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Stiahnutie ziadosti o povolenie na uvedenie na trh pre liek
Miplyffa (arimoklomol)

Spoloénost Orphazyme A/S stiahla svoju ziadost o povolenie na uvedenie na trh pre liek Miplyffa, ktory
je urceny na liecbu Niemann-Pickovej choroby typu C (NPC) u pacientov vo veku od 2 rokov v
kombinacii s miglustatom (dalsim liekom na liecbu NPC).

Spoloénost stiahla svoju Ziadost 22. marca 2022.

Co je liek Miplyffa a na ¢o sa mal pouzivat?

Liek Miplyffa bol uréeny na pouzitie u pacientov vo veku od 2 rokov na lieCbu NPC, ¢o je ochorenie,
ktoré patri do skupiny dedi¢nych porich patriacich do vacsej skupiny metabolickych pordch
nazyvanych poruchy lyzozomalnej akumulacie, v ktorych sa tuky hromadia v lyzozomoch (Castiach
buniek tela, ktoré rozkladaju ziviny a iné materidly) v désledku zmien v dvoch génoch nazyvanych
NPC1 a NPC2.

Liek Miplyffa obsahuje liec¢ivo arimoklomol a mal byt dostupny vo forme kapsul na uzivanie Gstami.

Liek Miplyffa bol 19. novembra 2014 oznaceny za liek na ojedinelé ochorenia (liek, ktory sa pouziva pri
zriedkavych chorobach) na lie¢bu NPC. Dalsie informacie o oznaceni lieku za liek na ojedinelé ochorenia
sa nachadza na webovej stranke agentury: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu3141376

Akym sposobom liek Miplyffa Gacinkuje?

Pri NPC hromadenie tukovych latok v lyzozémoch zniZuje ich schopnost normalne fungovat a spdsobuje
nestabilnost membrany okolo lyzozému. Liedivo lieku Miplyffa, arimoklomol, je uréené na stimulaciu
prirodzenych mechanizmov bunky na vyrovnanie sa s poskodenim, a to zvySenim tvorby proteinov
nazyvanych proteiny tepelného Soku v bunkach, ktoré su pod tlakom. Predpoklada sa, Ze tieto proteiny
pomahaju stabilizovat protein tvoreny génom NPCI1 a membranou okolo lyzozémov, a tym zlepsit
schopnost lyzozému fungovat a rozkladat urcité tuky. Predpoklada sa, Ze sa tym zabrani hromadeniu
tukov v lyzozémoch a poméze zmiernit symptémy ochorenia, medzi ktoré patria problémy so
spravanim, poruchy udenia a tazkosti s pohybom a hovorenim.
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Akou dokumentaciou podlozila spoloénost svoju Ziadost?

Spolo¢nost predlozila vysledky jednej hlavnej stidie, v ktorej sa skiimala Gcinnost lieku Miplyffa pri
spomaleni progresie ochorenia v priebehu ¢asu. Vysledky boli zaloZené na 50 pacientoch vo veku od 2
do 18 rokov, ktori dostavali bud’ liek Miplyffa alebo placebo (zdanlivy liek) pocas jedného roka okrem
beZnej klinickej starostlivosti o pacienta (v pripade potreby vratane miglustatu). U&innost sa merala
pomocou Standardnej stupnice (NPCSS v 5 oblastiach), pomocou ktorej sa zaznamenavala zavaznost
priznakov v priebehu casu.

Spoloénost predlozila aj Udaje z programu véasného pristupu, v ramci ktorého sa liek Miplyffa podaval
s miglustatom alebo bez neho.

V akej faze hodnotenia bola Ziadost v ¢ase stiahnutia?

Ziadost bola stiahnutd potom, ako Eurdpska agentura pre lieky vyhodnotila dokumentaciu, ktord
spolo¢nost predloZila a vypracovala zoznam otézok pre spolo¢nost. Potom ako agentura posudila
odpovede spolocnosti na poslednu sériu otazok, este stale zostali niektoré otazky nevyrieSené.

Aké bolo v tom case odporucanie agentury?

Na zaklade preskimania dostupnych informacii mala agentudra v Case stiahnutia ziadosti urcité vyhrady
a dospela k predbeznému stanovisku, ze liek Miplyffa nemdzZe byt povoleny na lie¢bu
neklasifikovatelnej plicnej intersticidlnej choroby.

Agentura usudila, Ze vysledky studie dostatocne nepreukazali, ze liek Miplyffa je Ucinny pri zlepSovani
symptédmov suvisiacich s NPC alebo pri spomalovani progresie ochorenia, a to ani v kratkodobom, ani
dlhodobom horizonte (po jednom roku a dlhsie). Agentira mala vyhrady najma k sposobu, akym sa
mali interpretovat vysledky Studie. Prinosy pridania lieku Miplyffa k miglustatu sa takisto nepotvrdili.

Agentura preto v ¢ase stiahnutia Ziadosti nemohla vyvodit kladny zaver o G&innosti lieku Miplyffa pri
lieCbe NPC a dospela k nazoru, ze prinosy lieku Miplyffa pri tomto pouziti neprevysuju jeho rizika.

Aké doévody na stiahnutie Ziadosti uviedla spoloénost?

Vo svojom liste oznamujlcom agentlre stiahnutie Ziadosti spolo¢nost uviedla, ze sa rozhodla stiahnut
svoju ziadost v nadvaznosti na vyhrady agentlry EMA a vzhladom na odhad, Ze ich nebude mozné
vyriesit v dostupnom ¢ase.

Ma zamietnutie ziadosti dosledky pre pacientov, ktori sa ziicastinuja na
klinickych skasaniach?

Spolo¢nost informovala agenttru, Ze pre pacientov pouzivajlcich liek Miplyffa, ktori sa v stéasnosti
zUcastiiuju na klinickych skdsaniach, nevyplyvaju ziadne dosledky.

Ak ste vSak Gcastnikom klinického skUsania a potrebujete viac informacii o svojej lie¢be, obratte sa na
svojho osSetrujlceho lekara.
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