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Zamitnuti zmeény registrace pripravku Translarna
(ataluren)
Prezkoumani potvrdilo zamitnuti registrace.

Po prezkoumani svého plvodniho stanoviska potvrdila Evropska agentura pro é¢ivé pripravky své
doporuceni zamitnout zménu registrace pfipravku Translarna (ataluren). Zména se tykala rozsireni
indikace o Ié¢bu pacientl s Duchenneovou svalovou dystrofii, ktefi jiz nejsou schopni chlize.

Agentura vydala své stanovisko dne 17. fijna 2019 po dokondeni prezkoumani. Své plvodni stanovisko
vydala dne 27. ¢ervna 2019.

Spolecnosti, kterd pozadala o zménu registrace pripravku Translarna, je spole¢nost PTC Therapeutics
International Limited.

Ve

Co je pripravek Translarna a k cemu se pouziva?

Translarna je |é¢ivy pFipravek, ktery se pouziva k 1é¢bé pacientd ve véku 2 let a starsich

s Duchenneovou svalovou dystrofii, ktefi jsou schopni chlize. Duchenneova svalova dystrofie je
genetické onemocnéni, které postupné zplsobuje oslabeni a ztratu svalové funkce. Pripravek
Translarna se pouziva u malé skupiny pacientd, jejichz onemocnéni je zplsobeno specifickym
genetickym defektem (zvanym ,,nonsense mutace*) v genu pro dystrofin.

Pfipravek Translarna je v EU registrovan od Cervence 2014. Obsahuje lécivou latku ataluren a je
k dispozici ve formé granuli k uziti Gsty.

Dalsi informace o stavajicich pouzitich pfipravku Translarna naleznete na internetovych strankach
agentury na adrese ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/translarna.

O jakou zménu spolecnost zadala?

Spole¢nost 7adala o rozsifeni indikace o Ié¢bu pacientl s Duchenneovou svalovou dystrofii, ktefi jiz
nejsou schopni chlze.

Jak pripravek Translarna pisobi?

Pacientim s Duchenneovou svalovou dystrofii chybi normalni dystrofin, coz je protein (bilkovina)
nachazejici se ve svalech. Jelikoz tento protein pomaha chranit svaly pfi jejich stahovani a uvolfiovani

Official address Domenico Scarlattilaan 6 e 1083 HS Amsterdam e The Netherlands
Address for visits and deliveries Refer to www.ema.europa.eu/how-to-find-us -
Send us a question Go to www.ema.europa.eu/contact Telephone +31 (0)88 781 6000 An agency of the European Union

© European Medicines Agency, 2019. Reproduction is authorised provided the source is acknowledged.


https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/translarna

pfed zranénim, u pacientl s Duchenneovou svalovou dystrofii dochézi k poskozeni svall a v kone¢ném
disledku k jejich nefunkénosti.

Duchenneova svalova dystrofie mze byt zplsobena celou fadou genetickych abnormalit. Piipravek
Translarna je uréen k pouziti u pacientd, jejichz onemocnéni je zplsobeno pFitomnosti uréitych defektd
(zvanych nonsense mutace) v genu pro dystrofin, jez pred¢asné zastavuji tvorbu dystrofinu, coz vede
ke vzniku zkraceného dystrofinu, ktery nefunguje spravné. Pfipravek Translarna plsobi u té&chto
pacientl tak, e bun&&nému mechanismu tvorby proteini umozfiuje tento defekt obejit, &imz burikam
umoznuje produkovat funkéni protein dystrofin.

Jakou dokumentaci predlozila spolec¢nost na podporu své zadosti?

Spole¢nost poskytla Gdaje dokladajici, Ze télo naklada s piipravkem u pacientd, ktefi jsou schopni
chlize, podobné jako u téch, ktefi chlize schopni nejsou.

Kromé toho predlozila spole¢nost vysledky studie zahrnujici 94 pacientl s Duchenneovou svalovou
dystrofii zplsobenou nonsense mutaci, z nichZ 44 jiz nebylo schopno chlize. PfestoZe hlavnim cilem
studie bylo posoudit bezpecnost pfipravku Translarna z dlouhodobého hlediska, studie zkoumala také
Gcinnost 1é¢by u pacientd, ktefi nebyli schopni chlize, pomoci méFeni zmén ve funkci plic. Spole¢nost
poté porovnala vysledky se starSimi Udaji o pacientech s Duchenneovou svalovou dystrofif
zaznamenanymi v databazi skupiny CINRG (Mezinarodni skupiny pro spolupraci pfi vyzkumu
neuromuskularnich onemocnéni).

Jaké byly hlavni diivody zamitnuti zmény registrace?

Skutednost, Ze télo naklada s pripravkem Translarna u pacientd, ktefi jsou schopni chlize, podobné

jako u té&ch, ktefi chlize schopni nejsou, nebyla dostacujici k potvrzeni G¢innosti pFipravku Translarna
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u pacientu, kteri nejsou schopni chuze. Duvodem je to, ze tito pacienti se nachazeji v pokrocilejsim

stadiu onemocnéni a svalova hmota je u nich vice oslabena, pfinosy lécby se tudiz mohou lisit.

Dodateéné (daje ze studie rovnéz nedokazaly potvrdit pfinosy pfipravku Translarna u pacient(, ktefi
jiz nejsou schopni chiize, nebot se vyskytly problémy se zplsobem, jakym byly Gdaje z databaze
skupiny CINRG pouzité k nepfimému porovnani ucinkd piipravku Translarna vybrény a analyzovany.

Agentura byla proto toho nazoru, ze pomé&r ptinosi a rizik pripravku Translarna u pacientl, ktefi
nejsou schopni chiize, nelze stanovit a doporudila registraci zamitnout. Zamitnuti agentura potvrdila
i po prezkoumani.

Jaké jsou dlsledky zamitnuti pro pacienty zafazené do klinickych studii?

Spole&nost informovala agenturu, e zamitnuti nema zadné dlsledky pro pacienty, jim? je pfipravek
Translarna podavan v ramci klinickych studii.

Pokud jste zafazeni do klinické studie a potfebujete ziskat vice informaci o své |é¢bé&, obratte se na
svého |ékafe v ramci klinické studie.

Jaké jsou disledky pro pouziti pfipravku Translarna k l1écbé pacienti
s Duchenneovou svalovou dystrofii, kteFi jsou schopni chlize?

Toto zamitnuti nema vliv na pouziti pfipravku Translarna v rdmci jeho schvalené indikace.
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