowadzity do odmowy?

CHMP uznat, ze badania z pi$miennictwa medycznego przedstawione na poparcie wniosku sg
niewystarczajace. Chociaz rola kropli do oczu zawierajacych merkaptamine w leczeniu ztogow
rogéwkowych wydaje sie wystarczajaco poparta przez literature, aktualne zalecenia kliniczne i jej
rutynowe stosowanie w preparatach szpitalnych, istniato niewiele danych dowodzacych skutecznosci
stezenia merkaptaminy stosowanego w leku Dropcys (0,1% roztwoér). Dodatkowo CHMP miat
watpliwosci dotyczace pozostatych sktadnikéw leku, ich wptywu na bezpieczenstwo w dtugim okresie,
zwilaszcza u dzieci, oraz stabilnosci i jatowosci roztworu po sporzadzeniu.

W zwigzku z tym CHMP wyrazit opinie, ze korzysci ze stosowania leku Dropcys nie przewyzszajg
ryzyka, i zalecit odmowe wydania pozwolenia na dopuszczenie tego leku do obrotu.

W trakcie ponownej oceny CHMP ponownie przeanalizowat dane od firmy. Komitet potwierdzit opinie,
ze skutecznos$c¢ stosowania produktu Dropcys w leczeniu ztogéw rogdwkowych nie zostata
wystarczajaco udowodniona i ze istniejq nierozwigzane problemy dotyczace formulacji leku oraz jego
bezpieczenstwa i jatowosci w dtugim okresie. Z tego wzgledu CHMP ponownie potwierdzit swoje
wczesniejsze zalecenie odmowy przyznania pozwolenia na dopuszczenie leku do obrotu.

Jakie s3a skutki tej odmowy dla pacjentéw uczestniczacych w badaniach
klinicznych lub programach ,,leczenia ostatniej szansy”?

Firma poinformowata CHMP, ze nie trwajg zadne badania kliniczne ani programy ,leczenia ostatniej
szansy” z uzyciem produktu Dropcys.
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