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Denegacion de un cambio en la autorizacio
comercializacion de Translarna (atalureno
La denegacion se confirma tras la revision )

S

Tras revisar su dictamen inicial, la Agencia Europea de Medicar@ggha confirmado su recomendacion

de denegar un cambio en la autorizacién de comercializacié edicamento Translarna

(atalureno).El cambio se referia a una ampliacion de las i % jOnes para afnadir el tratamiento de los
zn a

pacientes con distrofia muscular de Duchenne que ya no paces de caminar.

La Agencia emitioé su dictamen el 17 de octubre de{;@ras concluir la revision.El dictamen inicial
habia sido emitido el 27 de junio de 2019. Q

La empresa que habia solicitado el cambio enw rizacion de Translarna es PTC Therapeutics

International Limited.

¢,Qué es Translarna y para qléQutiliza?

Translarna es un medicamento que @’iliza para tratar a pacientes a partir de 2 afios con distrofia
enfermedad genética que cau dualmente debilidad y pérdida de la funcién muscular.Translarna se
ientes cuya enfermedad esta causada por un defecto genético

ion sin sentido») en el gen de la distrofina.

muscular de Duchenne que son :Esaces de caminar.La distrofia muscular de Duchenne es una

usa en el pequefio grupo de
especifico (denominado «

Translarna esta autori @n la UE desde julio de 2014.Contiene el principio activo atalureno y se
presenta en forma nulado para administracion oral.

Se puede obterfa informacion sobre el uso actual de Translarna en la pagina web de la
urepa

Agencia: %

L 4
cQué c@io habia solicitado la empresa?

.eu/medicines/human/EPAR/translarna.

La %‘a solicitdé una ampliacion de las indicaciones para afiadir el tratamiento de los pacientes con
muscular de Duchenne que ya no son capaces de caminar.
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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 musculos 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. larna
se usa en pacientes cuya enfermedad esta causada por la presencia de determinado d@s
(Ilamados mutaciones sin sentido) en el gen de la distrofina, lo cual detiene prematante la
produccién de la distrofina normal, dando lugar a una proteina distrofina acortada é
correctamente.Translarna actia en estos pacientes permitiendo al aparato de pr@ién de proteinas
en las células avanzar mas alla del defecto, de modo que las células puedan ;@ ir una proteina
distrofina funcional.

o funciona

¢ Qué documentacion presenté la empresa en apoybd u solicitud?

.
La empresa presentd datos para demostrar que el medicamento s(chnporta de forma similar en los
pacientes que pueden caminar y en los que no.

Ademas, la empresa presenté los resultados de un estudig | Jue participaron 94 pacientes con

distrofia muscular de Duchenne con mutacién sin sentido los cuales ya no eran capaces de
la seguridad a largo plazo de Translarna,

to en pacientes incapaces de caminar,

caminar.Aunque el objetivo principal del estudio era evalug

(i
midiendo las variaciones observadas en la funcion nar.A continuacion, la empresa comparo los
resultados con datos histéricos de pacientes con @istgofia muscular de Duchenne registrados en la base
de datos del CINRG (Cooperative Internationa@romuscular Research Group).

en el estudio también se investigo la eficacia del trat

-

¢,Cudles fueron los motivos pri{fgales para denegar el cambio en la
autorizacion de comercializa@ ?

El hecho de que Translarna se comp@ de forma similar en los pacientes que pueden caminar y en los
que no pueden hacerlo no fue suficiente para confirmar la eficacia de Translarna en estos
pacientes.Esto se debe a qu@cientes incapaces de caminar se encuentran en una fase mas
avanzada de la enfermedab en una masa muscular reducida, por lo que los beneficios del

tratamiento pueden ser il entes.

Los datos adicionale tudio tampoco pudieron confirmar el efecto beneficioso de Translarna en los

pacientes que ya n n capaces de caminar, ya que se identificaron problemas con la forma en que

se seleccionaro ahalizaron los datos de la base de datos del CINRG, que se utilizé para comparar
fectos de Translarna.

indirectamen

1Y,
Por consi M , la Agencia estimé que no podia establecerse la relacidon entre beneficios y riesgos de
Translar los pacientes incapaces de caminar y recomendé que se denegara el cambio en la
autori@n de comercializacion.Esta denegacion fue confirmada después de la revision.

JQJUé 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 reciben
Translarna en ensayos clinicos.
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Si participa usted en un ensayo clinico y precisa informacion adicional acerca de su tratamiento,
péngase en contacto con el médico del ensayo.

¢En qué situacion queda Translarna para el tratamiento de los pacientes
con distrofia muscular de Duchenne que son capaces de caminar?

La denegacion no tiene consecuencias sobre la utilizacion de Translarna en la indicacion au@ga.
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