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Refuzul autorizatiei de punere pe piata pentru Sohonos
(palovaroten)

Reexaminarea confirma refuzul

Dupa reexaminarea avizului sau initial, Agentia Europeana pentru Medicamente a confirmat
recomandarea sa de a refuza autorizatia de punere pe piata pentru Sohonos, un medicament destinat
tratamentului fibrodisplaziei osificante progresive (FOP). FOP este o boala genetica rara care determina
formarea de tesut osos suplimentar in locuri din afara scheletului (proces numit osificare heterotopica),
de exemplu in articulatii, muschi, tendoane si ligamente, ceea ce duce la scaderea progresiva a
mobilitatii si la alte deficiente grave.

Agentia a emis avizul dupa reexaminarea din 25 mai 2023. Agentia emisese avizul initial la 26 ianuarie
2023. Compania care a solicitat autorizarea Sohonos, Ipsen Pharma, a solicitat reexaminarea avizului
initial al EMA.

Ce este Sohonos si pentru ce a fost conceput?

Sohonos a fost conceput pentru a reduce formarea anormala de os in articulatii, muschi, tendoane si
ligamente la adulti si copii (cu varsta peste 8 ani la fete si peste 10 ani la baieti) cu FOP. Medicamentul
contine substanta activa palovaroten si urma sa fie disponibil sub forma de capsule cu administrare
orala in fiecare zi.

Sohonos a fost desemnat ,medicament orfan” (un medicament utilizat in boli rare) la 19 noiembrie
2014 pentru tratamentul FOP. Informatii suplimentare privind desemnarea ca medicament orfan sunt
disponibile pe site-ul agentiei: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3-14-1368.

Cum actioneaza Sohonos?

Substanta activa din Sohonos, palovarotenul, face parte din clasa de medicamente numite retinoizi. Se
leaga de receptorul acidului retinoic (gama), care este prezent in celulele implicate in formarea de os.
Legandu-se de acesti receptori, medicamentul activeaza procesele care reduc formarea de os. Acest
lucru ar fi trebuit sa atenueze simptomele afectiunii.
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Ce documentatie a prezentat compania in sprijinul cererii sale?

Compania a prezentat rezultatele unui studiu principal care a cuprins 107 adulti si copii cu FOP. Tuturor
participantilor la studiu li s-a administrat Sohonos, iar rezultatele studiului au fost comparate cu cele
ale unui al doilea studiu, care a cuprins 114 pacienti cu FOP care nu au primit niciun tratament.

Principala masura a eficacitatii din studiul principal a fost modificarea numarului de osificari
heterotopice nou dezvoltate la pacienti.

Care au fost principalele motive pentru refuzul autorizatiei de punere pe
piata?

La momentul evaluarii initiale, agentia a considerat ca nu se pot trage concluzii ferme cu privire la
beneficiile medicamentului, deoarece concluzia solicitantului s-a bazat pe o analiza post-hoc care nu era
justificata nici din punct de vedere stiintific, nici clinic, iar obiectivele prestabilite ale studiului nu erau
indeplinite. In plus, rezultatele obtinute din alte studii si datele clinice limitate pe termen lung disponibile
nu sustineau eficacitatea. In ceea ce priveste siguranta, riscul de inchidere fizeald prematurd
(perturbarea zonelor de crestere de os nou de la capatul oaselor lungi, ceea ce le impiedica sa creasca
normal), care este un risc cunoscut asociat tratamentului cu retinoizi la pacientii in crestere, nu a putut
fi atenuat in mod adecvat prin masurile de reducere la minimum a riscurilor propuse de companie. in
plus, agentia a considerat ca unele intrebari privind calitatea substantei active nu fusesera solutionate.

Aceste motive de ingrijorare nu s-au schimbat dupa reexaminarea datelor prezentate si, prin urmare,
avizul agentiei a ramas ca nu au fost demonstrate suficient calitatea, siguranta si eficacitatea Sohonos.
Prin urmare, agentia a considerat ca beneficiile Sohonos nu depasesc riscurile asociate si a recomandat
refuzul autorizatiei de punere pe piata.

Refuzul 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 Sohonos.

Daca participati la un studiu clinic sau la un program de uz compasional si aveti nevoie de informatii
suplimentare despre tratamentul dumneavoastra, adresati-va medicului.
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