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Ravimi Elevidys (delandistrogeenmokseparvovek)
muulgiloa andmisest keeldumine

Euroopa Ravimiamet on soovitanud keelduda milgiloa andmisest ravimile Elevidys, mida kavatseti
kasutada Duchenne'i lihasdustroofia raviks.

Amet esitas oma arvamuse 24. juulil 2025. Milgiloa taotluse esitanud ettevote Roche Registration
GmbH vdib taotleda arvamuse taaslébivaatamist 15 paeva jooksul parast arvamuse saamist.

Mis on Elevidys ja milleks kavatseti seda kasutada?

Elevidys to6tati valja Duchenne’i lihasdistroofia ravimina. Duchenne’i lihasdistroofia on geneetiline
haigus, mis pohjustab lihaste suurenevat ndrkust ja atroofiat (kdhetumist). Ravimit kavatseti kasutada
3-7-aastastel kdndimisvdimelistel lastel.

Elevidys sisaldab toimeainet delandistrogeenmokseparvovekit ja seda kavatseti manustada thekordse
veeniinfusioonina.

Elevidys nimetati 28. veebruaril 2020 Duchenne’i lihasdistroofia harvikravimiks. Lisateave
harvikravimiks nimetamise kohta on ameti veebilehel: ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-
designations/eu-3-20-2250.

Kuidas Elevidys toimib?

Duchenne’i lihasdUistroofiaga patsientidel puudub normaalne distropiin ehk valk, mida esineb
peamiselt skeletilihastes (lihased, mida kasutatakse liikumisel) ja siidamelihase rakkudes. See valk
aitab ka kaitsta lihaseid vigastuste eest lihaste kokkutdmbumisel ja 16dvestumisel, seepdrast
muutuvad lihased selle haigusega patsientidel iha ndrgemaks ja I6puks enam ei toimi.

Elevidyse toimeaine delandistrogeenmokseparvovek on valmistatud viirusest, mis sisaldab distropiini
karbitud (lihema) versiooni tootmise geneetilist materjali. Ravim oli kavandatud geneetilise materjali
sisestamiseks skeletilihastesse ja siidamesse. Uhekordse infusiooni eesmérk oli kaivitada dustrofiini
Ithema vormi tootmine patsiendi organismis, mis aeglustaks haiguse stivenemist.
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Mis dokumendid esitas ettevote oma taotluse toetuseks?

Ettevote esitas andmed pdhiuuringust, milles osales 125 last vanuses 4-7 aastat, kellel oli Duchenne’i
lihasdistroofia ja kes suutsid kdndida. Neile manustati (ks infusioon Elevidyst voi platseebot (naiv
ravim). Efektiivsuse pdhinéitaja oli toime lilkkumisvdimele 12 kuu jooksul, mida hinnati standardskaalal
North Star Ambulatory Assessment (NSAA). Skaala on 0-34 ja suuremad skoorid tdhendavad paremat
lilkumisvdimet.

Mis olid miiiigiloa andmisest keeldumise peamised pohjused?

Uuring ei tdendanud, et Elevidysel oleks toimet liikkumisvdimele 12 kuu parast. NSAA-skoorid
suurenesid nii Elevidyst kui ka platseebot saanud patsientidel. Kummagi riithma NSAA-skooride
erinevus oli 34-punktisel skaalal 0,65 ja see ei olnud statistiliselt oluline, mis tahendab, et see voib olla
juhuslik. Kuigi paljudel Elevidysega ravitud patsientidel tekkis valgu dustrofiini Ithem vorm, ei saanud
dustrofiinisisaldust seostada liikumisvoime parenemisega.

Ettevote esitas ka andmed patsientide alariihma kohta, kes naisid paremini reageerivat Elevidysele,
kuid isegi selles rihmas ei tdendatud ravi efektiivsust.

Ettevote oli taotlenud tingimuslikku milgiluba. Amet oli arvamusel, et Elevidyse kasulikkus ei ole

tdendatud, mistdttu soovitas tingimusliku mudgiloa andmisest keelduda.

Kas keeldumine mojutab kliinilistes uuringutes osalevaid patsiente?

Ettevote teatas ametile, et taotluse tagasivotmine ei mdjuta praegu Kkliinilistes uuringutes osalevaid
patsiente. Praegu on kdik Elevidyse kliinilised uuringud katkestatud; Elevidysega ei ravita Ghtki
patsienti. Patsiente, keda on kliinilises uuringus varem Elevidysega ravitud, jalgitakse edasi.

Kui osalete ravimi kliinilises uuringus ja vajate ravi kohta lisateavet, raakige kliinilise uuringu arstiga.

Ravimi Elevidys (delandistrogeenmokseparvovek) mudgiloa andmisest keeldumine
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