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Az Elevidys-re (delandisztrogén moxeparvovec)
vonatkoz6 forgalombahozatali engedély elutasitasa

Az Eurdpai Gydgyszeriigynokség a Duchenne-féle izomdisztrofia kezelésére szant Elevidys-re
vonatkozo forgalombahozatali engedély elutasitasat javasolta.

Az Ugynékség 2025. julius 24-én adta ki véleményét. Az engedélyt kérelmezé vallalat, a Roche
Registration GmbH a vélemény kézhezvételétdl szamitott 15 napon belll kérheti annak fellilvizsgalatat.

Milyen tipusl gyégyszer az Elevidys és milyen alkalmazasra szantak?

Az Elevidys-t a Duchenne-féle izomdisztréfia, egy olyan genetikai betegség kezelésére fejlesztették ki,
amely az izmok fokozodd gyengeségét és atrofidjat (elhalasat) okozza. A gydgyszert 3 és 7 év kozotti,
jaroképes gyermekeknél torténé alkalmazasra szantak.

Az Elevidys hatdéanyaga a delandisztrogén moxeparvovec, és vénaba adott egyetlen infzid formajaban
tervezték alkalmazni.

Az Elevidys-t 2020. februar 28-an a Duchenne-féle izomdisztrofia vonatkozasaban ,ritka betegség
elleni gydgyszerré” (orphan drug) minésitették. A ritka betegség elleni gydgyszerré mindsitésrdl
tovabbi informacio az Eurdpai Gydgyszerligynokség honlapjan talalhato:
ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu-3-20-2250.

Hogyan fejti ki hatasat az Elevidys?

A Duchenne-féle izomdisztréfiaban szenvedd betegeknél hidnyzik a rendes disztrofin, amely elsésorban
a vazizmokban (a mozgasra hasznalt izmokban) és a sziv(sziv)izomsejtekben talalhaté fehérje. Mivel
ez a fehérje segit megvédeni az izmokat a sértiléstdl, amikor azok 6sszehlUzddnak és elernyednek, a
betegségben szenvedd betegeknél az izmok fokozatosan gyengilnek, és végll leall a miikodésik.

Az Elevidys hatdanyaga, a delandisztrogén moxeparvovec olyan virusbdl készil, amely genetikai
anyagot tartalmaz a disztrofin csonkitott (révidebb) valtozatanak eléallitasdhoz. A gyodgyszert Ugy
alakitottak ki, hogy a genetikai anyagot a vazizmokba és a szivbe juttassa. Az egyetlen infuzié célja
annak lehet6vé tétele volt, hogy a beteg szervezete csonkitott disztrofint termeljen, és igy lassitsa a
betegség sllyosbodasat.
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Milyen dokumentaciot nyajtott be a vallalat a kérelem alatamasztasara?

A vallalat egy f6 vizsgalatbdl szarmazd adatokat nyujtott be, amelyet 125, Duchenne-féle
izomdisztrofidban szenvedd, 4 és 7 év kozotti, jaroképes gyermek részvételével végeztek. A
gyermekek Elevidys vagy placebo infuziét (hatéanyag nélkili kezelés) kaptak. A hatésossag f6
mutatdja a mozgasi képességekre gyakorolt hatas volt 12 hénap alatt, amelyet az North Star
Ambulatory Assessment (NSAA) elnevezés( standard skala segitségével értékeltek. A skala 0-tdl 34-ig
terjed, a magasabb pontszamok jobb mozgasi képességeket jeleznek.

Melyek voltak a forgalombahozatali engedély elutasitasanak fo okai?

A tanulmany nem mutatta ki, hogy az Elevidys 12 hdnap elteltével hatassal lett volna a mozgasi
képességekre. Az NSAA-pontszamok javulasat figyelték meg mind az Elevidys-t kapd, mind a placebdt
kapo betegeknél. Az NSAA pontértékek valtozasa a két csoport kozott 0,65 volt egy 34 pontos skalan,
és nem volt statisztikailag szignifikans, ami azt jelenti, hogy valdszinlileg a véletlennek volt
készonhetd. Ezenfelll, bar szamos, Elevidys-szel kezelt beteg esetében bebizonyosodott, hogy a
disztrofin fehérje rovidebb formajat termeli, a disztrofin szintjét nem lehetett 6sszefliggésbe hozni a
mozgasi képességek javulasaval.

A vallalat olyan betegek egy alcsoportjara vonatkozoé adatokat is benyujtott, akik lathatéan jobban
reagaltak az Elevidys-re; a kezelés hatékonysagat azonban még ebben a csoportban sem
bizonyitottak.

A véllalat feltételes forgalombahozatali engedély irdnti kérelmet nyujtott be; mivel az Ugynékség azon
a véleményen volt, hogy az Elevidys el6nyeit nem igazoltak, a feltételes forgalombahozatali engedély
elutasitasat javasolta.

Milyen kovetkezményekkel jar az elutasitas azokra a betegekre nézve, akik
részt vesznek klinikai vizsgalatokban?

A vallalat tdjékoztatta az Ugyndkséget, hogy a visszavondsnak a klinikai vizsgalatokban részt vevd
betegekre nézve nincsenek kdvetkezményei. Jelenleg az Elevidys-szel végzett valamennyi klinikai
vizsgalatot ideiglenesen felfliiggesztették, és egyetlen beteget sem kezelnek Elevidys-szel. A klinikai
vizsgalat soran korabban Elevidys-szel kezelt betegeket tovabbra is figyelemmel kisérik.

Ha On ilyen klinikai vizsgélatban vesz részt, és kezelését illetéen tovabbi informdaciéra van sziiksége,
vegye fel a kapcsolatot kezel6orvosaval.
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