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Mis on Translarna ja milleks seda kasutatakse? a Q

Translarna on ravim, mida kasutatakse Duchenne’i lihasdistroofi viks vdhemalt 2-aastastel
kdndimisv8imelistel patsientidel. Duchenne’i lihasdistroofia omgeneetiline haigus, mis pdhjustab
progresseeruvat lihasndrkust ja lihasfunktsiooni kadu. Translatnat kasutatakse distrofiini geeni
spetsiifilisest geenidefektist (nonsenss-mutatsioonist) tud lihasdistroofiaga patsientide

po
vaikeses riihmas. 0
e

Duchenne’i lihasdustroofia esineb harva ja Transla N etati 27. mail 2005 harvikravimiks. Lisateave
harvikravimiks nimetatud ravimi kohta on Ieitglv: europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare

disease designation. ’o
*
*

Kuidas Translarnat kasutataks

Translarna on retseptiravim ja ravi Tragslarnaga peab alustama eriarst, kes on kogenud
Duchenne’i/Beckeri Iihasdi]stroofk$is.

Enne ravi alustamist Translarng hakse patsientidele geenitest, et kontrollida, kas nende haigus on

tingitud nonsenss-mutatsiooni kas seega ravi Translarnaga sobib neile.

Translarnat turustatakse‘g%uulitena (125, 250 ja 1000 mg), mis manustatakse suukaudselt parast
segamist vedela v6i pggl ela toiduga (nt jogurtiga). Translarnat manustatakse kolm korda 66pé&evas
ja soovitatav annus 10 mg/kg (10 mg kehamassi kg kohta) hommikul, 10 mg/kg keskpéaeval ja

20 mg/kg &htul @vane koguannus 40 mg/kg).

Lisateavet Tra@na kasutamise kohta vt pakendi infolehest v6i konsulteeri arsti vbi apteekriga.

Kuidas Qanslarna toimib?

Duchenne’i lihasdistroofiaga patsientidel puudub normaalne dustrofiin, mis on Uks lihasevalkudest. Et
see valk aitab kaitsta lihaseid kokkutdmbumisel ja I6dvestumisel vigastuste eest, kahjustuvad
Duchenne’i lihasdistroofiaga patsientide lihased ja lakkavad 16puks to6tamast.
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Duchenne’i lihasdistroofiat vBivad pdhjustada mitmed geneetilised anomaaliad. Translarna on
naidustatud kasutamiseks patsientidel, kelle haigus on pdhjustatud dustrofiini geeni teatud defektidest
(nonsenss-mutatsioonidest), mis peatavad enneaegselt normaalse distrofiinvalgu tootmise, mistéttu
dustrofiinvalk on lihem ega toimi korralikult. Translarna toimib neil patsientidel viisil, mis v8imaldab
rakkude valgusinteesi stisteemil defekti parandada, mistdttu rakud saavad toota toimivat
dustrofiinvalku.

Milles seisneb uuringute pdhjal Translarna kasulikkus?

patsienti, vorreldi Translarna kahte annust (40 mg/kg 66péevas ja 80 mg/kg 66pagvas) platseeboga
(naiv ravim). Efektiivsuse pohinaitaja oli patsiendi 6 minuti jooksul kdndides Ié@

parast 48-nadalast ravi. @

Kuigi kdigi uuringuandmete esialgse anallilsi tulemused ei ndidanud Tra na uuringuriihma ja
platseeboriihma patsientidel kdndimiskauguse olulist erinevust, osuta: e anallis, et
kdndimisvdime halvenes Translarna 40 mg/kg 66péevase annuse isel vdhem kui platseeboga:
parast 48 ravinddalat suutsid Translarnat annuses 40 mg/kg 66 '@saanud patsiendid kdndida
keskmiselt 32 m rohkem kui platseebot saanud patsiendid. Mdju olfwaljendunum halveneva
kdndimisvbimega patsientide alarthmas, kus patsiendid, kes@id Translarnat annuses 40 mg/kg
60paevases, suutsid kdndida keskmiselt 50 m rohkem Kkuli ebot saanud patsiendid. Vaiksema
annuse kasulikku mdju kinnitas ka teiste efektiivsusnaitajates sealhulgas patsientide igapaevaste
tegevustega otseselt seotud naitajate paranemine. annusega (80 mg/kg 66paevas)

- - e .
paranemist ei taheldatud. \

Uhes pdhiuuringus, milles osales 174 Duchenne’i lihasdustroofiaga k()ndimisvﬁimelift -aastast

auguse muutus

*

patsiendil, kuid selle uuringu tulemusi peet.i e

Parast esialgset heakskiitu tehti tdiendav uurim halveneva kdndimisvdimega 7—14-aastasel
%geteks. Andmetest selgus siiski, et Translarnal oli

positiivne mdju erinevatele naitajatele, nt*10 etri joostes vOi kéndides labimise aeg, trepil neli astet
ules-alla liikumise aeg ning kdndimisvoi tamiseni kulunud aeg. Mdlemas uuringus oli Translarna
kasulik m&ju valjendunum patsientid e haigus méddukalt halvenes.

2-5-aastaste Duchenne’i lihasdistr@ofiaga laste vaikesearvulises uuringus tuvastati, et Translarna
tavaparane annus 40 mg/kg 66 as on piisav. 12 patsiendi fuusilise aktiivsuse hindamise alusel
tundus Translarna olevat efekt@, vorreldes varasemate andmetega 11 sarnases vanuses patsiendi

kohta, keda ei ravitud Tr‘a%rnaga.
Mis riskid Translarnaga kaasnevad?

.
Translarna kdige s Namad kérvalndhud (vbivad esineda enam kui 5 patsiendil 100st) on
oksendamine, ki htisus, iiveldus, peavalu, k6huvalu ja kbhupuhitus.

Translarn i kasutada samaaegselt aminoglikosiidantibiootikumidega, mida manustatakse veeni
sUstides voi@infusiooniga.

Translarna kohta teatatud k8rvalndhtude ja piirangute taielik loetelu on pakendi infolehel.
ELis Translarnale valjastatud muugiloa pdhjendus

Euroopa Ravimiamet otsustas, et Translarna kasulikkus on suurem kui sellega kaasnevad riskid ja et
ravimi kasutamise vdib ELis heaks Kiita.
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Vaatamata taiendavate andmete vajadusele otsustas amet, et tdendid viitavad sellele, et Translarna
aeglustab haiguse progresseerumist ja et ravimi ohutusprofiil ei ole probleem. Amet maérkis ka, et
Duchenne’i lihasdistroofiaga patsientide vajadus selle raske haiguse raviks ei ole taidetud.

Translarna on saanud muugiloa tingimusliku heakskiidu alusel. See tdhendab, et ettevdte peab esitama
ravimi kohta veel andmeid. Amet vaatab igal aastal labi kogu uue teabe ja vajaduse korral uuendab
k&esolevat Ulevaadet.

Mis teavet Translarna kohta veel oodatakse?
;taja uue

Et Translarna on saanud muugiloa tingimusliku heakskiidu alusel, esitab Translarna
uuringu tulemused, milles Translarnat vorreldakse platseeboga, et kinnitada sé tiivsust ja
ohutust.

Mis meetmed vOetakse, et tagada Translarna ohutu j tiivne

kasutamine? %
Translarna ohutu ja efektiivse kasutamise soovitused ja ettevaa; d tervishoiuttotajatele ja
patsientidele on lisatud ravimi omaduste kokkuvodttesse ja paken Iehele

Nagu kdigi ravimite puhul, teostatakse Translarna kasutaml ta pidevat jarelevalvet. Translarna
kdrvaltoimeid hinnatakse hoolikalt ja patsientide kaitse @ndatakse vajalikke meetmeid.

Muu teave Translarna kohta \0

Translarna on saanud mudgiloa tingimusliku heal u alusel, mis kehtib kogu ELis, 31. juulil 2014.

L 4
Lisateave Translarna kohta on ameti veebll \}na europa.eu/Find medicine/Human
medicines/European public assessment re or

Kokkuvotte viimane uuendus: 06.2018
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