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Retirada do pedido de Autorizacao de Introducao no
Mercado para Puldysa (idebenona)

A Santhera Pharmaceuticals (Deutschland) GmbH retirou o pedido de autorizagcdo de introducdo no
mercado para o Puldysa para o tratamento da distrofia muscular de Duchenne.

A empresa retirou o pedido em 28 de outubro de 2020.

O que é o Puldysa e qual a utilizagdao prevista?

O Puldysa foi desenvolvido como medicamento para tratar o agravamento da funcdo respiratdria em
doentes com distrofia muscular de Duchenne que ndo estdo a receber corticosteroides.

O medicamento contém a substéancia ativa ibedenona e iria ser disponibilizado na forma de comprimido
revestido por pelicula para tomar por via oral.

O Puldysa foi desenvolvido como medicamento hibrido, o que significa que seria similar a um
medicamento de referéncia que contém a mesma substancia ativa ja autorizado na Unido Europeia. O
medicamento de referéncia é o Mnesis, autorizado na Italia para o tratamento do glaucoma.

O Puldysa foi designado medicamento 6rfdao (medicamento utilizado em doengas raras) em 20 de
margo de 2007 para o tratamento da distrofia muscular de Duchenne. Pode obter informagdes
adicionais sobre a designagdo de medicamento 6rfdo aqui.

Como funciona o Puldysa?

A substancia ativa do Puldysa, a idebenona, € um agente antioxidante que atua nas mitocéndrias
(estruturas no interior das células que produzem a energia necessaria para assegurar o funcionamento
das células). Nos doentes com distrofia muscular de Duchenne, as mitocéndrias ndo funcionam
corretamente, produzindo formas toxicas de oxigénio que danificam as células musculares. Pensa-se
gue a idebenona ajuda a melhorar a producdo de energia ao restaurar a fungao das mitocondrias,
prevenindo, desta forma, os danos celulares e a perda da funcdo muscular, incluindo a dos musculos
respiratorios.
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A idebenona também esta autorizada na UE para o tratamento de défices cognitivos e
comportamentais, da ataxia de Friedreich e da neuropatia dtica hereditaria de Leber.

Que documentacao foi apresentada pela empresa a acompanhar o pedido?

A empresa apresentou resultados de trés estudos principais que incluiram doentes com distrofia
muscular de Duchenne que nao estavam a ser tratados com corticosteroides. Em dois estudos, o
Puldysa foi comparado com um placebo (tratamento simulado) e a eficacia foi medida através da
melhoria da funcdo pulmonar ou da alteragdo do PFE (pico de fluxo expiratdrio, um indicador da fungdo
respiratéria) apds um ano de tratamento. No terceiro estudo, os doentes tratados com o Puldysa foram
acompanhados mais tempo para verificar se os efeitos na respiracao se mantinham.

Qual o estado de adiantamento do processo de avaliacao do pedido quando
este foi retirado?

O pedido foi retirado depois de a Agéncia Europeia de Medicamentos ter avaliado as informacées
fornecidas pela empresa e formulado perguntas para a empresa. Apos a avaliagdo, pela Agéncia, das
respostas apresentadas pela empresa a ultima ronda de perguntas, subsistiam algumas questdes.

Qual era a recomendacao da Agéncia no momento da retirada?

Com base na analise dos dados e da resposta da empresa as perguntas da Agéncia, no momento da
retirada, a Agéncia tinha algumas questGes, sendo que o seu parecer provisorio era de que o Puldysa
ndo podia ser autorizado para o tratamento do agravamento da funcdo respiratoria em doentes com
distrofia muscular de Duchenne que ndo utilizam corticosteroides.

A Agéncia considerou que os efeitos benéficos sobre a fungdo pulmonar ndo eram consistentes em
todos os estudos e ndo era claro se poderiam ser mantidos a longo prazo.

Por conseguinte, no momento da retirada, a Agéncia considerava que os beneficios do Puldysa ndo
eram superiores aos seus riscos.

Quais as razoes invocadas pela empresa para retirar o pedido?

Na carta a notificar a Agéncia da retirada do pedido, a empresa declarou que retirava o pedido depois
de um estudo principal em curso, que se esperava que fornecesse evidéncias adicionais relativas ao
Puldysa na distrofia muscular de Duchenne, ser interrompido por ndo ter conseguido atingir os seus
objetivos.

Quais as consequéncias da retirada do pedido para os doentes incluidos em
ensaios clinicos ou programas de uso compassivo em curso?

A empresa informou a Agéncia de que todos os ensaios clinicos e programas de uso compassivo para o
Puldysa na distrofia muscular de Duchenne estdo a ser interrompidos. Os médicos dos ensaios clinicos
contactarao os doentes para organizar consultas finais de acompanhamento.

Se estiver incluido num ensaio clinico ou num programa de uso compassivo e necessitar de informacao
adicional, fale com o médico do ensaio clinico.
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