SCIENCE MEDICINES HEALTH

EUROPEAN MEDICINES AGENCY ’y

18. oktober 2019 &
EMA/565599/2019

EMEA/H/C/002720/11/0047

Afslag pa ansggningen om aendring af
markedsfgringstilladelsen for Translarna ta\ uren)
Revurdering bekreaefter afslag

Efter revurdering af sin oprindelige udtalelse har Det Europeei g emiddelagentur bekreeftet sin
anbefaling om at afvise en sendring af markedsf@ringstilladels%f

Zndringen vedrgrte en udvidelse af indikationen til at tilfgjeybehandlingen af patienter med Duchennes
muskeldystrofi, som ikke leengere er i stand til at ga. @

leegemidlet Translarna (ataluren).

Agenturet afgav udtalelse den 17. oktober 2019 eﬂe@u&ve afsluttet revurderingen. Det afgav sin

farste udtalelse den 27. juni 2019 %
Den virksomhed, der havde ansggt om sendri ranslarnas tilladelse, er PTC Therapeutics
International Limited.

Hvad er Translarna, og hvad ndes det til?

lihg af patienter p& 2 ar og derover, der har Duchennes
muskeldystrofi, og som er i sta ga. Duchennes muskeldystrofi er en arvelig sygdom med
gradvis sveekkelse og tab af unktionen. Translarna anvendes hos en lille gruppe patienter, hvis
sygdom skyldes en seerlig g‘% k defekt (en sakaldt "nonsensmutation") i genet for dystrofin.

Translarna er et leegemiddel til be

Translarna har veeret godkendt i EU siden juli 2014.Det indeholder det aktive stof ataluren og fas som
granulater til indtagel@nnem munden.

under: ema.eur /medicines/human/EPAR/translarna.

Yderligere inforWom de nuveerende anvendelser af Translarna findes pa agenturets websted
&

Hvilkep ing havde virksomheden ansggt om?

N

Virkso en ansggte om at fa udvidet indikationen til at omfatte behandling af patienter med
Duc n@s muskeldystrofi, som ikke laengere er i stand til at ga.
dan virker Translarna?

atienter med Duchennes muskeldystrofi mangler det normale protein dystrofin i musklerne. Dette
protein beskytter musklerne efter de leesioner, der opstar, nar de treekker sig sammen og afslappes,
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men hos patienter med Duchennes muskeldystrofi bliver musklerne beskadiget og virker til sidst ikke Q

laengere. \

Duchennes muskeldystrofi kan skyldes forskellige genetiske anomalier. Translarna er beregnet til
patienter, hos hvem sygdommen er forarsaget af visse defekter (nonsensmutationer) i genet for
dystrofin, som blokerer den normale opbygning af dystrofin, sa proteinet bliver for kort og I’K
fungerer, som det skal. Hos sddanne patienter virker Translarna ved at ggre cellernes
proteinopbyggende apparat i stand til at bevaege sig forbi defekten og producere et dystrher
fungerer.

Hvilken dokumentation fremlagde virksomheden i forbindel&d sin

ansggning? @

Virksomheden fremlagde data for at vise, at kroppen handterer Iaegemidlo@nende made hos
patienter, der er i stand til at g4, og hos patienter, som ikke er i stand tildet.

9%

Desuden fremlagde virksomheden resultaterne af et studie, der omfat % 94 patienter med

nonsensmutation Duchennes muskeldystrofi, hvoraf 44 patienter i ngere var i stand til at ga.

Selv om det primeere formal med studiet var at vurdere Translar ikkerhed pa lang sigt, sa studiet
ogsa naermere pa behandlingseffekten hos patienter, der ikke@stand til at g&, ved at male
andringer i lungefunktionen. Virksomheden sammenlignede deréfter resultaterne med historiske data
fra patienter med Duchennes muskeldystrofi, der er regis@t i CINRG's database (Cooperative

International Neuromutuous Research Group).

Hvad var hovedarsagerne til at afvis ringen af
markedsfgringstilladelsen?

Det forhold, at Translarna handteres pa lig Q&de af kroppen hos patienter, der er i stand til at
g4, og patienter der ikke er, var ikke tilst ligt til at bekraefte, at Translarna er effektivt hos disse
patienter. Dette skyldes, at patienter, c& e er i stand til at g4, befinder sig pa et mere
fremskredent stadium af sygdomme, har reduceret muskelmasse, og at fordelene ved behandling

der ikke leengere er i stand’t%
|

database, som blev brug{ indirekte at sammenligne virkningerne af Translarna, blev udvalgt og

derfor kan veere forskellige. . !(
De yderligere data fra under Iseh kunne heller ikke bekreefte fordelen ved Translarna hos patienter,
a, idet der var problemer med den made, hvorpa data fra CINRG's

analyseret.

Agenturet er derfor, af%opfattelse, at benefit/risk-forholdet for Translarna hos patienter, der ikke er
i stand til at g4, i klarlagt, og anbefalede afslag pa ansggningen om eendring af
markedsfrarirqs\a elsen. Afslaget blev bekraeftet efter revurderingen.

Hvilkes
under;

Gekvenser har afslaget for patienter, der deltager i kliniske
Iser?

eden har til agenturet oplyst, at beslutningen ikke vil fA konsekvenser for patienter, der
r i kliniske undersggelser.

,& du deltager i en klinisk undersggelse og har behov for mere information om din behandling, kan

u kontakte din laege.
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Hvad sker der med Translarna for behandlingen af patienter med
Duchennes muskeldystrofi, som er i stand til at ga? \Q

Der er ingen konsekvenser for brugen af Translarna til de godkendte indikationer. :
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