EUROPEAN MEDICINES AGENCY

SCIENCE MEDICINES HEALTH

25. maj 2023
EMA/271437/2023
EMEA/H/C/004867

Zavrnitev vloge za pridobitev dovoljenja za promet z
zdravilom Sohonos (palovaroten)

Zavrnitev po ponovni presoji potrjena

Po ponovni prouditvi prvotnega mnenja je Evropska agencija za zdravila potrdila svoje priporocilo za
zavrnitev dovoljenja za promet z zdravilom Sohonos, ki je namenjeno zdravljenju progresivne
osificirajoce fibrodisplazije (FOP). FOP je redka genetska bolezen, ki povzroci nastanek dodatnih kosti
na mestih zunaj okostja (proces, imenovan heterotopska osifikacija), na primer v sklepih, misicah,
kitah in vezeh, kar vodi do postopnega zmanjSevanja mobilnosti in drugih hudih okvar.

Agencija je mnenje po ponovnem pregledu izdala 25. maja 2023. Prvotno mnenje je izdala
26. januarja 2023. Ponoven pregled prvotnega mnenja agencije EMA je zahtevalo podjetje Ipsen
Pharma, ki je predlozilo vlogo za dovoljenje za promet z zdravilom Sohonos.

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

Zdravilo Sohonos naj bi zmanjsalo nenormalno tvorbo kosti v sklepih, misicah, kitah in vezeh pri
odraslih in otrocih (deklicah, starejsih od 8 let in deckih, starejsih od 10 let) s progresivno osificirajoco
fibrodisplazijo. Vsebuje ucinkovino palovaroten in naj bi bilo na voljo v obliki kapsul za peroralno
jemanje vsak dan.

Zdravilo Sohonos je bilo 19. novembra 2014 dolo¢eno kot ,zdravilo sirota™ (zdravilo za zdravljenje
redkih bolezni) za zdravljenje FOP. Vec informacij o dolocitvi zdravila sirote je voljo na spletiS¢u
agencije: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3-14-1368.

Kako zdravilo Sohonos deluje?

Ucinkovina v zdravilu Sohonos, palovaroten, spada v skupino zdravil, znanih kot retinoidi. Veze se na
receptor retinojske kisline (gama), ki je prisoten v celicah, ki sodelujejo pri tvorbi kosti. Z vezavo na te
receptorje zdravilo aktivira procese, ki zmanjSujejo tvorbo kosti. To naj bi ublazilo simptome bolezni.
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Katero dokumentacijo je podjetje predlozilo v podporo svoji viogi?

Podjetje je predlozilo rezultate ene glavne Studije, v katero je bilo vkljucenih 107 odraslih in otrok s
FOP. Vsi udelezenci Studije so prejemali zdravilo Sohonos, rezultate Studije pa so primerjali z rezultati
druge Studije, v katero je bilo vklju¢enih 114 bolnikov s FOP, ki niso prejemali nobenega zdravljenja.

Glavno merilo ucinkovitosti v glavni Studiji je bila sprememba koli¢ine novo razvitih heterotopskih
osifikacij pri bolnikih.

Kateri so bili glavni razlogi za zavrnitev vioge za pridobitev dovoljenja za
promet z zdravilom?

V Casu prvotnega vrednotenja je agencija menila, da ni mogoce oblikovati trdnih zakljuckov o koristih
zdravila, saj je predlagateljev zakljuCek temeljil na naknadni analizi, ki ni bila niti znanstveno niti klini¢no
utemeljena, predhodno doloceni cilji Studije pa niso bili dosezeni. Poleg tega rezultati drugih studij in
omejeni dolgoroc¢ni klini¢ni podatki, ki so na voljo, niso podpirali u¢inkovitosti. Kar zadeva varnost, z
ukrepi za zmanjsanje tveganja, ki jih je predlagalo podjetje, ni bilo mogoce ustrezno ublaziti tveganja
za prezgodnjo okostenitev rastnega hrustanca (motnja v obmocdju rasti nove kostnine na koncu dolgih
kosti, zaradi Cesar te kosti ne rastejo normalno), kar je znano tveganje pri zdravljenju z retinoidi pri
bolnikih, ki Se rastejo. Poleg tega je agencija menila, da nekatera vprasanja v zvezi s kakovostjo
ucinkovine niso bila resena.

Ti pomisleki se po ponovnem pregledu predlozenih podatkov niso spremenili, zato je agencija potrdila
mnenje, da kakovost, varnost in ucinkovitost zdravila Sohonos niso bile zadostno dokazane. Zato je
zakljucila, da koristi zdravila Sohonos ne odtehtajo z njim povezanih tveganj, in priporocila zavrnitev
vloge za pridobitev dovoljenja za promet z zdravilom.

Ali ta zavrnitev vpliva na bolnike v kliniénih preskusanjih ali programih
socutne uporabe?

Podjetje je agencijo obvestilo, da zavrnitev nima posledic za bolnike, ki so vklju¢eni v klini¢na
preskusanja ali programe socutne uporabe zdravila Sohonos.

Ce ste vkljuceni v klini¢no preskusanje ali program socutne uporabe in potrebujete ved informacij o
zdravljenju, se obrnite na zdravnika.
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