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Retragerea cererii de autorizare de punere pe piata
pentru Miplyffa (arimoclomol)

Orphazyme A/S si-a retras cererea de autorizare de punere pe piata pentru Miplyffa, pentru
tratamentul bolii Niemann-Pick de tip C (NPC) la pacientii cu varsta de cel putin 2 ani, in asociere cu
miglustat (alt medicament pentru tratarea NPC).

Compania si-a retras cererea la 22 martie 2022.

Ce este Miplyffa si pentru ce ar fi trebuit sa se utilizeze?

Miplyffa era destinat utilizarii la pacienti cu varsta de cel putin 2 ani pentru tratarea NPC, o boala care
apartine unui grup de tulburari ereditare dintr-o familie mai mare de tulburari metabolice numite ,,boli
cu depozitare lizozomald”, in care lipidele se acumuleaza in lizozomi (parti ale celulelor organismului
care descompun nutrientii si alte materiale), cauzate de modificarile a doua gene numite NPC1 si
NPC2.

Miplyffa contine substanta activa arimoclomol si urma sa fie disponibil sub forma de capsule cu
administrare orala.

Miplyffa a fost desemnat ,medicament orfan” (un medicament folosit in boli rare) la data de 19
noiembrie 2014 pentru tratamentul NPC. Informatii suplimentare privind desemnarea ca medicament
orfan sunt disponibile pe site-ul agentiei: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu3141376

Cum actioneaza Miplyffa?

in boala NPC, acumularea de substante grase in lizozomi reduce capacitatea acestora de a functiona
normal, membrana din jurul lizozomilor devenind astfel instabild. Substanta activa din Miplyffa,
arimoclomolul, vizeaza stimularea mecanismelor naturale ale celulelor pentru a face fata efectelor
negative, marind productia de proteine numite proteine de soc termic in celulele aflate in stres. Se
considera ca aceste proteine ajuta la stabilizarea proteinei produse de gena NPC1 si de membrana din
jurul lizozomilor, imbunatatind astfel capacitatea lizozomilor de a functiona si de a descompune
anumite grasimi. Se preconizeaza ca acest lucru va evita acumularea de grasimi in lizozomi si va ajuta

Official address Domenico Scarlattilaan 6 e 1083 HS Amsterdam e The Netherlands
Address for visits and deliveries Refer to www.ema.europa.eu/how-to-find-us Pl
Send us a question Go to www.ema.europa.eu/contact Telephone +31 (0)88 781 6000 An agency of the European Union S

© European Medicines Agency, 2022. Reproduction is authorised provided the source is acknowledged.


https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu3141376
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu3141376

la reducerea simptomelor bolii, care includ probleme comportamentale, tulburari de invatare si
dificultati de miscare si de vorbire.

Ce documentatie a prezentat compania in sprijinul cererii sale?

Compania a prezentat rezultatele unui studiu principal care a urmarit eficacitatea Miplyffa in incetinirea
progresiei bolii in timp. Rezultatele s-au bazat pe un studiu efectuat pe 50 de pacienti cu varste
cuprinse intre 2 si 18 ani care au primit Miplyffa sau placebo (un preparat inactiv) timp de un an, pe
langa tratamentul clinic de rutina (inclusiv miglustat, dupa caz). Eficacitatea a fost masurata pe o scara
standard (NPCCSS pe 5 domenii) care a inregistrat severitatea simptomelor in timp.

De asemenea, compania a prezentat si date dintr-un program de acces timpuriu in care Miplyffa a fost
administrat cu sau fara miglustat.

In ce stadiu se afla evaluarea in momentul retragerii cererii?

Cererea a fost retrasa dupa ce Agentia Europeana pentru Medicamente evaluase informatiile
prezentate de companie si formulase intrebari pentru aceasta. Dupa evaluarea de catre agentie a
raspunsurilor companiei la ultima runda de intrebari, existau inca unele probleme nerezolvate.

Care a fost recomandarea agentiei in momentul respectiv?

Pe baza analizarii informatiilor disponibile, in momentul retragerii cererii, agentia avea unele motive de
ingrijorare si a dat un aviz provizoriu potrivit caruia Miplyffa nu putea fi autorizat pentru tratamentul
bolii NPC.

Agentia a considerat ca rezultatele studiului nu demonstreaza suficient eficacitatea Miplyffa in
fmbunatatirea simptomelor asociate cu NPC sau in incetinirea progresiei bolii, nici pe termen scurt si
nici pe termen lung (dupd cel putin un an). in special, agentia avea motive de ingrijorare cu privire la
modul n care erau propuse spre interpretare rezultatele studiului. De asemenea, nu erau confirmate
beneficiile addugarii Miplyffa la miglustat.

Prin urmare, la momentul retragerii cererii, agentia nu a putut formula o concluzie pozitiva cu privire la
eficacitatea Miplyffa in tratarea NPC, avizul sau fiind ca beneficiile Miplyffa in aceasta utilizare nu
depaseau riscurile asociate.

Care au fost motivele invocate de companie pentru retragerea cererii?

in scrisoarea prin care instiinteaza agentia cu privire la retragerea cererii, compania a declarat ca si-a
retras cererea in urma motivelor de ingrijorare ale EMA si a estimarii ca acestea nu pot fi rezolvate in
timpul disponibil.

Refuzul afecteaza pacientii din studii clinice?

Compania a informat agentia ca nu exista consecinte pentru pacientii aflati in studii clinice cu Miplyffa.

Daca participati la un studiu clinic si aveti nevoie de informatii suplimentare despre tratamentul
dumneavoastra, adresati-va medicului din cadrul studiului respectiv.
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