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Otazky a odpovede

Zamietnutie povolenia na uvedenie na trh pre liek
Dropcys (merkaptamin-hydrochlorid)

Vysledok opatovného preskumania

Dria 17. decembra 2015 prijal Vybor pre lieky na humanne pouzitie (CHMP) negativne stanovisko,
ktorym sa odporuéa zamietnut povolenie na uvedenie na trh pre liek Dropcys, ktory sa mal pouzivat na
prevenciu a liecbu ukladania aminokyseliny cystinu v rohovke (transparentnej vrstve v prednej Casti
oka). Spolo¢nost, ktora poZiadala o povolenie v EU, je Lucane Pharma.

Ziadatel poZiadal o opatovné preskiimanie stanoviska. Po zvazeni zdévodnenia tejto Ziadosti vybor
CHMP opatovne preskimal pévodné stanovisko a 1. aprila 2016 potvrdil zamietnutie povolenia na
uvedenie lieku na trh.

Co je liek Dropcys?

Dropcys je liek, ktory obsahuje Gcinnl latku merkaptamin-hydrochlorid (znamy aj ako cysteamin-
hydrochlorid). Liek mal byt dostupny vo forme prasku a rozpustadla na vytvorenie roztoku pre o¢nu
instilaciu.

Aké bolo predpokladané pouzitie lieku Dropcys?

Liek Dropcys sa mal pouZivat na prevenciu a lie¢bu cystindzy postihujlcej rohovku. Cystindza je
zriedkavé dedi¢né ochorenie zapric¢inené ukladanim latky nazyvanej cystin, ktorad vytvara krystaly v
bunkach, najméa v bunkach rohovky a obliciek.

Liek Dropcys bol 15. oktébra 2014 oznaceny ako liek na zriedkavé choroby (liek, ktory sa pouziva pri
zriedkavych chorobach) na lieCbu cystindzy. Viac informacii o oznacovani liekov za lieky na zriedkavé
choroby sa nachadza tu: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.

Lieky obsahujtce merkaptamin-hydrochlorid st v EU povolené na Ustne uZivanie pri lie¢be cystindzy.
Oftalmické (o¢né) formy merkaptaminu sa aplikuju lokalne a pouzivaju sa na lieCbu o¢nych priznakov.
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Akym spdsobom by mal liek Dropcys Géinkovat?

Ukladanie cystinovych krystalov v bunkach rohovky moéze poskodit oéi a spdsobit zavazné problémy so
zrakom. U¢inna latka lieku Dropcys, merkaptamin-hydrochlorid, by mala reagovat s cystinom a
rozpustit ho, pri¢om by sa vytvorili latky, ktoré by mohli byt z buniek odstranené. Ked' sa liek aplikuje
do oka, mnoZstvo cystinu v bunkach rohovky by sa malo znizit, ¢im by sa obmedzil rozsah poskodenia
oka.

Akou dokumentaciou podlozila spoloénost svoju Ziadost?

KedZe merkaptamin sa pouziva mnoho rokov na lie¢bu cystindzy a jeho pouzivanie je dobre zavedené,
Ziadatel predlozil na podporu svojej Ziadosti pre liek Dropcys Udaje z lekarskej literatury.

Aké hlavné vyhrady viedli vybor CHMP k odporaéaniu zamietnut povolenie
na uvedenie na trh?

Vybor CHMP usudil, Zze studie z lekarskej literatury predloZzené na podporu Ziadosti nie su dostatoc¢né.
Aj ked' sa zd3a, Ze uloha merkaptaminovej ocnej instilacie pri liecbe depozitov v rohovke je dostatocne
podporena literatirou, stc¢asnymi klinickymi odporacaniami a jeho beznym pouzivanim v
nemochniciach, k dispozicii bolo méalo Gdajov podporujlcich Gdinnost koncentracie merkaptaminu
pouzitej v lieku Dropcys (0,1 % roztok). Vybor CHMP mal okrem toho vyhrady tykajuce sa dalsich
zloZiek lieku, ich vplyvu na dihodobl bezpeénost, najma u deti, ako aj stability a sterility roztoku po
priprave.

Vybor CHMP bol preto toho ndzoru, ze prinosy lieku Dropcys neprevysuju jeho rizika, a odporudil
zamietnut povolenie na uvedenie lieku na trh.

Vybor CHMP pocas opatovného preskimania stanoviska znova preskimal Udaje od spolo¢nosti. Vybor
potvrdil stanovisko, Ze Gc¢innost lieku Dropcys pri lie¢be depozitov v rohovke nebola dostato¢ne
preukazana a zZe otazky tykajuce sa formy a dlhodobej bezpecnosti a sterility lieku neboli vyriesené.
Vybor CHMP teda znova potvrdil svoje predchadzajlce odporucanie, aby sa povolenie na uvedenie
lieku na trh zamietlo.

Aké su dosledky zamietnutia pre pacientov, ktori sa zGcastiuji na
klinickych skuSaniach lieku alebo na programoch na pouzitie lieku
v naliehavych pripadoch?

Spoloénost informovala vybor CHMP, Ze neprebiehaju Ziadne klinické ski$ania ani programy na
pouzitie lieku Dropcys v naliehavych pripadoch.
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