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Stiahnutie ziadosti o povolenie na uvedenie na trh pre liek
Upkanz (deferipron)

Spoloénost Apotex B.V. stiahla svoju Ziadost o povolenie na uvedenie na trh pre liek Upkanz na lie¢bu
neurodegeneracie asociovanej s pantotenatkinazou (PKAN).

Spoloénost stiahla svoju Ziadost 10. augusta 2020.

€o je liek Upkanz a aké bolo jeho predpokladané pouzitie?

Liek Upkanz bol vyvinuty ako liek na liecbu neurodegeneracie asociovanej s pantotenatkinazou (PKAN),
zriedkavej dedi¢nej choroby, ktord spésobuje zvysené poskodenie mozgu a mdze viest k ochoreniam,
ako je dystdnia (nekontrolované pohyby svalov), Parkinsonova choroba a demencia. Prvé priznaky
choroby sa objavuju v detstve.

Liek Upkanz obsahuje lie¢ivo deferipron a mal byt dostupny vo forme kvapaliny na perorélne uzivanie.

Liek Upkanz bol 27. juna 2018 oznaceny za liek na ojedinelé ochorenia pouzivany na liecbu
neurodegenerécie s akumulaciou Zeleza v mozgu. Dal$ie informécie o oznadeni lieku za liek na
ojedinelé ochorenia mozete najst na webovom sidle agentury:
ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3182034.

Akym sposobom liek Upkanz uUcinkuje?

U pacientov s PKAN sa Zelezo akumuluje v niektorych castiach mozgu, vratane casti zapojenych do
kontroly pohybu. Nadmerné mnozstvo Zeleza vedie k poskodeniu. Deferiprén, liecivo lieku Upkanz, je
chelator zeleza, ¢o znamena, Ze sa v tele naviaze na Zelezo. Zabrarnuje tomu, aby Zelezo sp6sobilo
poskodenie, a umoziuje jeho vylucenie z tela, a to najma mocom. OcCakavalo sa, ze deferiprén
prenikne do mozgu a pom6ze zabranit akumulacii zeleza v mozgovych bunkach, a tym znizi
poskodenie mozgu.
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Akou dokumentaciou podlozila spoloénost svoju Ziadost?

Spoloénost predlozila vysledky hlavnej Stidie zahfriajicej 89 pacientov s PKAN vo veku od 4 rokov.
Studia porovnavala zmeny v zévaznosti dysténie u pacientov, ktorym bol podavany liek Upkanz,
s pacientmi, ktorym bolo podavané placebo (zdanlivy liek).

V akej faze hodnotenia bola Ziadost v ¢ase stiahnutia?

Ziadost bola stiahnutd po tom, ako Eurdpska agenttra pre lieky vyhodnotila informacie, ktoré
spolo¢nost predloZila, a sformulovala zoznam otdzok pre spolo¢nost. Spolo¢nost v ¢ase stiahnutia
Ziadosti este neodpovedala na poslednu sériu otazok.

Aké bolo v tom case odporucanie agentury?

Na zdklade preskimania Udajov a odpovedi spoloCnosti na otdzky agentlury mala agentira v Case
stiahnutia Ziadosti urcité vyhrady a dospela k predbeznému stanovisku, Ze liek Upkanz nemdze byt
povoleny na lie¢bu PKAN. Agentira mala najméa vyhrady, Ze hlavna $tudia jasne nepreukazala Gcéinnost
lieku.

Agentura preto v ¢ase stiahnutia Ziadosti zastavala nazor, ze vzhladom na nepreukazanu uéinnost
prinosy lieku Upkanz neprevysuju jeho rizika.

Aké doévody na stiahnutie Ziadosti uviedla spoloénost?

Vo svojom liste oznamujicom agenture stiahnutie Ziadosti spolo¢nost uviedla, Ze bol prehodnoteny
nasledny prevod lieku do inej spolo¢nosti, jeho vyvoj a uvedenie na trh.

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

Spoloénost informovala agenturu, Ze pre pacientov, ktori sa z(¢astfiuju na klinickych skdsaniach alebo
na programoch na pouzitie lieku Upkanz v naliehavych pripadoch nevyplyvaju ziadne désledky.
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