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Stiahnutie ziadosti o povolenie na uvedenie na trh pre liek
Prohippur (benzoat sodny)

Dna 3. aprila 2018 spolo¢nost Lucane Pharma oficidlne oznamila Vyboru pre lieky na humanne pouZitie
(CHMP) rozhodnutie stiahnut svoju Ziadost o povolenie na uvedenie lieku Prohippur na trh, ktory je
urceny na liecbu neketotickej hyperglycinémie a porich cyklu mocoviny.

Co je liek Prohippur?
Prohippur je liek obsahujaci Géinna latku benzoat sodny. Liek mal byt dostupny vo forme granulatu.
Aké bolo predpokladané pouzitie lieku Prohippur?

Liek Prohippur sa mal pouzivat na lie¢bu tychto dediénych poruch:

e neketoticka hyperglycinémia, pri ktorej sa v krvi vyskytuju abnormalne vysoké hladiny
aminokyseliny glycinu,

e poruchy cyklu mocoviny, ¢o je skupina ochoreni, pri ktorych sa vyskytujli abnormalne vysoké
hladiny dusika v tele vo forme amoniaku.

Glycin aj amoniak s vo vysokom mnoZstve Skodlivé a mdzu spdsobit zdvazné poskodenie mozgu.
Tieto ochorenia su vyvolané nedostatkom enzymov potrebnych na ich odstranenie.

Liek Prohippur bol 11. septembra 2002 oznaceny ako liek na zriedkavé choroby (liek, ktory sa pouziva
pri zriedkavych chorobach) na liecbu neketotickej hyperglycinémie a 14. jula 2016, 29. augusta 2016
a 18. novembra 2016 na poruchy cyklu mocoviny. Viac informacii o oznacovani liekov ako lieky na
zriedkavé choroby sa nachéadza tu.

Akym sposobom liek Prohippur Gcinkuje?

U¢inna latka lieku Prohippur, benzoat sodny, pomaha znizit $kodliv hladinu glycinu tak, Ze sa naviaze
na glycin a vytvori latku, ktord su obli¢ky schopné z tela lahSie odstranit. Liek Prohippur poméaha
takisto odstranovat z tela nadbytoény dusik, ¢im sa znizuje hladina amoniaku.
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Akou dokumentaciou podlozila spoloénost svoju zZiadost?

Spoloénost predloZila Udaje z uverejnenych stadii, v ktorych sa skiimalo pouZitie benzoatu sodného
u pacientov s neketotickou hyperglycinémiou a s poruchami cyklu mocoviny. Liek Prohippur sa
neskumal priamo u pacientov s tymito ochoreniami.

V akej faze hodnotenia bola Ziadost v ¢ase stiahnutia?

Ziadost bola stiahnutd potom, ako vybor CHMP vyhodnotil dokumentdciu, ktort spolo¢nost predlozila, a
sformuloval zoznamy otdzok. Spolo¢nost v ¢ase stiahnutia Ziadosti eSte neodpovedala na poslednu
sériu otazok.

Aké bolo v tom case odporicanie vyboru CHMP?

V Case stiahnutia ziadosti mal vybor CHMP urcité vyhrady. Vybor CHMP konstatoval, Ze uverejnené
$tadie, ktoré spolo¢nost predlozila, neposkytuji dostatoéné ddkazy o UGcinnosti a bezpednosti benzoatu
sodného pri r6znych poruchach. Okrem toho, kedZe liek Prohippur sa nepouzil v klinickych sktaniach,
spolo¢nost mala predlozit Udaje na preukazanie, ze granulat lieku Prohippur pdsobi rovnakym
spésobom ako benzoat sodny pouzity v uverejnenych Stadiach. Vybor CHMP mal takisto otazky
tykajuce sa vysokych hladin latky v lieku Prohippur (butylovany metakrylatovy kopolymér), spdsobu
podavania a kontroly kvality lieku vo vSeobecnosti.

Vybor CHMP preto v Case stiahnutia ziadosti zastaval nazor, ze prinosy lieku Prohippur neprevysuju
jeho rizika.
Aké ddvody na stiahnutie Ziadosti uviedla spoloénost?

Vo svojom liste oznamujacom agentire stiahnutie Ziadosti spolo¢nost uviedla, ze potrebuje viac ¢asu
na pripravu primeranych odpovedi na otazky, ktoré vzniesol vybor CHMP.

List spolo¢nosti oznamujuci agenture stiahnutie Ziadosti sa nachadza tu.

Aké su dosledky stiahnutia Ziadosti pre pacientov, ktori sa zicastiuja na
klinickych skuSaniach alebo na programoch na pouzitie lieku v naliehavych
pripadoch?

Spoloénost informovala vybor CHMP, Ze v sUlasnosti sa nevykonavaju ziadne klinické skasania
s liekom Prohippur a Ze program na pouzitie lieku v naliehavych pripadoch schvaleny vo Francuzsku
bude pokracovat podla planu.

Ak sa zUcastinujete na programe na pouzitie lieku v naliehavych pripadoch a potrebujete viac informacii
o svojej lie¢be, obratte sa na svojho osetrujliceho lekara.
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