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Aterkallande av anstkan om godkannande for forséljning
av Prohippur (natriumbensoat)

Den 3 april 2018 underrattade Lucane Pharma officiellt Europeiska lakemedelsmyndighetens kommitté
for humanlakemedel (CHMP) om att de énskar aterkalla sin ansékan om godkannande for forsaljning
for Prohippur, som var avsett for behandling av icke-ketotisk hyperglycinemi och rubbningar i
ureaomsattningen.

Vad ar Prohippur?

Prohippur ar ett lakemedel som innehaller den aktiva substansen natriumbensoat. Det skulle finnas
som granulat.

Vad skulle Prohippur anvandas for?

Prohippur skulle anvédndas for att behandla féljande arftliga sjukdomar:

e icke-ketotisk hyperglycinemi, vid vilken onormalt hoga nivaer av aminosyran glycin uppstar i
blodet,

e rubbningar i ureaomséattningen, en grupp tillstand vid vilka onormalt héga kvavenivaer uppstar i
kroppen i form av ammoniak.

Bade glycin och ammoniak ar skadliga i stora mangder och kan orsaka allvarlig hjarnskada. Tillstanden
orsakas av en brist pa de enzymer som kravs for att avlagsna dem.

Prohippur klassificerades den 11 september 2002 som ett sarlakemedel (ett lakemedel som anvands
vid séallsynta sjukdomar) avsett att anvandas vid icke-ketotisk hyperglycinemi samt den 14 juli 2016,
29 augusti 2016 och 18 november 2016 som ett sarlakemedel avsett att anvéndas vid rubbningar i
ureaomsattningen. Mer information om klassificeringen som sarlakemedel finns har.
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Hur verkar Prohippur?

Den aktiva substansen i Prohippur, natriumbensoat, hjalper till att minska skadliga glycinnivder genom
att binda till glycin och bilda ett amne som njurarna lattare kan géra sig av med. Prohippur hjalper
ocksa till att avlagsna kvavedverskott ur kroppen, sé att ammoniaknivaerna sanks.

Vad har foretaget lamnat in som stod for sin ansékan?

Foretaget lamnade in data fran publicerade studier om anvandningen av natriumbensoat hos patienter
med icke-ketotisk hyperglycinemi och rubbningar i ureaomsattningen. Prohippur studerades inte direkt
pa patienter med dessa sjukdomar.

Hur langt hade utvarderingen kommit nar ansokan drogs tillbaka?

Ansdkan drogs tillbaka efter det att CHMP hade utvarderat den dokumentation som foretaget lamnat in
och sammanstallt en fragelista. Vid tidpunkten for aterkallandet hade foretaget annu inte besvarat den
sista omgangen fragor.

Vad rekommenderade CHMP vid den tidpunkten?

Vid tidpunkten for aterkallandet hyste CHMP vissa farhagor. CHMP noterade att de publicerade studier
som foretaget skickat in inte gav tillrackliga bevis for natriumbensoats effekt och sdkerhet vid de olika
tillstdnden. Eftersom Prohippur inte anvandes i kliniska provningar skulle foéretaget dessutom ha
lamnat in data som visade att Prohippur granulat verkade p& samma satt som det natriumbensoat som
anvandes i de publicerade studierna. Slutligen hade CHMP fragor om de hdga nivaerna av ett amne i
Prohippur (butylmetakrylat-kopolymer), om lakemedlets administreringssatt och kvalitetskontroll i
allménhet.

Vid tidpunkten for aterkallandet ansag darfor CHMP att nyttan med Prohippur inte 6vervagde riskerna.
Vilka ské&al angav foretaget till att dra tillbaka sin ansdkan?

I skrivelsen till myndigheten om att ansokan aterkallas uppgav foretaget att de behévde mer tid for att
forbereda lampliga svar pa de fragor som CHMP tagit upp.

Foretagets skrivelse om aterkallande av ansokan finns har.

Vilka foljder far aterkallandet for patienter som deltar i kliniska provningar
eller s.k. compassionate use-program?

Foretaget informerade CHMP om att inga kliniska prévningar pagar med Prohippur och att ett s.k.
compassionate use-program som godkants i Frankrike kommer att fortsédtta som planerat.

Om du deltar i ett s.k. compassionate use-program och behdver mer information om din behandling
kan du kontakta den ldkare som ger dig lakemedlet.
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