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Aterkallande av ansdkan om godkannande for forsaljning
av Puldysa (idebenon)

Santhera Pharmaceuticals (Deutschland) GmbH aterkallade sin ansékan om godkénnande fér
forsaljning av Puldysa fér behandling av Duchennes muskeldystrofi.

Féretaget aterkallade sin ansékan den 28 oktober 2020.

Vad ar Puldysa och vad skulle det anvandas for?

Puldysa utvecklades som ett Idkemedel for att behandla forsamrad andningsférmaga hos patienter
med Duchennes muskeldystrofi som inte behandlas med kortikosteroider.

Lakemedlet innehdller den aktiva substansen idebenon och skulle finnas som filmdragerade tabletter
att tas via munnen.

Det togs fram som ett “"hybridlakemedel”. Det betyder att det var avsett att likna ett s.k.
referensldkemedel som innehaller samma aktiva substans och som redan godkants i EU.
Referenslakemedlet ar Mnesis, ett Iakemedel som godkants i Italien fér behandling av glaukom.

Puldysa klassificerades den 20 mars 2007 som ett sarlakemedel (ett [dkemedel som anvands vid
sallsynta sjukdomar) avsett att anvdndas vid Duchennes muskeldystrofi. Mer information om
klassificeringen som sarldkemedel finns har.

Hur verkar Puldysa?

Den aktiva substansen i Puldysa, idebenon, &r en antioxidant som verkar p& mitokondrierna (de
strukturer i cellerna som producerar den energi cellerna behéver for att fungera). Hos patienter med
Duchennes muskeldystrofi fungerar inte mitokondrierna som de ska, utan producerar giftiga former av
syre som skadar muskelcellerna. Idebenon tros férbattra produktionen av energi genom att aterstalla
mitokondriernas funktion, vilket férhindrar att cellerna skadas och att muskelfunktionen forsamras,
inbegripet andningsmusklernas funktion.

Idebenon &r ocksa godkant inom EU fér behandling av kognitionsnedsattningar, beteendestérningar,
Friedreichs ataxi och Lebers hereditdra optikusneuropati.
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Vad har foretaget lamnat in som stoéd for sin ansékan?

Foretaget tillhandahdll resultaten fran tre huvudstudier som omfattade patienter med Duchennes
muskeldystrofi som inte behandlades med kortikosteroider. I tva av studierna jamférdes Puldysa med
placebo (overksam behandling) och effekten mattes genom forbattring av lungfunktionen eller
forandring av en indikator foér andningsfunktion som mater den maximala hastighet med vilken en
person kan andas ut luft (PEF, "Peak Expiratory Flow”) efter ett ars behandling. I den tredje studien
gjordes en langre uppfdljning av patienter som behandlades med Puldysa, for att se om effekterna pa
andningen uppratthdlls éver tid.

Hur langt hade utviarderingen kommit nar ansokan drogs tillbaka?

Ansotkan drogs tillbaka efter att Europeiska lakemedelsmyndigheten hade utvdrderat dokumentationen
fran foretaget och sammanstillt en fragelista. Vissa fragetecken kvarstod nar myndigheten hade
utvarderat féretagets svar pa den sista omg@ngen fragor.

Vad rekommenderade myndigheten vid den tidpunkten?

Efter genomgang av de inlamnade uppgifterna och féretagets svar p& myndighetens frdgor hyste
myndigheten vid tidpunkten for aterkallandet vissa beténkligheter och ansag preliminart att Puldysa
inte skulle ha kunnat godkénnas fér behandling av férsamrad andningsférmaga hos patienter med
Duchennes muskeldystrofi som inte behandlas med kortikosteroider.

Myndigheten fann att de gynnsamma effekterna pa lungfunktionen inte éverensstamde mellan
studierna och att det var oklart om de kunde uppréatthdllas pa langre sikt.

Vid tidpunkten for dterkallandet ansdg darfér myndigheten att nyttan med Puldysa inte évervagde
riskerna.

Vilka skal angav foretaget till att dra tillbaka sin ansdkan?

I skrivelsen till myndigheten om att ansékan aterkallas uppgav féretaget att det aterkallade sin
anstkan efter att en huvudstudie - som férvdntades ge ytterligare beldgg fér Puldysas nytta hos
patienter med Duchennes muskeldystrofi — nyligen hade stoppats pd grund av att malen med den inte
kunde uppnas.

Paverkar detta aterkallande patienter som deltar i kliniska provningar eller
s.k. compassionate use-program?

Foretaget informerade myndigheten om att alla kliniska prévningar och compassionate use-program
for Puldysa som behandling vid Duchennes muskeldystrofi kommer att avbrytas. Lékarna fran de
kliniska prévningarna kommer att kontakta patienterna i fraga fér att boka in slutliga
uppfdljningsbesok.

Om du deltar i en klinisk provning eller ett compassionate use-program och behdver mer information
kan du kontakta lakaren i den kliniska prévningen.
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