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Umik vloge za pridobitev dovoljenja za promet z
zdravilom Upkanz (deferipron)

Podjetje Apotex B.V. je umaknilo vlogo za pridobitev dovoljenja za promet z zdravilom Upkanz,
namenjenim zdravljenju nevrodegeneracije, povezane s pantotenat kinazo.

Podjetje je vlogo umaknilo 10. avgusta 2020.

Kaj je zdravilo Upkanz in za kaj naj bi se uporabljalo?

Zdravilo Upkanz je bilo razvito kot zdravilo za zdravljenje nevrodegeneracije, povezane s pantotenat
kinazo, tj. redke dedne bolezni, ki povzroca Cedalje vecje posSkodbe mozganov in lahko privede do
stanj, kot so distonija (nenadzorovani gibi misic), parkinsonizem in demenca. Prvi znaki bolezni se
pojavijo v otrostvu.

Zdravilo Upkanz vsebuje ucinkovino deferipron in naj bi bilo na voljo v obliki tekocine, ki se jemlje
peroralno.

Zdravilo Upkanz je bilo 27. junija 2018 doloceno kot ,zdravilo sirota" (zdravilo za zdravljenje redkih
bolezni) za zdravljenje nevrodegeneracije s kopi¢enjem Zeleza v mozganih. Vec informacij o doloCitvi
zdravila sirote je voljo na spletiS¢u agencije:_ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu3182034.

Kako zdravilo Upkanz deluje?

Pri bolnikih z nevrodegeneracijo, povezano s pantotenat kinazo, se v dolo¢enih delih mozganov kopici
Zelezo, zlasti v tistih, ki sodelujejo pri nadzoru gibanja. Cezmerna koli¢ina Zeleza povzro¢a pogkodbe.
Deferipron, ucinkovina zdravila Upkanz, je kelator Zeleza, kar pomeni, da se veze na zelezo v telesu. S
tem Zelezu prepreci, da bi povzrocal poskodbe, in omogodi njegovo odstranjevanje iz telesa, ve¢inoma
z urinom. Deferipron naj bi vstopil v mozgane in preprecil kopicenje zeleza v mozganskih celicah ter
tako zmanjsal mozganske poskodbe.
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Katero dokumentacijo je podjetje predlozilo v podporo svoji viogi?

Podjetje je predstavilo rezultate glavne Studije, v katero je bilo vkljucenih 89 bolnikov, starih 4 leta in
ved, z nevrodegeneracijo, povezano s pantotenat kinazo. V Studiji so primerjali spremembe resnosti
distonije pri bolnikih, ki so prejemali zdravilo Upkanz, in bolnikih, ki so prejemali placebo (zdravilo brez
ucinkovine).

Kako dalec je bil postopek ocenjevanja vioge ob njenem umiku?

Vlogo so umaknili po tem, ko je Evropska agencija za zdravila Ze ocenila dokumentacijo, ki jo je
predlozilo podjetje, in oblikovala seznam vprasanj. Podjetje ob umiku vioge Se ni odgovorilo na zadnji
sklop vprasanj.

Kaksno je bilo takrat priporocilo agencije?

Agencija je na podlagi pregleda podatkov in odgovorov podjetja na vprasanja, ki jih je zastavila, ob
umiku vloge izrazila dolo¢ene zadrzke in zacasno menila, da zdravila Upkanz ni mogoce odobriti za
zdravljenje nevrodegeneracije, povezane s pantotenat kinazo. Predvsem je izrazila zadrzke, da glavna
Studija ni jasno dokazala udinkovitosti zdravila.

Zato je ob umiku vloge menila, da koristi zdravila Upkanz zaradi pomanjkanja dokazov o ucinkovitosti
ne odtehtajo z njim povezanih tveganj.

Kaksni so bili razlogi podjetja za umik vioge?

Podjetje je v dopisu, s katerim je obvestilo agencijo o umiku vloge, navedlo, da se razvoj in trzenje
zdravila po njegovem prenosu na drugo podjetje ponovno ocenjujeta.

Kaksne so posledice umika vloge za bolnike, ki sodelujejo v klinicnih
preskusanjih ali programih socutne uporabe zdravila?

Podjetje je agencijo obvestilo, da zavrnitev nima posledic za bolnike, vklju¢ene v klini¢na preskusanja
ali programe socutne uporabe zdravila Upkanz.
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