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Translarnan (atalureeni) myyntilupaa koske
muutoksen epdaminen

Epdaminen vahvistettu uudelleenarvioinnissa 5 \

n muutos.Muutos koski

Euroopan laéakevirasto on alkuperaisen lausuntonsa uudelleega ioinnin jalkeen vahvistanut
suosituksensa evata Translarna-valmisteen (atalureeni) myynti

kayttdaiheen laajentamista siten, etta siihen lisattaisiin seT Duchennen lihasdystrofiaa
sairastavien potilaiden hoito, jotka eivat pysty enaa kav an.
Virasto antoi lausuntonsa 17. lokakuuta 2019 saatua delleenarvioinnin paatdkseen.Se oli antanut

alkuperéisen lausuntonsa 27. kesdkuuta 2019.

Translarnan myyntiluvan muutosta hakenut yh@ PTC Therapeutics International Limited.

Mita Translarna on ja mihin s@ytetaan”

Translarna on laake, jota kaytetaan nen lihasdystrofian hoitoon vahintdan kahden vuoden

ikaisilla potilailla, jotka pystyvat k: an.Duchennen lihasdystrofia on geneettinen sairaus, joka
l@surkastuttaa lihakset.Translarnaa kaytetd&an niiden potilaiden

aiheuttaa vahitellen Ilhashelkk%
pienessa joukossa, joiden sair, tietyn dystrofiinigeenisséa olevan geenivaurion ("nonsense-
mutaation”) aiheuttama. ¢ %

Translarnalla on ollut m t| pa EU:ssa heindkuusta 2014 l&htien.Sen vaikuttava aine on atalureeni,
ja sitéa on saatavana\ kautta otettavina rakeina.

ema.europa.eul icines/human/EPAR/translarna.

Mita n’% a yhtio on hakenut?

Yhtlg enut kayttdaiheen laajentamista siten, etta siihen lisattéisiin sellaisten Duchennen
Ilha%[oflaa sairastavien potilaiden hoito, jotka eivat pysty enaa kavelemaan.

Lisatietoja Transli@ykyisista kayttdaiheista on viraston verkkosivustolla:

M Translarna vaikuttaa?

Duchennen lihasdystrofiaa sairastavilta potilailta puuttuu normaali dystrofiini, eréas lihaksissa oleva
proteiini.Tama proteiini auttaa lihaksia suojautumaan vaurioilta, kun ne supistuvat ja rentoutuvat.
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Duchennen lihasdystrofiaa sairastavien potilaiden lihakset vaurioituvat ja lakkaavat lopulta toimimasta,
koska heilla ei ole tata proteiinia.

Duchennen lihasdystrofiaa voivat aiheuttaa monet geneettiset poikkeavuudet.Translarna on tarkoitettu
niille potilaille, joiden sairaus johtuu tietyisté dystrofiinigeenin vaurioista (nonsense-mutaatioista).
Niiden vuoksi dystrofiinin tuotanto lakkaa ennenaikaisesti, jolloin tuloksena on normaalia thy@
dystrofiiniproteiini, joka ei toimi kunnolla.Nailla potilailla Translarna vaikuttaa siten, etta soley
proteiineja valmistava koneisto pystyy ohittamaan vaurion, jolloin solut voivat valmistaa %
toimintakykyistd dystrofiiniproteiinia. Q

Mit& asiakirjoja yhtio on esittanyt laakevirastolle hakemuksi\gueksi?

Yhtid toimitti tietoja osoittaakseen, etta elimisto kasittelee ladketta samalla t@ otilailla, jotka

pystyvat kavelemaan, ja potilailla, jotka eivat pysty. :

Lisdksi yhti6 esitti tulokset tutkimuksesta, johon osallistui 94 nonsense-mutaatiosta johtuvaa
Duchennen lihasdystrofiaa sairastavaa potilasta, joista 44 ei pystyn aalkaveleméaan.Vaikka
tutkimuksen paatavoitteena oli arvioida Translarnan pitkaaikaista llisuutta, tutkimuksessa

tarkasteltiin myos hoidon tehoa sellaisilla potilailla, jotka eivat. kyenneet kdveleméaan, mittaamalla
keuhkojen toiminnan muutoksia.Yhtio vertasi sitten néita tuleﬁaikaisempiin tietoihin, joita oli
tallennettu Duchennen lihasdystrofiaa sairastavista potilais% G-tietokantaan (Cooperative
International Neuromuscular Research Group). Q

Mitka olivat tarkeimméat syyt myyntilu uutoksen epdamiseen?

*
Se tieto, ettéd elimistd kasittelee Translarnaa sal Ntavoin potilailla, jotka pystyvéat kavelemaan, ja
potilailla, jotka eivat pysty, ei riittanyt vahvistaéjn Translarnan tehoa néaiden potilaiden
hoidossa.Tama johtuu siita, etta kavelema@/kenemattdmien potilaiden sairaus on edennyt
r%

Osk&an voineet vahvistaa Translarnan hyotya potilailla,

pidemmalle ja heidéan lihasmassansa o tynyt, joten hoidon hyoty saattaa olla erilainen.

Muut tutkimuksesta saadut tiedot eivg
jotka eivat pysty enaa kaveleméaa a CINRG-tietokannasta kerattyjen tietojen, joita kaytettiin

Translarnan vaikutusten epéas ertailussa, valinnassa ja analysoinnissa oli ongelmia.

Siksi virasto katsoi, etta Tr;\n%an riski-hyotytasapainoa sellaisten potilaiden hoidossa, jotka eivat
pysty kédveleméaan, ei voit M aa, ja suositteli myyntiluvan muutoksen epaamista.Epaaminen
vahvistettiin uudelleena inhin jalkeen.

Vaikuttaako t"\epaaminen kliinisiin tutkimuksiin osallistuviin potilaisiin?

Yhtid ilmoitti vi le, ettei epaamisestéd ole mitadn seurauksia potilaille, jotka saavat Translarnaa
kliinisissa tut sissa.

Jos olebn&Ha kliinisessa tutkimuksessa ja tarvitset lisdtietoa hoidostasi, ota yhteytta kliinisen
.

tutki[n laakariisi.
e

ita¥apahtuu Translarnan kaytolle sellaisten Duchennen lihasdystrofiaa
saiwastavien potilaiden hoidossa, jotka pystyvat kavelemaan?

Tama ei vaikuta Translarnan kaytt6on sen jo hyvaksytyssé kayttbaiheessa.
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