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Translarna (atalureen) muugiloa muutmisesQeeldumine
Taaslabivaatamise tulemusena kinnitati keeldumist

Parast algse otsuse taaslabivaatamist kinnitas Euroopa RaV|m|am 200wtust keelduda ravimi
Translarna (atalureen) muugiloa muutmisest. Muudatus oli seotu ustuse laiendamisega, et lisada
selliste Duchenne'i lihasdustroofiaga patsientide ravi, kes ei ()&mm kdndimisvdimelised.

Péarast taaslabivaatamise I6petamist avaldas amet 17. o 019 oma arvamuse. Algne otsus

avaldati 27. juunil 2019
Translarna muugiloa muutmist taotles ettevote PT@ gmutlcs International Limited.

Mis on Translarna ja milleks seda takse’?
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Translarna on ravim, mida kasutatakse vahe 2-aastaste Duchenne’i lihasdustroofiaga
kdndimisv8imeliste patsientide raviks. D e'i lihasdustroofia on geneetiline haigus, mis pdhjustab
progresseeruvat lihasndrkust ja lihasf iooni kadu. Translarnat kasutatakse dustrofiini geeni

spetsiifilisest geenidefektist (nonsenss-futatsioonist) péhjustatud lihasdistroofiaga patsientide
vaikeses ruhmas.

Translarnal on Euroopa Liidus iluba alates 2014. aasta juulist. Translarna sisaldab toimeainena
atalureeni ja seda turusta\se suukaudselt manustatavate graanulitena.

Lisateave Translarna kehti e naidustuste kohta on ameti veebilehel:
ema.europa.eu/medi /human/EPAR/translarna.

Mis muudatl@tevéte taotles?

kdndimisvoimelised.

Ettevote t Ie@idustuse laiendamist, et lisada selliste Duchenne'i lihasdUstroofiaga patsientide ravi,
kes ei oleQW

Kuidas Translarna 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 distrofiini tootmise, mistdttu distrofiinvalk on
lUhem ega toimi korralikult. Translarna toimib nendel patsientidel viisil, mis véimaldab rakkude
valgusunteesimehhanismil seda defekti parandada, mistdttu rakud saavad toota toimivat
dustrofiinvalku.

Mis dokumendid esitas ettevdote oma taotluse toetuseks?

Ettevote esitas andmed tdendamaks, et ravimi farmakokineetika on kdndimisvdime Qa
kdndimisvbimetutel patsientidel sarnane.

Lisaks esitas ettevote tulemused uuringust, milles osales 94 nonsenss-muta t3| a Duchenne'i
lihasdustroofiaga patsienti, kellest 44 olid kaotanud kdndimisvdime. Ehkki u u pohleesmark oli
hinnata Translarna pikaajalist ohutust, vaatles see ka ravi efektiivsust isvBimetutel patsientidel,
hinnates muutusi kopsufunktsioonis. Seejarel vordles ettevdte tulemu enne'i lihasdustroofiaga
patsiente k&sitlevate varasemate andmetega CINRG (Cooperatlv ional Neuromuscular
Research Group) andmebaasis.

Mis olid muugiloa muutmisest keeldumise p ised pbhjused?

Translarna efektiivsuse kinnitamiseks kdnealustel patsie ei piisa asjaolust, et ravimi
farmakokineetika on kdndimisvdimelistel ja k6ndimi§v“' tel patsientidel sarnane, sest

kdndimisvbimetute patsientide haigus on rohkem [!K sseerunud ja nende lihasmass on vaiksem,

mistdttu voib ravimi kasulikkus olla erinev %
.
Ka uuringust saadud lisaandmete p&hjal ei oﬂ@ii alik kinnitada Translarna kasulikkust
TR N o . ~ .
kdndimisv8ime kaotanud patsientidel, sest% arna toime kaudseks vordlemiseks kasutatud

CINRG andmebaasist parit andmete vali alutisiga seoses esines probleeme.

Seetdttu oli amet arvamusel, et Translarna kasulikkuse ja riski tasakaal kdndimisv8imetute Duchenne'i
lihasdistroofiaga patsientidel ei OIE tdendatud, ja soovitas muigiloa muutmisest keelduda. Parast

taaslabivaatamist kinnitati keeld

Kas keeldumine mw kliinilistes uuringutes osalevaid patsiente?
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EttevOte teatas ametile Xeldumine ei mdjuta Translarna kliinilistes uuringutes osalevaid patsiente.

Kui osalete ravimidK
arstiga. !

Kuidas
Duche

ises uuringus ja vajate oma ravi kohta lisateavet, radkige kliinilise uuringu

b keeldumine Translarna kasutamist kdndimisvoimeliste
ihasdustroofiaga patsientide raviks?

Keeldumine ei avalda mdju Translarna kasutamisele heakskiidetud naidustusel.
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