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Retirada do pedido de Autorizacao de Introducao no
Mercado para Prohippur (benzoato de sodio)

Em 3 de abril de 2018, a Lucane Pharma notificou oficialmente o Comité dos Medicamentos para Uso
Humano (CHMP) da sua decis&o de retirar o pedido de autoriza¢do de introdu¢cdo no mercado para o
Prohippur, para o tratamento de hiperglicinemia ndo cetética e de doencas do ciclo da ureia.

O gue é o Prohippur?

O Prohippur é um medicamento que contém a substancia ativa benzoato de sddio. O medicamento iria
ser disponibilizado na forma de granulado.

Qual a utilizagao prevista para o Prohippur?

Previa-se que o Prohippur fosse utilizado no tratamento das seguintes doengas hereditérias:

e hiperglicinemia néo cetética, uma doenga em que ocorrem niveis anormalmente elevados do
aminoacido glicina no sangue;

e doencas do ciclo da ureia, um grupo de doengas em que ocorrem niveis anormalmente elevados de
azoto no organismo, sob a forma de amoénia.

Tanto a glicina como a amoénia sdo nocivos em quantidades elevadas e podem causar lesfes cerebrais
graves. As doencas sdo causadas pela falta de enzimas necessarias para a sua eliminacao.

O Prohippur foi designado medicamento 6rfdo (medicamento utilizado em doencgas raras) para o
tratamento de hiperglicinemia ndo cetotica em 11 de setembro de 2002 e para o tratamento de
doencas do ciclo da ureia em 14 de julho de 2016, 29 de agosto de 2016 e em 18 de novembro
de 2016. Pode obter informacdes adicionais sobre a designacdo de medicamento 6rfao aqui.

Como funciona o Prohippur?

A substancia ativa do Prohippur, o benzoato de sédio, ajuda a reduzir os niveis nocivos de glicina,
ligando-se a glicina e formando uma substancia que é eliminada mais facilmente pelos rins. O

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

Prohippur também ajuda a eliminar o excesso de azoto do organismo, reduzindo assim os niveis de
amonia.

Que documentacao foi apresentada pela empresa a acompanhar o pedido?

A empresa apresentou dados de estudos publicados sobre a utilizagdo do benzoato de sédio em
doentes com hiperglicinemia ndo cetdtica e com doencas do ciclo da ureia. O Prohippur nao foi
estudado diretamente em doentes com estas doengas.

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

O pedido foi retirado depois de o CHMP ter avaliado a documentacédo fornecida pela empresa e
formulado listas de perguntas. A empresa nao tinha ainda respondido a Ultima ronda de perguntas
quando retirou o pedido.

Qual era a recomendacéo do CHMP no momento da retirada?

No momento da retirada, o CHMP tinha algumas questdes. O CHMP observou que os estudos
publicados apresentados pela empresa nao forneceram evidéncias suficientes relativamente a eficacia
e seguranca do benzoato de sédio nas varias doencgas. Além disso, dado que o Prohippur néo foi
utilizado em ensaios clinicos, a empresa devia ter fornecido dados que demonstrassem que o
granulado de Prohippur funcionava da mesma forma que o benzoato de sddio utilizado nos estudos
publicados. Por dltimo, o CHMP tinha ddvidas sobre os niveis elevados de uma substancia do Prohippur
(copolimero basico de metacrilato de butilo), o método de administragéo e o controlo de qualidade do
medicamento em geral.

Por conseguinte, no momento da retirada, o CHMP considerava que os beneficios do Prohippur nédo
eram superiores aos seus riscos.

Quais as razdes invocadas pela empresa para retirar o pedido?

Na carta a notificar a Agéncia da retirada do pedido de autorizacdo, a empresa declarou que
necessitava de mais tempo para preparar respostas adequadas as questdes levantadas pelo CHMP.

A carta de retirada esta disponivel aqui.

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

A empresa informou o CHMP de que ndo existem ensaios clinicos com o Prohippur em curso e que o
programa de uso compassivo aprovado em Franga continuara conforme previsto.

Se estiver incluido num programa de uso compassivo e necessitar de informacgao adicional sobre o
tratamento, contacte o médico que lhe receitou o medicamento.
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