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Retragerea cererii de autorizare de punere pe piata
pentru Upkanz (deferiprona)

Apotex B.V. si-a retras cererea de autorizare de punere pe piata pentru Upkanz pentru tratamentul
neurodegenerescentei asociate cu pantotenat-kinaza.

Compania si-a retras cererea la 10 august 2020.

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

Upkanz a fost dezvoltat ca medicament pentru tratamentul neurodegenerescentei asociate cu
pantotenat-kinaza (PKAN), o boala ereditara rara care provoaca leziuni din ce in ce mai extinse la
nivelul creierului si poate duce la afectiuni precum distonie (miscare necontrolata a muschilor),
parkinsonism si dementa. Primele semne ale bolii apar in copilarie.

Upkanz contine substanta activa deferiprona si urma sa fie disponibil sub forma de lichid cu
administrare orala.

Upkanz a fost desemnat ,medicament orfan” (un medicament folosit in bolile rare) la data de

27 iunie 2018 pentru tratamentul neurodegenerescentei cu acumulare de fier in creier. Informatii
suplimentare privind desemnarea ca medicament orfan sunt disponibile pe site-ul agentiei:
ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3182034.

Cum actioneaza Upkanz?

Pacientii cu PKAN prezintd acumulari de fier in unele parti ale creierului, inclusiv in cele implicate in
controlul miscarilor. Aceasta cantitate excesiva de fier duce la aparitia de leziuni. Deferiprona,
substanta activa din Upkanz, este un chelator al fierului, adica se leaga de fierul din organism,
impiedicandu-l sa provoace leziuni si facilitand eliminarea lui din organism, in principal prin urind. Se
preconiza ca deferiprona va ajunge la nivelul creierului si va ajuta la prevenirea acumularii fierului in
celulele creierului, reducand astfel leziunile cerebrale.
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Ce documentatie a prezentat compania in sprijinul cererii sale?

Compania a prezentat rezultatele unui studiu principal care a cuprins 89 de pacienti cu PKAN, cu varste
incepand de la 4 ani. Studiul a comparat modificarea severitatii distoniei la pacientii care au primit
Upkanz cu cei care au primit placebo (un preparat inactiv).

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 intrebdri pentru aceasta. in momentul retragerii cererii, compania
nu raspunsese inca la ultima runda de intrebari.

Care a fost recomandarea agentiei in momentul respectiv?

Pe baza analizarii datelor si a raspunsului companiei la intrebarile agentiei, in momentul retragerii
cererii, agentia avea unele motive de ingrijorare si a dat un aviz provizoriu potrivit caruia Upkanz nu
putea fi autorizat pentru tratamentul PKAN. Agentia era ingrijorata mai ales de faptul ca studiul
principal nu demonstrase in mod clar eficacitatea medicamentului.

Prin urmare, la momentul retragerii cererii, in opinia agentiei, din cauza lipsei unei eficacitati dovedite,
beneficiile Upkanz nu depaseau riscurile asociate.

Care au fost motivele invocate de companie pentru retragerea cererii?

in scrisoarea prin care instiinteaz& agentia cu privire la retragerea cererii, compania a declarat c3, in
urma transferarii medicamentului la alta companie, dezvoltarea si punerea pe piata a acestuia sunt in
curs de reevaluare.

Retragerea acestei cereri afecteaza pacientii din studii clinice sau din
programe de uz compasional?

Compania a informat agentia ca nu exista consecinte pentru pacientii implicati in studii clinice sau in
programe de uz compasional cu Upkanz.
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