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¢Qué es Translarna y para qué se utiliza? (J

Translarna es un medicamento que se utiliza para tratar a pagient€s a partir de 2 afios con distrofia
muscular de Duchenne que son capaces de caminar. La d%& muscular de Duchenne es una
enfermedad genética que causa gradualmente debilidad érdida de la funcién muscular. Translarna
se usa en el pequefio grupo de pacientes cuya enferm @ esta causada por un defecto genético
especifico (denominado «mutacién sin sentido») er&%n de la distrofina.

La distrofia muscular de Duchenne es «rara», y @arna ha sido designado «medicamento huérfano»
(es decir, un medicamento utilizado en enfern@les raras) el 27 de mayo de 2005. Puede encontrar
informacién adicional sobre la designacion fomo medicamento huérfano en: ema.europa.eu/Find

medicine/Human medicines/Rare diseasetdesignation

;,COmo se usa Translarna?( 3

Translarna solo se podra dispergcon receta médica y el tratamiento debe ser iniciado por un médico
especialista con experiencia% anejo de la distrofia muscular de Duchenne/Becker.

Antes de comenzar el trat@!hto con Translarna, los pacientes se someteran a una prueba genética
para confirmar que su edad se debe a una mutacion sin sentido y que, por tanto, son

adecuados para el tr ento con Translarna.

Translarna esta di nible en forma de granulos (125, 250 y 1 000 mg) para tomar por via oral
después de m c@ os con alimentos liquidos o semisoélidos (como yogur). Translarna se toma tres
veces al dja yila gosis recomendada es de 10 mg/kg (10 mg por kilogramo de peso corporal) por la
maﬁana,b\/kg a mediodia y 20 mg/kg por la noche (lo que supone una dosis diaria total de

40 mg/k

Pa r informacion sobre el uso de Translarna, consulte el prospecto o contacte con su médico o
ceutico.
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;,Como actda Translarna?

Los pacientes con distrofia muscular de Duchenne carecen de distrofina normal, una proteina que se
encuentra en los musculos. Puesto que esta proteina ayuda a proteger a los misculos de lesiones
cuando estos se contraen y se relajan, en los pacientes con distrofia muscular de Duchenne, los
musculos se dafian y finalmente dejan de funcionar.

La distrofia muscular de Duchenne puede estar causada por diversas anomalias genéticas. gslarna
se usa en pacientes cuya enfermedad esta causada por la presencia de determinado d@s
(Ilamadas mutaciones sin sentido) en el gen de la distrofina, lo cual detiene prematu‘\gnte la
produccién de una proteina distrofina normal, dando lugar a una proteina distrofina ada que no
funciona correctamente. Translarna actla en estos pacientes permitiendo al apa@ﬂe produccién de
proteinas en las células avanzar mas alla del defecto, de modo que las céIuIa% an producir una
proteina distrofina funcional.

¢ Qué beneficios ha demostrado tener Translarna e Qstudios
realizados? 4

En un estudio principal en el que participaron 174 pacientes de QJaﬁos de edad con distrofia
muscular de Duchenne capaces de caminar, se compararon s@
80 mg/kg al dia) con placebo (un tratamiento ficticio). El p &ﬁ
fue la variacién en la distancia que el paciente podia carr@

tratamiento. O

Aunque un analisis inicial de los resultados de tod atos del estudio no mostré una diferencia

is de Translarna (40 mg/kg al dia'y
| criterio de valoracion de la eficacia
n seis minutos, tras 48 semanas de

significativa en las distancias que podian caminam]os)pacientes en los grupos de Translarna y placebo,
analisis posteriores indicaron que la capacidac@a caminar se habia reducido en menor medida con
40 mg/kg al dia de Translarna que con placebo:"al cabo de 48 semanas de tratamiento, los pacientes
que recibian 40 mg/kg al dia de Translar ian caminar, como promedio, 32 metros mas que los
que recibieron placebo. El efecto fue n@ sado en un subgrupo de pacientes cuya capacidad de
caminar estaba empeorando, en el (ﬁl que tomaron 40 mg/kg de Translarna al dia que pudieron
caminar un promedio de 50 metros Mas que aquellos que tomaron placebo. El efecto beneficioso de la
dosis inferior se vio respaldado@mejoras en otros parametros relacionados con la eficacia, incluidos
los vinculados directamente% ctividades diarias de los pacientes. No se observé mejora con la
dosis mayor (80 mg/kg/di

Otro estudio, en el que @ciparon 230 pacientes de 7 a 14 afios de edad cuya capacidad de caminar
estaba empeorando, mpleté tras una autorizacion inicial pero sus resultados no se consideraron
concluyentes. No @bstante, las datos indicaron que Translarna tuvo un efecto positivo sobre distintos
parametros cor@I empo necesario para correr o caminar 10 metros, el tiempo para subir y bajar

4 escalones yCI!'g po transcurrido hasta perder la capacidad de caminar. En ambos estudios, los
efectos hehefitigSos de Translarna parecian ser mas evidentes en los pacientes con un empeoramiento

modera la enfermedad.

un s@ de tamarfio reducido en el que participaron nifios de 2 a 5 afios de edad con distrofia

r de Duchenne demostré que la dosis habitual de 40 mg/kg/dia de Translarna era suficiente. Al
parecer, Translarna fue eficaz en la evaluacion de la actividad fisica de 12 pacientes en comparacion
con los registros anteriores de 11 pacientes de edades parecidas que no habian sido tratados con
Translarna.

Translarna (atalureno)
EMA/423254/2018 Page 2/3



¢ Cual es el riesgo asociado a Translarna?

Los efectos adversos mas frecuentes de Translarna (pueden afectar a mas de 5 de cada 100 pacientes)
son vomitos, diarrea, nauseas, dolor de cabeza, dolor de estobmago y flatulencia.

No debe usarse Translarna al mismo tiempo que los antibidticos aminoglucésidos administrad%
mediante inyeccion o perfusion (goteo) en una vena.

La lista completa de efectos adversos y restricciones de Translarna se puede consultar e’b ospecto.
¢Por qué se ha autorizado Translarna en la UE? o\

La Agencia Europea de Medicamentos decidié que los beneficios de Translarna s@yores que sus
riesgos y recomendd autorizar su uso en la UE. @

A pesar de la necesidad de disponer de mas informacion, la Agencia consjéeré que las pruebas apuntan
a que Translarna ralentiza el avance de la enfermedad y que su perfily Q

gran preocupacion. La Agencia reconocio que los pacientes con distr uscular de Duchenne
presentan una necesidad de tratamiento no cubierta para esta gra(e/ fermedad.

uridad no es motivo de

A Translarna se le ha concedido una «autorizacion condicional>[aa modalidad de aprobacién implica
que se espera obtener mas informacion sobre este mediczz to, La

informaciéon nueva que pueda estar disponible y esta infor,
necesario.

Agencia revisara cada afio la
i6n general se actualizara cuando sea

¢Qué informacion falta todavia sobre *sanslarna’?

Dado que a Translarna se le ha concedido un Qacién condicional, la compafiia que lo
comercializa debera presentar los resultados d nuevo estudio en el que se compare Translarna con
un placebo para confirmar su eficacia y s@dad.

¢, Qué medidas se han adop para garantizar un uso seguro y eficaz de
Translarna?

Las recomendaciones y preca (@s que deben seguir los profesionales sanitarios y los pacientes para
un uso seguro y eficaz de Tr rna se han incluido en la ficha técnica o resumen de las

caracteristicas del produc@ prospecto.

Como para todos los icamentos, los datos sobre el uso de Translarna se controlan de forma
continua. Los efectgs,adVversos notificados con Translarna son evaluados cuidadosamente, adoptandose
las medidas que 2 ieran resultar necesarias para proteger a los pacientes.

Otra infpr@mén sobre Translarna

Translar recibido una autorizacién de comercializacion condicional valida en toda la Unién
Europ@ 31 de julio de 2014.

e'encontrar informacién adicional sobre Translarna en la pagina web de la
Agéncia: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports.

Fecha de la dltima actualizacién de este resumen: 06-2018.
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