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Zamitnuti registrace pripravku Elevidys
(delandistrogen moxeparvovec)

Evropska agentura pro IéCivé pFipravky doporucila zamitnout registraci pripravku Elevidys ur¢eného
k 1éCbé Duchenneovy svalové dystrofie.

Agentura vydala své stanovisko dne 24. Cervence 2025. Spole¢nost Roche Registration GmbH, ktera
o registraci pozadala, mdze do 15 dnl od obdrZeni stanoviska poZadat o jeho pfezkoumani.

Co je pripravek Elevidys a k cemu mél byt pouzivan?

Pripravek Elevidys byl vyvinut jako |éCivy pripravek k 1éCbé Duchenneovy svalové dystrofie,
genetického onemocnéni, které zplsobuje rostouci slabost a atrofii (ochabovani) svall. Byl uréen pro
déti ve véku od 3 do 7 let, které jsou schopné chiize.

Pripravek Elevidys obsahuje IéCivou latku delandistrogen moxeparvovec a mél byt podavan formou
jednorazové infuze (kapacky) do zily.

Dne 28. Unora 2020 byl pfipravek Elevidys oznacen jako léCivy pfipravek pro vzacna onemocnéni.
Pfipravek mél byt urcen k 1é¢bé Duchenneovy svalové dystrofie. Dalsi informace o tomto vzacném
onemocnéni naleznete na internetovych strankach agentury na adrese
ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu-3-20-2250.

Jak pripravek Elevidys funguje?

Pacientdim s Duchenneovou svalovou dystrofii chybi normalni dystrofin, protein (bilkovina), ktery se
nachazi predevsim v kosternich svalech (svalech slouzicich k pohybu) a v burnikach srdec¢niho svalu.
JelikoZ tento protein pomaha chranit svaly pfi jejich stahovani a uvolfiovani pied zranénim, u pacientl
s uvedenym onemocnénim svaly ochabuji a nakonec prestavaji fungovat.

Léciva latka v pripravku Elevidys, delandistrogen moxeparvovec, je tvofena virem, ktery obsahuje
geneticky material k produkci zkracené (kratsi) verze dystrofinu. LéCivy pfipravek mél zavadét
geneticky material do kosternich svall a srdce. Jednorazova infuze méla pacientovi umoZnit
produkovat zkracenou formu dystrofinu a zpomalit tak progresi onemocnéni.
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Jakou dokumentaci predlozila spole¢nost na podporu své zadosti?

Spolecnost predstavila Udaje z hlavni studie, do které bylo zafazeno 125 déti ve véku od 4 do 7 let

s Duchenneovou svalovou dystrofii, které byly schopny chlize. Byla jim podéna jedna infuze pFipravku
Elevidys nebo placeba (neucinného pripravku). Hlavnim méfitkem Gcinnosti byl vliv na schopnosti
pohybu po dobu 12 mésicl, hodnoceny pomoci standardni $kaly oznacované jako North Star
Ambulatory Assessment (NSAA). Jedna se o kalu v rozmezi od 0 do 34 bodl, pficemz vy&si skore
naznacuje lepsi schopnosti pohybu.

Jaké byly hlavni diivody zamitnuti registrace?

Studie neprokazala, ze pripravek Elevidys mél po 12 mésicich vliv na schopnosti pohybu. Zlepseni
skére NSAA byla pozorovéna u pacientl, kterym byl podavan pripravek Elevidys, i u pacientll, kterym
bylo podavano placebo. Rozdil ve zméné skdre NSAA mezi obéma skupinami ¢inil 0,65 na 34bodové
skale a nebyl statisticky vyznamny, coz znamena, ze mohl byt nahodny. Kromé toho, prestoze se

u mnoha pacientl Ié¢enych pfipravkem Elevidys prokazala produkce kratsi formy proteinu dystrofinu,
nebylo mozné prokézat spojitost mezi hladinou dystrofinu a zlepsenim schopnosti pohybu.

Spole¢nost také predlozila Gdaje pro podskupinu pacientl, ktefi podle véeho na pFipravek Elevidys
reagovali lépe. Ani v této skupiné vSak nebyla prokazana ucinnost lécby.

Spolecnost pozadala o podminénou registraci. Vzhledem k tomu, Ze agentura zastavala stanovisko,
podle néhoz prinos pripravku Elevidys nebyl prokazan, doporucila podminénou registraci zamitnout.

Jaké jsou disledky zamitnuti registrace pro pacienty zarazené do
klinickych studii?

Spole¢nost informovala agenturu, Ze stazeni zadosti nema zadné didsledky pro pacienty, ktefi jsou
zarazeni do klinickych studii. V soucasné dobé jsou vSechny klinické studie s pfipravkem Elevidys
docasné pozastaveny a pripravkem Elevidys neni IéCen zadny pacient. Pacienti, ktefi byli dfive IéCeni
pripravkem Elevidys v ramci klinické studie, jsou nadale sledovani.

Pokud jste zaFazeni do klinické studie a potfebujete ziskat vice informaci o své 1é¢bé, obratte se na
svého |ékare v ramci klinické studie.
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