EUROPEAN MEDICINES AGENCY

SCIENCE MEDICINES HEALTH

EMA/423254/2018
EMEA/H/C/002720

Translarna (atalurenum) \ 'Q
Prehled pro pripravek Translarna a proc byl pripravek regi van v EU

Co je pripravek Translarna a k cemu se pouziva? ,é

Translarna je |éCivy pripravek, ktery se pouziva k 1écbé pacientﬁ@ku od 2 let s Duchenneovou
svalovou dystrofii, ktefi jsou schopni chiize. Duchenneova sv 3 dystrofie je genetické onemocnéni,

které postupné zpUsobuje oslabeni a ztratu svalové funkce ek Translarna se pouziva u malé
skupiny pacientd, jejichz onemocnéni je zptisobeno spec{ wn genetickym defektem (zvanym
,nonsense mutace*) v genu pro dystrofin. )

Duchenneova svalova dystrofie je vzacné onemoc §ph’pravek Translarna byl stanoven dne
27. kvétna 2005 jako ,léCivy pripravek pro vzacpa mocnéni*. Vice informaci o postupu stanoveni
lé¢ivych pFipravkl pro vzacna onemocnéni nale zde: ema.europa.eu/Find medicine/Human

medicines/Rare disease designation.

S
Jak se pripravek Translarna@iivé?
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Vydej IéCivého pripravku Translarna je vézan na lékarsky predpis. L&¢bu by mél zahajit specializovany
Iékar se zkuSenostmi s |écbou neovy/Beckerovy svalové dystrofie.

Pfed zahajenim lécby pfipra ranslarna se pacientdm provede geneticky test s cilem potvrdit, ze
jejich onemocnéni je zpls 0 nonsense mutaci, a I&éCba pripravkem Translarna je tedy u nich

vhodna. /b

Pfipravek Translagna @ ostupny ve formé granuli (125, 250 a 1 000 mg) k podani Gsty po smiseni
s tekutinou nebe® \e tou stravou (napfiklad jogurtem). Pfipravek Translarna se uziva trikrat denné
a doporucend {je 10 mg/kg (10 mg na kilogram télesné hmotnosti) rano, 10 mg/kg v poledne
a 20 mg/kg \a (celkova denni davka tedy cini 40 mg/kg).

Vice informaci o pouzivani pfipravku Translarna naleznete v pfibalové informaci nebo se obratte na
svého lékare Ci Iékarnika.
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Jak pripravek Translarna plsobi?

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

Duchenneova svalova dystrofie miZe byt zplsobena celou fadou genetickych abnormalit. PFipravek
Translarna je urcéen k pouziti u pacientl, jejichz onemocnéni je zplsobeno pFitomnosti urcitych defektd
(zvanych nonsense mutace) v genu pro dystrofin, jez pred¢asné zastavuji tvorbu normalniho proteinu
dystrofinu, coz vede ke vzniku zkraceného proteinu, ktery nefunguje spravné. Pripkavek Translarna
plsobi u téchto pacientl tak, ze bunéénému mechanismu tvorby proteinl um‘ﬁﬁ@ento defekt
obejit, ¢imz bufikdm umoznuje vyrabét funkcni protein dystrofin.

Jaké prinosy pripravku Translarna byly prokazany v pré u studii?

Dvé davky pripravku Translarna (40 mg/kg denné a 80 mg/kg den &y porovnavany s placebem
(lé¢ba neucinnym pripravkem) v jedné hlavni studii zahrnujici 17 l‘%dﬂu ve véku od 5 do 20 let

s Duchenneovou svalovou dystrofii, ktefi byli schopni chize. HI% I éfitkem ucinnosti byla zména
vzdalenosti, jiz byl pacient schopen ujit za Sest minut, hodno o 48 tydnech IéCby.

Alkoliv pocatedni analyza véech vyslednych udajt ze stu i@r azala vyznamny rozdil ve
vzdalenosti, kterou byli pacienti ve skupiné s pfipravke ranslarna a ve skupiné s placebem schopni
ujit, dalsi analyzy ukazaly, ze ve skupiné uzivajici 4 /kg pfipravku Translarna denné se schopnost
chlize zhorsila v mensi mife nez ve skupiné uzivaj ebo: po 48 tydnech IéCby byli pacienti uzivajici
40 mg/kg pripravku Translarna denné schopni Qﬁmeru 0 32 metr{ vice neZ pacienti uzivajici
placebo. Vyraznéjsi Ucinek byl pozorovan u p iny pacientd, jejichz schopnost chlize se
zhorSovala, v ramci niz byli pacienti, ktefi u%% mg/kg pFipravku Translarna denné, schopni ujit

v priméru o 50 metrd vice neZ pacie ajici placebo. Priznivy Gcinek nizsi davky byl také podlozen
zlepsenim dalSich méritek ucmnostl. )&ﬁnerltek pfimo souvisejicich s kazdodennimi aktivitami
pacientl. U vy3si davky (80 mg/kg d% nebylo pozorovano zadné zlepseni.

Dalsi studie, do které bylo zaFW% pacientl ve v&ku od 7 do 14 let, u nichZ se schopnost chiize
zhorsovala, byla dokoncena p im schvaleni, jeji vysledky vSak nebyly povazovany za presvédcivé.
Z Udaji nicméné vyplyva, 7 avek Translarna mél pozitivni G¢inek na vysledky rdznych méreni,
napfiklad na Cas potiebny Aehnutl nebo ujiti 10 metr{, ¢as na vyjiti a sejiti 4 schodl a na dobu do
ztraty schopnosti chiizef ou studiich se podle vseho priznivé UCinky pripravku Translarna
projevovaly vyrazQéQ?cientﬂ se stfedné zavaznym zhorSenim onemocnéni.

Mensi studie u a’%}ve u od 2 do 5 let s Duchenneovou svalovou dystrofii zjistila, Ze obvykla davka
pripravku Tr@ na, tj. 40 mg/kg denné, byla dostatecna. Pripravek Translarna se zdal ucinny pfi
hodnoceni fyzicRé aktivity u 12 pacientl ve srovnani s predchozimi zéznamy od 11 pacientt podobného
véku, ktefi nebyli Ié¢eni pfipravkem Translarna.

Jaka rizika jsou spojena s pripravkem Translarna?

Nejcastéjsimi nezddoucimi GcCinky pfipravku Translarna (které mohou postihnout vice nez 5 osob ze
100) jsou zvraceni, prijem, nauzea (pocit nevolnosti), bolest hlavy, bolest bficha a nadymani.

Pripravek Translarna se nesmi uzivat soucasné s aminoglykosidovymi antibiotiky podavanymi injekci
nebo infuzi (kapanim) do zily.
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Upliny seznam nezadoucich G&ink{ hldsenych v souvislosti s pfipravkem Translarna a tplny seznam
omezeni je uveden v pribalové informaci.

Na zakladé ceho byl pripravek Translarna registrovan v EU?

Evropska agentura pro lécivé pripravky rozhodla, Ze pfinosy pFipravku Translarna prevysuji jeho rizika
a muze tak byt registrovan k pouziti v EU.

I pres potfebu daldich Udajl agentura usoudila, Ze existuji dikazy svédéici o tom, Ze pripravek
Translarna zpomaluje postup onemocnéni a ze jeho bezpecnostni profil nevyvolava zavazné obavy.
Agentura uznala, Ze u pacientt s Duchenneovou svalovou dystrofii existuje nenaplagna potieba Ié¢by
tohoto zavazného onemocnéni. 6

)
Pfipravku Translarna byla udélena ,podminéna registrace". Znamena to, ze @(évaji dalsi poznatky
o tomto lécivém pfipravku, které je spoleCnost povinna poskytnout. Evropggentura pro lécCivé
pripravky kazdoroc¢né vyhodnoti jakékoli nové informace a tento prehle e podle potfeby
aktualizovan. {

Jaké informace o pripravku Translarna nebyly@ predlozeny?

Jelikoz pripravku Translarna byla udélena podminéna registra%oleénost, ktera pripravek Translarna
dodava na trh, predlozi vysledky nové studie, ktera porov, pravek Translarna s placebem a potvrdi
jeho Ucinnost a bezpecnost.

)
Jaka opatFreni jsou uplatiovana k zaji \i bezpecného a ucinného
pouzivani pripravku Translarna? §Q

Do souhrnu Udajl o pripravku a pfibalové inforfhace byla zahrnuta doporuceni a opatfeni pro bezpeéné
a ucinné pouzivani pfipravku TranslarrB, tera‘by méla byt dodrzovana zdravotnickymi pracovniky

i pacienty. *
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Jako u vSech lecivych pripravku, uda% ouzivani pripravku Translarna jsou prubéezne sledovany.

Nezadouci Ucinky nahlasené v souvislosti's pfipravkem Translarna jsou peclivé hodnoceny a jsou
ucinéna veskera nezbytna ope@ aby bylo chranéno zdravi pacientd.

Dalsi informace o pﬁkavku Translarna

2014. .)‘ \

Dalsi informag fipravku Translarna jsou k dispozici na internetovych strankach agentury na

Pripravek Translarnaéa podminéné rozhodnuti o registraci platné v celé EU dne 31. Cervence

adrese: ema. opa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports.

Tento prehled byl naposledy aktualizovan v 06-2018.
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