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Aterkallande av ansdkan om godkannande for forsaljning
av Upkanz (deferipron)

Apotex B.V. aterkallade sin ansékan om godkannande for forsaljning av Upkanz for behandling av
pantotenatkinas-associerad neurodegeneration.

Foretaget aterkallade sin ansdkan den 10 augusti 2020.

Vad ar Upkanz och vad skulle det anvandas for?

Upkanz togs fram som ett lakemedel fér behandling av pantotenatkinas-associerad neurodegeneration
(PKAN), en sallsynt &rftlig sjukdom som orsakar progredierande hjarnskador och kan leda till tillstand
sasom dystoni (okontrollerade muskelrérelser), parkinsonism och demens. De férsta tecknen pd
sjukdomen upptrader under barndomen.

Upkanz inneh3ller den aktiva substansen deferipron och skulle finnas som en vatska som skulle tas via
munnen.

Upkanz klassificerades den 27 juni 2018 som ett sarlakemedel (ett Idkemedel som anvands vid
sallsynta sjukdomar) avsett for behandling av neurodegeneration med ansamling av jarn i hjarnan.
Mer information om klassificeringen som sérlakemedel finns pd EMA:s webbplats:
ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3182034.

Hur verkar Upkanz?

Hos patienter med PKAN ansamlas jarn i delar av hjarnan, daribland de delar som styr kroppens
rorelser. Denna alltfér stora jarnmangd leder till skador. Deferipron, som ar den aktiva substansen i
Upkanz, bildar kelatkomplex med jarn, vilket innebar att det binder till jarn i kroppen. Detta férhindrar
att jarnet orsakar skador och gor att det kan utséndras frdn kroppen, framst genom urinen. Det
forvantades att deferipron skulle tranga in i hjarnan och bidra till att férhindra ansamlingen av jarn i
hjarncellerna och darmed minska hjarnskadorna.
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Vad har foretaget lamnat in som stoéd for sin ansékan?

Foretaget lade fram resultaten fran en huvudstudie som omfattade 89 patienter fran 4 ars alder med
PKAN. I studien jamférdes férdandringar av dystonins allvarlighetsgrad hos patienter som fick Upkanz
med patienter som fick placebo (en overksam behandling).

Hur 13ngt hade utvdarderingen kommit ndar ansokan drogs tillbaka?

Ansokan drogs tillbaka efter att Europeiska lakemedelsmyndigheten hade utvarderat informationen
fran foretaget och forberett fragor till foretaget. Vid tidpunkten for aterkallandet hade féretaget &nnu
inte besvarat den sista omg&ngen fragor.

Vad rekommenderade myndigheten vid den tidpunkten?

Efter genomgang av de inlamnade uppgifterna och féretagets svar pa myndighetens fragor hyste
myndigheten vid tidpunkten for aterkallandet vissa beténkligheter och ansdg preliminart att Upkanz
inte skulle ha kunnat godkannas fér behandling av PKAN. I synnerhet hyste myndigheten
betdnkligheter mot att huvudstudien inte tydligt hade visat att lakemedlet var effektivt.

Vid tidpunkten for dterkallandet ansdg darfor myndigheten att nyttan med Upkanz inte évervédgde
riskerna, eftersom effekten inte hade pavisats.

Vilka skal angav foretaget till att dra tillbaka sin ansokan?

I skrivelsen till myndigheten om att ansékan aterkallas uppgav féretaget att utveckling och férséljning
av lakemedlet holl pd att omprovas, efter att det dverforts till ett annat foretag.

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

Foretaget informerade myndigheten om att dterkallandet inte far ndgra foljder for patienter som deltar
i kliniska prévningar eller i s.k. compassionate use-program med Upkanz.
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