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Translarna (ataluren)
Przeglad wiedzy na temat leku Translarna i uzasadnienie udzielenia
Pozwolenia na dopuszczenie do obrotu w UE

Co to jest lek Translarna i w jakim celu sie go stosuje

Translarna to lek przeznaczony do stosowania w leczeniu dystrofii miesniowej Duchenne'a u pacjentow
chodzacych w wieku od 2 lat. Dystrofia miesniowa Duchenne'a to choroba genetyczna, w przebiegu
ktorej stopniowo postepuje ostabienie i zanik miesni. Lek Translarna stosuje sie w matej grupie
pacjentéw, u ktérych choroba jest spowodowana przez okreslong wade genetyczng (nazywang mutacjg
nonsensowng) w genie dystrofiny.

Ze wzgledu na matq liczbe pacjentéw z dystrofig miesniowg Duchenne'a choroba ta jest uwazana za
rzadko wystepujacq, zatem w dniu 27 maja 2005 r. lek Translarna uznano za lek sierocy (lek
stosowany w rzadkich chorobach). Wiecej informacji na temat przyznania statusu leku sierocego
mozna znalez¢ tutaj: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation

Jak stosowac lek Translarna

Lek Translarna jest wydawany na recepte. Leczenie powinien rozpoczynac lekarz specjalista z
doswiadczeniem w leczeniu dystrofii mieSniowej Duchenne'a/Beckera.

Przed rozpoczeciem leczenia preparatem Translarna u pacjentéw zostanie wykonane badanie
genetyczne w celu potwierdzenia, ze ich choroba jest wynikiem mutacji nonsensownej i w zwigzku z
tym moga przyjmowac lek Translarna.

Lek Translarna jest dostepny w postaci granulek (125, 250 i 1000 mg) do przyjmowania doustnego po
zmieszaniu z ptynnym lub potptynnym jedzeniem (takim jak jogurt). Lek Translarna przyjmuje sie trzy
razy na dobe, a zalecana dawka wynosi 10 mg/kg (10 mg na kilogram masy ciata) w godzinach
porannych, 10 mg/kg w potudnie i 20 mg/kg w godzinach wieczornych (catkowita dawka dobowa
wynosi 40 mg/kg).

Wiecej informacji o sposobie stosowania leku Translarna znajduje sie w ulotce dla pacjenta lub udzieli
ich lekarz lub farmaceuta.
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Jak dziata lek Translarna

U pacjentow z dystrofia miesniowg Duchenne'a brakuje prawidtowej dystrofiny, biatka znajdujacego sie
w miesniach. Poniewaz biatko to pomaga chroni¢ miesnie przed urazami podczas skurczu i rozkurczu, u
pacjentéw z dystrofig miesniowg Duchenne'a dochodzi do uszkodzenia miesni, a w koncu do utraty ich
funkcjonalnosci.

Dystrofie mie$niowg Duchenne'a moze powodowac wiele réznych nieprawidtowosci genetycznych. Lek
Translarna jest przeznaczony do stosowania u pacjentéw, u ktérych choroba jest spowodowana przez
okreslone wady (tzw. mutacje nonsensowne) w genie dystrofiny, powodujgce przedwczesne
zatrzymanie wytwarzania biatka dystrofiny, w wyniku czego powstaje skréocone biatko, ktére nie
funkcjonuje prawidtowo. Lek Translarna dziata u tych pacjentéw poprzez umozliwienie mechanizmom
wytwarzajgcym biatka w komdrkach ominiecia wady, co pozwala komoérkom wytwarzaé funkcjonalng
dystrofine.

Korzysci ze stosowania leku Translarna wykazane w badaniach

W jednym badaniu gtéwnym z udziatem 174 pacjentéw z dystrofig miesniowg Duchenne'a w wieku od
5 do 20 lat, bedacych w stanie chodzi¢, dwie dawki leku Translarna (40 mg/kg na dobe i 80 mg/kg na
dobe) poréwnywano z placebo (leczenie pozorowane). Gtéwnym kryterium oceny skutecznosci byta

zmiana odlegtosci, ktorg pacjent byt w stanie przej$¢é w ciggu szesciu minut po 48 tygodniach leczenia.

Cho¢ wstepna analiza wynikéw wszystkich danych z badania nie wykazata istotnej réznicy w odlegtosci,
ktorg byli w stanie przej$¢ pacjenci nalezacy do grup przyjmujacych lek Translarna lub placebo, na
podstawie dodatkowych analiz stwierdzono, ze zdolno$¢ chodzenia ulegta pogorszeniu w mniejszym
stopniu u pacjentéw przyjmujacych lek Translarna w dawce 40 mg/kg na dobe w poréwnaniu z
pacjentami, ktérym podawano placebo: po 48 tygodniach leczenia pacjenci przyjmujacy lek Translarna
w dawce 40 mg/kg na dobe byli w stanie przejs¢ odlegtos¢ dtuzszg srednio o 32 metry niz pacjenci
otrzymujacy placebo. Bardziej wyrazny efekt zaobserwowano w podgrupie pacjentow, ktérych zdolnosé
chodzenia pogarszata sie: pacjenci przyjmujacy lek Translarna w dawce 40 mg/kg na dobe byli w
stanie przejs$¢ odlegtos¢ dtuzszg srednio o 50 metréw niz pacjenci otrzymujacy placebo. Korzystny
efekt nizszej dawki zostat réwniez potwierdzony przez poprawe w zakresie innych kryteriéw oceny
skutecznosci, m.in. kryteriow bezposrednio zwigzanych z codziennymi czynnosciami wykonywanymi
przez pacjentéw. Nie stwierdzono poprawy po zastosowaniu wiekszej dawki (80 mg/kg/dobe).

Kolejne badanie z udziatem 230 pacjentow z pogarszajacg sie zdolnoscig chodzenia, w wieku od 7 do
14 lat, ukonczono po uzyskaniu wstepnego zatwierdzenia, ale jego wyniki uznano za nierozstrzygajace.
Jednakze uzyskane dane wskazuja, ze lek Translarna miat pozytywny wptyw w zakresie réznych
kryteriow, takich jak czas potrzebny na przebiegniecie lub przejscie 10 metrow, czas potrzebny na
wejscie/zejscie po schodach o 4 stopnie i czas do utraty zdolnosci do chodzenia. W obu badaniach
korzystny wptyw leku Translarna uznano za bardziej widoczny u pacjentéw z umiarkowanym stopniem
nasilenia choroby.

W matym badaniu z udziatem dzieci z dystrofig miesniowg Duchenne'a w wieku od 2 do 5 lat
stwierdzono, ze podawanie leku Translarna w standardowej dawce 40 mg/kg byto wystarczajace. Lek
Translarna wydawat sie skuteczny w ocenie aktywnosci fizycznej u 12 pacjentéw w analizie
poréwnawczej z dotychczasowymi wynikami dla 11 pacjentéw w podobnym wieku, nieleczonych lekiem
Translarna.
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Ryzyko zwigzane ze stosowaniem leku Translarna

Najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Translarna (mogace wystgpic¢ u
wiecej niz 5 na 100 pacjentéw) to: wymioty, biegunka, nudnosci (uczucie mdtosci), bél gtowy, bol
brzucha i wzdecia.

Leku Translarna nie nalezy stosowac jednoczesnie z antybiotykami aminoglikozydowymi podawanymi
w postaci iniekcji lub infuzji dozylnej (wlewu dozylnego).

Petny wykaz dziatan niepozgdanych i ograniczen zwigzanych ze stosowaniem leku Translarna znajduje
sie w ulotce dla pacjenta.

Podstawy dopuszczenia do obrotu leku Translarna w UE

Europejska Agencja Lekéw (EMA) uznata, ze korzysci ptynace ze stosowania leku Translarna
przewyzszaja ryzyko i moze on by¢ dopuszczony do stosowania w UE.

Pomimo koniecznosci uzyskania dodatkowych danych Agencja uznata, ze istniejg dowody sugerujace,
ze lek Translarna spowalnia postep choroby i ze jego profil bezpieczenstwa stosowania nie wzbudza
wiekszych obaw. Agencja uznata, ze pacjenci z dystrofig miesniowg Duchenne'a majq niezaspokojone
potrzeby w zakresie leczenia tego powaznego schorzenia.

Lek Translarna uzyskat ,warunkowe dopuszczenie do obrotu”. Oznacza to, ze beda gromadzone
dodatkowe informacje na temat tego leku, ktére firma ma obowigzek dostarczy¢. Co roku Agencja
dokona przegladu wszelkich nowych informacji i w razie potrzeby uaktualni niniejsze ogdlne
informacje.

Jakich informacji jeszcze brakuje na temat leku Translarna

W zwigzku z tym, ze lek Translarna uzyskat warunkowe dopuszczenie do obrotu, firma wprowadzajaca
lek Translarna do obrotu dostarczy wyniki nowego badania poréwnujacego lek Translarna z placebo w
celu potwierdzenia jego skutecznosci i bezpieczenstwa stosowania.

Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego
stosowania leku Translarna

W celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego stosowania leku Translarna w Charakterystyce
Produktu Leczniczego i w Ulotce dla pacjenta zawarto zalecenia i $Srodki ostroznosci przeznaczone dla
personelu medycznego i pacjentow.

Tak jak w przypadku wszystkich lekéw, dane o stosowaniu leku Translarna sg stale monitorowane.
Zgtaszane dziatania niepozadane leku Translarna sg starannie oceniane i podejmowane sg wszystkie
czynnosci konieczne do ochrony pacjentéw.

Inne informacje dotyczace leku Translarna

Lek Translarna otrzymat warunkowe pozwolenie na dopuszczenie do obrotu wazne w catej UE od dnia
31 lipca 2014 r.

Dalsze informacje na temat leku Translarna znajdujg sie na stronie internetowej Agencji pod
adresem: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports.

Data ostatniej aktualizacji: 06.2018.
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