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Denegacién de la autorizacién de comercializacién de
Elevidys (delandistrogene moxeparvovec)

La Agencia Europea de Medicamentos ha recomendado denegar la autorizacién de comercializacion de
Elevidys, un medicamento destinado al tratamiento de la distrofia muscular de Duchenne.

La Agencia emitio su dictamen el 24 de julio de 2025. La empresa que solicité la autorizacién, Roche
Registration GmbH, puede solicitar la revision del dictamen en un plazo de 15 dias a partir de la
recepcion del dictamen.

éQué es Elevidys y a qué uso estaba destinado?

Elevidys se desarroll6 como medicamento para el tratamiento de la distrofia muscular de Duchenne,
una enfermedad genética que provoca un aumento de la debilidad y la atrofia (emaciacién) de los
musculos. Estaba destinado a ser utilizado en nifios de entre 3 y 7 anos capaces de caminar.

Elevidys contiene el principio activo delandistrogene moxeparvovec y debia administrarse en una sola
perfusidon (goteo en una vena).

Elevidys fue designado «medicamento huérfano» (es decir, un medicamento utilizado en enfermedades
raras) el 28 de febrero de 2020 para la distrofia muscular de Duchenne. Puede encontrarse mas
informacidén sobre la designacion de medicamento huérfano en la pagina web de la Agencia:
ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu-3-20-2250.

éComo actia Elevidys?

Los pacientes con distrofia muscular de Duchenne carecen de la distrofina normal, una proteina que se
encuentra principalmente en los musculos esqueléticos (musculos utilizados para el movimiento) y en
las células musculares cardiacas (del corazén). Dado que esta proteina también ayuda a proteger a los
musculos contra lesiones cuando estos se contraen y se relajan, en los pacientes que sufren esta
enfermedad los musculos se debilitan progresivamente y finalmente dejan de funcionar.

El principio activo de Elevidys, delandistrogene moxeparvovec, estd compuesto de un virus que
contiene material genético para producir una version truncada (mas corta) de la distrofina. El
medicamento se disefid para introducir el material genético en los musculos esqueléticos y el corazén.
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Una Unica perfusidon estaba destinada a permitir que el paciente produjera una forma mas corta de
distrofina y ralentizara asi la progresion de la enfermedad.

éQué documentacion presento la empresa en apoyo de su solicitud?

La empresa presentd datos de un estudio principal en el que participaron 125 nifios de entre 4 y 7
afios con distrofia muscular de Duchenne capaces de caminar. Recibieron una perfusion de Elevidys o
un placebo (un tratamiento ficticio). El criterio principal de valoracién de la eficacia fue el efecto sobre
la capacidad de movimiento a lo largo de 12 meses, evaluado mediante una escala normalizada
denominada Evaluacion Ambulatoria de North Star (NSAA). La escala oscila entre 0 y 34, y las
puntuaciones mas altas indican una mejor capacidad de movimiento.

éCuales fueron los motivos principales para denegar la autorizacion de
comercializacion?

El estudio no demostrd que Elevidys tuviera un efecto sobre la capacidad de movimiento al cabo de 12
meses. Se observaron mejorias en las puntuaciones de NSAA tanto en los pacientes que recibieron
Elevidys como en los que recibieron placebo. La diferencia en la variacion de las puntuaciones de la
NSAA entre los dos grupos fue de 0,65 en una escala de 34 puntos y no fue estadisticamente
significativa, lo que significa que puede deberse al azar. Ademas, aunque se demostré que muchos
pacientes tratados con Elevidys producian una forma mas corta de la proteina de la distrofina, los
niveles de distrofina no podian vincularse a una mejora de las capacidades de movimiento.

La empresa también presentd datos relativos a un subgrupo de pacientes que parecian responder
mejor a Elevidys; sin embargo, ni siquiera en este grupo se demostro la eficacia del tratamiento.

La empresa habia solicitado una autorizacién condicional de comercializacidon; dado que la Agencia
estimaba que no se habian demostrado los beneficios de Elevidys, recomendd denegar la autorizacion
condicional de comercializacion.

éQué consecuencias tiene esta denegacion para los pacientes que
participan en los ensayos clinicos?

La empresa informd a la Agencia de que no hay consecuencias para los pacientes que actualmente
participan en ensayos clinicos. En la actualidad, todos los ensayos clinicos con Elevidys se han
interrumpido temporalmente; no se esta tratando a ningln paciente con Elevidys. Se sigue controlando
a los pacientes que han sido tratados previamente con Elevidys en un ensayo clinico.

Si participa usted en un ensayo clinico y precisa informacién adicional acerca de su tratamiento,
pongase en contacto con el médico que le administra el medicamento.
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