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EPAR kopsavilkums plasakai sabiedribai

Translarna
atalurens

Sis ir Eiropas Publiska novértéjuma zinojuma (EPAR) kopsavilkums par Translarna. Taja ir paskaidrots,
ka adgentira ir novértéjusi Sis zales, lai ieteiktu to redistraciju Eiropas Savieniba un sniegtu lietoSanas
nosacijumus. Tas nav paredzéts ka praktiski ieteikumi par Translarna lietoSanu.

Lai sanemtu praktisku informaciju par Translarna lietoSanu, pacientiem jaizlasa zalu lietoSanas
instrukcija vai jasazinas ar arstu vai farmaceitu.

Kas ir Translarnaun kapeéc tas lieto?

Translarna ir zales, ko lieto pacientu no piecu gadu vecuma arstésanai, kuri slimo ar DiSéna muskulu
distrofiju un nespé€j staigat. DiSéna muskulu distrofija ir genétiska slimiba, kas pakapeniski izraisa
muskulu funkcijas vajumu un zudumu. Translarna tiek lietotas nelielai grupai pacientu, kuriem slimibu
izraisa specifisks genétisks defekts distrofina géna (ko dévé par “beznozimes mutaciju”).

Ta ka Diséna muskulu distrofijas pacientu skaits ir neliels, slimibu uzskata par retu un 2005. gada
27. maija Translarna tika apstiprinatas ka zales retu slimibu arstésanai.

Translarna satur aktivo vielu atalurénu.
Ka lieto Translarna?

Translarna var iegadaties tikai pret recepti, un arstésana ir jauzsak arstam ar pieredzi DiSéna/Bekera
muskulu distrofijas arstésana.

Pirms arstéSanas uzsaksSanas ar Translarna pacientiem javeic genétisks tests, lai apstiprinatu vinu
slimibas izcelsmi sakara ar beznozimes mutaciju, ka ari piemérotibu arstésanai ar Translarna.

Translarna ir pieejamas ka granulas (125, 250 un 1000 mg) iekskigai lietoSanai péc sajauksanas ar
skidru vai pusskidru édienu (pieméram, jogurtu). Translarna ir jaienem tris reizes diena, un ieteicama
deva ir 10 mg/kg (10 mg uz kilogramu kermena svara) no rita, 10 mg/kg pusdienlaika un 20 mg/kg
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vakara (lai kopéja dienas deva bitu 40 mg/kg). Plasaka informacija ir pieejama zalu lietoSanas
instrukcija.

Ka Translarna darbojas?

Pacientiem ar DiSéna muskulu distrofiju ir normala distrofina deficits muskulos. Ta ka Sis proteins
palidz aizsargat muskulus pret traumam, jo muskuli saraujas un atslabinas, pacientiem ar DiSéna
muskulu distrofiju muskuli tiek bojati un galu gala parstaj darboties.

DiSéna muskulu distrofiju var izraisit daudzi genétiski defekti. Translarna ir paredzétas pacientiem,
kuru slimibas célonis ir noteikti defekti (ta devetas beznozimes mutacijas) distrofina géna, kas
priekslaicigi partrauc normala distrofina proteina sintézi, ka rezultata rodas nepilnigs distrofina
proteins, kas nefunkcioné pareizi. Translarna Siem pacientiem darbojas, stimul&jot proteinu sintézes
aparatu sSinas, novérsot defektu un laujot Stinam sintezet funkcionalu distrofina proteinu.

Kadas bija Translarna prieksrocibas sajos pétijumos?

Translarna vispirms tika pétitas viena pamatpétijuma, iesaistot 174 pacientus ar DiSéna muskulu
distrofiju, kuri nespé&ja staigat, un salidzinot divas Translarna devas (40 mg/kg diena un 80 mg/kg
diena) ar placebo (fiktivu arstéSanu). Galvenais efektivitates raditajs bija pacientu nostaigatais
attalums sesu mindsu laika péc 48 arstéSanas nedélam.

Lai gan visu pétijumu datu sakotnéja analizé nebija vérojama bitiska nostaigata attaluma atskiriba
pacientiem no Translarna un placebo grupas, turpmaka analizé bija redzama staigasanas spé&jas
pasliktinasanas mazaka méra, lietojot diena 40 mg/kg, nevis placebo. Péc 48 nedé&|u arstésanas
pacienti, kuri sanéma 40 mg/kg Translarna diena, var€ja nostaigat vidéji par 31,7 metriem vairak neka
placebo grupas pacienti. Izteiktaku efektu novéroja to pacientu apaksgrupa, kuru staigasanas spéja
pasliktinajas. Pacienti, kuri diena lietoja Translarna 40 mg/kg, varéja caurmeéra nostaigat par

49,9 metriem vairak neka placebo grupas pacienti. Zemakas devas pozitivo iedarbibu apstiprinaja ari
citu aktivitates raditaju uzlabosanas, ietverot raditajus, kas tiesi saistiti ar pacientu ikdienas
aktivitatém. Uzlabosanos nenovéroja, nozimé&jot augstako devu (80 mg/kg diena).

P&c sakotnéjas apstiprinasanas tika pabeigts papildu pétijums ar 230 pacientiem, kuru staigasanas
sp€ja pasliktinajas, bet ta rezultatus uzskatija par neparliecinoSiem. Tomér, no datiem bija redzams,
ka Translarna pozitivi ietekmé dazadus raditajus, pieméram, laiku, lai noskrietu/nostaigatu 10 metrus,
laiku, lai uzkaptu un nokaptu Cetrus pakapienus, ka ari staigasanas spéjas zaudésanas laiku. Abos
pétijumos Translarna pozitivo iedarbibu varéja labak novérot pacientiem ar mérenu slimibas
pasliktinasanos.

Kads risks pastav, lietojot Translarna?

Visbiezak novérotas Translarna blakusparadibas (vairak neka 5 pacientiem no 100) ir vemsana,
caureja, nelabums (slikta disa), galvassapes, kunga sapes un meteorisms. Blakusparadibas parasti
bija vajas vai mérenas.

Translarna nedrikst lietot vienlaicigi ar noteiktam antibiotikam, kas zinamas ka aminoglikozidi, ja tas
ievada véna.

Pilnu visu zinoto blakusparadibu sarakstu, lietojot Translarna, skatit zalu lietoSanas instrukcija.
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Kapeéec Translarna tika apstiprinatas?

Agentiras Cilvékiem paredzéto zalu komiteja (CHMP) noléma, ka ieguvums, lietojot Translarna,
parsniedz So zalu radito risku, un ieteica apstiprinat Sis zales lietoSanai ES.

Lai gan ir nepiecieS8ami papildu dati, CHMP uzskatija, ka ir pieradijumi, kas lauj uzskatit, ka Translarna
palénina slimibas progresésanu un ka to drosibas profils nerada bazas. Komiteja tapat atzina DiSéna
muskulu distrofijas smagumu un Sis slimibas pacientu neapmierinato medicinisko vajadzibu.

Translarna tika registrétas “ar nosacijumiem”. Tas nozimé&, ka vél ir sagaidami dati par Sim zalém, kas
uznémumam ir janodrosina. Eiropas Zalu adentlra katru gadu parbauda visu pieejamo jauno
informaciju un vajadzibas gadijuma atjaunina So kopsavilkumu.

Kada informacija par Translarna vél ir sagaidama?

Translarna joprojam ir apstiprinatas ar nosacijumu, un uznémumam, kas piedava tirgd Translarna, ir
javeic jauns pétijums Translarna salidzinasanai ar placebo, lai apstiprinatu zalu efektivitati un
droSumu.

Kas tiek darits, lai garantétu drosu un efektivu Translarna lietosanu?

Zalu apraksta un lietoSanas instrukcija tika ietverti ieteikumi un piesardzibas pasakumi, kas jaievéro
veselibas apripes specialistiem un pacientiem, lai garantétu droSu un efektivu Translarnalieto$anu.

Cita informacija par Translarna

Eiropas Komisija 2014. gada 31. julija izsniedza Translarna registracijas apliecibu, kas deriga visa
Eiropas Savieniba.

Pilns Translarna EPAR teksts ir atrodams adgentiras timekl|a vietné: ema.europa.eu/Find
medicine/Human medicines/European public assessment reports. Lai sanemtu sikaku informaciju par
arstésanu ar Translarna, izlasiet zalu lietoSanas instrukciju (kas ari ir EPAR dala) vai sazinieties ar
arstu vai farmaceitu.

Retu slimibu arstésanai paredzéto zalu komitejas atzinuma kopsavilkums par Translarna ir atrodams
adgentiras timekla vietné: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.

So kopsavilkumu pédéjo reizi atjaunindja 12.2016.
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