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Stiahnutie ziadosti o povolenie na uvedenie na trh pre liek
Puldysa (idebendn)

Spolo¢nost Santhera Pharmaceuticals (Deutschland) GmbH stiahla svoju Ziadost o povolenie na
uvedenie na trh pre liek Puldysa urceny na lieCbu Duchenneovej svalovej dystrofie.

Spoloénost stiahla svoju Ziadost 28. oktdbra 2020.

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

Liek Puldysa bol vyvinuty na lieCbu zhorsujuceho sa dychania u pacientov s Duchenneovou svalovou
dystrofiou, ktori nedostavaju kortikosteroidy.

Liek Puldysa obsahuje lie¢ivo idebendn a mal byt k dispozicii ako filmom obalené tablety na uzivanie
cez Usta.

Bol vyvinuty ako tzv. hybridny liek. To znamena, ze mal byt podobny referenénému lieku
obsahujlicemu rovnaké liecivo, ktory je uz v Eurépskej unii (EU) povoleny. Referenény liek je Mnesis,
ktory je povoleny v Taliansku na liecbu glaukému.

Liek Puldysa bol 20. marca 2007 oznaceny za tzv. liek na ojedinelé ochorenia na liecbu Duchenneovej
svalovej dystrofie. Dal$ie informécie o oznaceni lieku za liek na ojedinelé ochorenia mozete najst tu.

Akym sposobom liek Puldysa Gcinkuje?

Liecivo lieku Puldysa, idebendn, je antioxidacné cinidlo, ktoré pésobi na mitochondrie (vnutrobunkové
Struktury, ktoré produkuju energiu potrebnud na funkcie bunky). U pacientov s Duchenneovou svalovou
dystrofiou mitochondrie nefunguju spravne a produkuju toxické formy kyslika, ktoré poskodzuju
svalové bunky. Predpoklada sa, Ze idebendn pomaha zlep$ovat produkciu energie obnovou funkcie
mitochondrii, ¢im predchadza poskodeniu buniek a strate svalovej funkcie, ako aj strate funkcie
dychacich svalov.

Idebendn je uz povoleny v EU na lie¢bu kognitivnych a behaviordlnych porich, Friedreichovej ataxie a
Leberovej hereditarnej optickej neuropatie.

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
Send us a question Go to www.ema.europa.eu/contact Telephone +31 (0)88 781 6000 An agency of the European Union

© European Medicines Agency, 2020. Reproduction is authorised provided the source is acknowledged.


http://www.ema.europa.eu/how-to-find-us
http://www.ema.europa.eu/contact
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu307437

Akou dokumentaciou podlozila spoloénost svoju Ziadost?

Spoloénost predlozila vysledky troch hlavnych $tadii s pacientmi s Duchenneovou svalovou dystrofiou,
ktori neboli lieceni kortikosteroidmi. V dvoch studiach sa liek Puldysa porovnaval s placebom
(zdanlivym liekom) a jeho ucinnost sa merala zlepsenim ¢innosti pltc alebo zmenou PEF (vrcholového
respira¢ného prietoku, ¢o je ukazovatel fungovania dychania) po jednom roku liecby. V tretej studii sa
u pacientov lieCenych liekom Puldysa dlhodobejsie sledovalo, ¢i sa ucinky na dychanie udrzali.

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 otazok pre spolo¢nost. Potom ako agentlra posudila
odpovede spoloc¢nosti na poslednu sériu otdzok, este stale zostali niektoré otazky nevyriesené.

Aké bolo v tom case odporicanie agentiry?

Na zdklade preskimania Udajov a odpovedi spolocnosti na zoznamy otazok agentiry mala agentara

v Case stiahnutia Ziadosti urcité vyhrady a dospela k predbeznému stanovisku, Ze liek Puldysa nemdze
byt povoleny na lie¢bu zhor$enia dychania u pacientov s Duchenneovou svalovou dystrofiou, ktori
nepouzivali kortikosteroidy.

Agentura dospela k nazoru, ze priaznivy Ucinok na dychanie nebol dostato¢ne preukazany vo vsetkych
$tadiach a Ze nebolo jasné, & tento u¢inok mozno dlhodobo udrzat.

Agentura preto v Case stiahnutia Ziadosti zastavala nazor, ze prinosy lieku Puldysa neprevysuju jeho
rizika.

Aké ddvody na stiahnutie Ziadosti uviedla spoloénost?

Vo svojom liste oznamujliicom agentlre stiahnutie Ziadosti spolo¢nost uviedla, ze Ziadost stahuje
potom, ako bola zastavena prebiehajlica hlavna Stidia, ktord mala poskytnut viac dékazov o Géinnosti
lieku Puldysa pri Duchenneovej svalovej dystrofii, kedZe sa v nej nepodarilo dosiahnut vytycené ciele.

Ma stiahnutie Ziadosti nejaké dosledky pre pacientov, ktori sa zGcastiuju
na klinickych skGsaniach alebo na programoch na pouzitie lieku
v naliehavych pripadoch?

Spolo¢nost informovala agenturu, Ze vSetky klinické sklSania a programy na pouzitie lieku Puldysa
v naliehavych pripadoch pri Duchenneovej svalovej dystrofii boli prerusené. Lekari zuc¢astneni na
klinickych skuSaniach sa skontaktuju s pacientmi, aby s nimi dohodli zavere¢né vyhodnotenie.

Ak ste vSak ucastnikom klinického skusania alebo programu na pouZzitie lieku v naliehavych pripadoch
a potrebujete viac informacii, obratte sa na svojho lekara y klinického skisania.
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