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Zamietnutie povolenia na uvedenie na trh pre liek
Sohonos (palovaroten)

Opatovnym preskimanim sa potvrdilo zamietnutie

Eurdpska agentura pre lieky opatovne preskimala svoje pévodné stanovisko a potvrdila svoje
odporucanie, aby sa zamietlo povolenie na uvedenie na trh pre liek Sohonos, ¢o je liek uréeny na
lieCbu ochorenia fibrodysplasia ossificans progressiva (FOP). FOP je zriedkavé genetické ochorenie,
ktoré spbsobuje vytvaranie dalSich kosti na miestach mimo kostry (proces nazyvany heterotopicka
osifikécia), napriklad v kiboch, svaloch, §lachach a vazoch, ¢o vedie k postupnému znizovaniu
pohyblivosti a inym zdvaznym porucham.

Agentlra vydala svoje stanovisko po opatovnom preskimani 25. maja 2023. Agentlra vydala svoje
pévodné stanovisko 26. janudra 2023. Spolo¢nost Ipsen Pharma, ktora poziadala o povolenie lieku
Sohonos, poziadala o opatovné preskimanie pévodného stanoviska agentury.

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

Liek Sohonos bol uréeny na znizenie abnormalnej tvorby kosti v kiboch, svaloch, §lachéch a vézoch u
dospelych a deti (dievcat starSich ako 8 rokov a chlapcov starSich ako 10 rokov) s FOP. Liek obsahuje
lie¢ivo palovaroten a mal byt dostupny vo forme kapsul, ktoré sa uzivaju Gstami kazdy den.

Liek Sohonos bol 19. novembra 2014 oznaceny za liek na ojedinelé ochorenia (liek pouzivany pri
zriedkavych chorobach) na lieCbu FOP. Viac informacii o oznaCovani liekov ako lieky na ojedinelé
ochorenia sa nachadza na webovom sidle agentlry: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu3-14-1368.

Akym sposobom liek Sohonos ucinkuje?

LieCivo lieku Sohonos, palovaroten, patri do skupiny liekov znamych ako retinoidy. Viaze sa na
receptor kyseliny retinovej (gama), ktory sa nachadza v bunkach, ktoré sa podielaju na tvorbe kosti.
Naviazanim sa na tieto receptory liek aktivuje procesy, ktoré znizuju tvorbu kosti. OCakavalo sa, Ze sa
tym zmiernia priznaky ochorenia.
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Akou dokumentaciou podlozila spoloénost svoju ziadost?

Spoloénost predloZila vysledky z jednej hlavnej $tadie, na ktorej sa ztcastnilo 107 dospelych a deti s
FOP. Vsetci UcCastnici Studie boli lieCeni liekom Sohonos a vysledky stidie sa porovnavali s vysledkami
druhej studie, na ktorej sa zucastnilo 114 pacientov s FOP, ktori nedostali Ziadnu lie¢bu.

Hlavnym meradlom ucinnosti v hlavnej Studii bola zmena v mnozstve novovytvorenej heterotopickej
osifikacie u pacientov.

Aké boli hlavné dovody zamietnutia povolenia na uvedenie na trh?

V ¢ase pdvodného hodnotenia agentira usudila, Ze nie je mozné vyvodit Ziadne jednoznaéné zavery o
prinose lieku, kedZe zaver ziadatela bol zalozeny na analyze post-hoc, ktord nebola vedecky ani klinicky
odbévodnend a neboli splnené vopred stanovené ciele studie. Okrem toho vysledky z inych stadii ani
obmedzené dlhodobé klinické (daje, ktoré si k dispozicii, Géinnost nepodporovali. Pokial ide o
bezpeénost, riziko predéasného uzavretia rastovych $trbin (narudenie rastovych chrupaviek na kondi
dlhych kosti, ¢o brani kostiam v normalnom raste), ¢o je zname riziko pri lieCbe retinoidmi u rasticich
pacientov, nebolo mozné primerane zmiernit opatreniami na minimalizovanie rizika, ktoré spoloénost
navrhla. Agentura okrem toho usudila, Ze niektoré otazky tykajluce sa kvality lieCiva neboli vyriesené.

Tieto vyhrady sa po opatovnom preskimani poskytnutych Udajov nezmenili a agentira preto nadalej
zastavala nazor, Ze kvalita, bezpeénost a G¢innost lieku Sohonos neboli dostatoéne preukazané.
Agentira preto usudila, Ze prinosy lieku Sohonos neprevys$uju jeho rizikd, a odporudila zamietnut
povolenie na uvedenie na trh.

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

Spolo¢nost informovala agentlru, Ze zamietnutie nema Ziadne dbsledky pre pacientov, ktori sa
zUcCastnuju na klinickych skisaniach lieku Sohonos alebo na programoch na jeho pouzitie v naliehavych
pripadoch.

Ak sa zucastnujete na klinickom skusani alebo na programe na pouZzitie lieku v naliehavych pripadoch
a potrebujete viac informaécii o svojej lie¢be, obratte sa na svojho oSetrujiceho lekara.

Opatovnym preskimanim sa potvrdilo zamietnutie
EMA/271436/2023 strana 2/2



