FDA nadata polskiej
czgsteczce w USA status leku
sierocego

5 lutego 2025

Amerykaniska Agencja Zywnoéci i Lekéw (FDA) nadata czgsteczce
opracowanej przez specjalistéw Uniwersytetu Jagiellonskiego
Collegium Medicum w Krakowie status leku sierocego. 0Oznacza
to, ze w dalszych badaniach moze by¢ traktowana
preferencyjnie.

Czagsteczke oznaczona symbolem iQ-007 opracowat zespdot prof.
Krzysztofa Kaminskiego z Wydziatu Farmaceutycznego UJ
Collegium Medicum. Jak dotad przeszta ona faze badan
przedklinicznych, zrealizowanych przez firme iQure Pharma Inc.
w kooperacji z naukowcami UJ CM. Kluczowe eksperymenty
wykazaty potencjalng jej skutecznos¢ w leczeniu zespotu
Draveta (uwarunkowanej genetycznie rzadkiej 1 <ciezkie
encefalopatii padaczkowej).

Z informacji przestanej PAP wynika, ze jesli potwierdzg to
kolejne badania, tym razem kliniczne, czyli z wudziatem
pacjentow, moze to byc¢ pierwszy w klasie kandydat na nowej
generacji lek przeciwpadaczkowy. Lek sierocy to preparat
przeznaczony do leczenia <choroby rzadkiej, ktdrej
czestotliwos¢ wystepowania wynosi nie wiecej niz 5 na 10 tys.
os6éb, produkowany przez przemyst farmaceutyczny w celu
zaspokojenia potrzeb zdrowia publicznego, a nie z przyczyn
ekonomicznych.

oW przypadku wprowadzenia iQ-007 na rynek amerykanski uzyskany
status leku sierocego moze przetozy¢ sie na zaangazowanie
naukowe amerykanskiej instytucji rzadowej U.S. Food and Drug
Administration (FDA) w proces planowania badan klinicznych,
znaczgce skrdécenie kolejnych faz rozwoju, uproszczong i tanszg


https://wolnemedia.net/fda-nadala-polskiej-czasteczce-iq-007-status-leku-sierocego/
https://wolnemedia.net/fda-nadala-polskiej-czasteczce-iq-007-status-leku-sierocego/
https://wolnemedia.net/fda-nadala-polskiej-czasteczce-iq-007-status-leku-sierocego/

procedure oceny i rejestracji leku, a takze wydtuzony okres
ochrony patentowej oraz dodatkowy okres wy*acznosci na jego
sprzedaz” — zaznacza sie w informacji zamieszczonej na stronie
internetowej uczelni.

Zesp6t Draveta najczesciej pojawia sie okoto pierwszego roku
zycia, a czasem nawet u kilkutygodniowych niemowlat. Jego
przyczyng jest mutacja genu SCN1A kodujgcego podjednostke al
kanatéw sodowych zlokalizowanych na neuronach hamujacych w
mézgu. Napady padaczkowe zdarzajg sie czesto, charakteryzuja
sie lekoopornoscia, co przektada sie na znaczne uposSledzenie
rozwoju psychoruchowego dziecka. Jest to choroba progresywna 1
szacuje sie, ze blisko 15-20 proc. chorych umiera na skutek
ciezkich napaddéw padaczkowych lub zwigzanych z nimi urazéw.

,Biorac pod uwage, jak trudna w leczeniu jest ta choroba, a
takze jej nieodwracalne skutki w rozwoju dziecka, istnieje
nieustanne zapotrzebowanie na nowe — przede wszystkim
skuteczniejsze, ale i lepiej tolerowane — leki do terapii
zespotu Draveta. Nowatorski mechanizm dziatania iQ-007 oraz
dotychczas uzyskane wyniki wskazujg na jego uzytecznos$¢
réwniez w tym niezwykle ucigzliwym zespole padaczkowym.
Ponadto jego dobra tolerancja — a w szczegdlnosci brak
sennosci, otepienia i zaburzen pamieci — dajg nadzieje na
wprowadzenie nowej skutecznej i bezpiecznej terapii innych
rodzajow napaddéw u dzieci” - wyjasnia prof. Krzysztof
Kaminski.

Wedtug specjalistéw UJ CM czgsteczka iQ-007 wykazuje unikatowy
mechanizm dzia*ania, dotychczas nieopisany dla lekow
przeciwpadaczkowych, ktéry polega na usuwaniu z przestrzeni
synaptycznej nadmiaru glutaminianu bedgcego gtdownym
neuroprzekaznikiem pobudzajgcym w osSrodkowym uktadzie
nerwowym. Patologiczny nadmiar glutaminianu w mézgu prowadzi
jednak do wielu choréb neurologicznych, neurodegeneracyjnych i
psychiatrycznych. Jego normalizacja powodowana przez iQ-007
moze by¢ pomocna w wielu innych schorzeniach, takich jak
choroby Alzheimera, Parkinsona i Huntingtona, a takze w



przypadku stwardnienia rozsianego, stwardnienia bocznego
zanikowego, udaréw niedokrwiennych mézgu, bdélu, schizofrenii,
depresji, leku, autyzmu oraz uzaleznien.

W 2020 r. czgsteczka zostata skomercjalizowana przez
Uniwersytet Jagiellonski za posSrednictwem Centrum Transferu
Technologii CITTRU, a licencje udzielono 1iQure Pharma Inc.
Faza przedkliniczna zostata zrealizowana przez dziat R&D iQure
w kooperacji z naukowcami UJ CM. Kluczowe eksperymenty
potwierdzajgce potencjalng skutecznos¢ 1iQ-007 w terapii
zespotu Draveta zostaty sfinansowane przez kapitat prywatny
typu Venture Funding pozyskany przez iQure z USA, Niemiec oraz
Wielkiej Brytanii.

Amerykariska Agencja Zywno$ci i Lekéw (FDA) jest instytucja
rzagdowg, bedgca czeScig Departamentu Zdrowia i Opieki
Spotecznej Standéw Zjednoczonych. Do jej zadan nalezy m.in.
kontrola zywnos$ci, suplementdéw diety, 1lekéw, kosmetykow,
urzadzen medycznych. Agencja znana jest ze stosowania bardzo
rygorystycznych przepiséw oraz wymogdéw odnoszacych sie do
dopuszczania lekéw do obrotu.
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