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A Translarna-ra (ataluren) vonatkozo forgalijﬁéahozatali

)

engedéely modositasanak elutasitasa GQJ
A felllvizsgalat megerdsiti az elutasitast Q

Az Eurdpai Gydgyszerligynokség eredeti véleményének felijlvizsg«is.tét kovetéen megerdsitette a
Translarna (ataluren) készitményre vonatkozo6 forgalombahoz @’engedély modositasat elutasito

ajanlasat. A moédositas a javallatnak az olyan, Duchenne—féle@uszkuléris disztréfidban szenvedd
betegek kezelésére torténd kiterjesztésére vonatkozott, a ar jarasképtelenek.

Az Ugynokség a feliilvizsgéalat befejezése utan, 2019. o&ber 17-én adta ki véleményét. Az Ugynokség
az eredeti véleményét 2019. jdnius 27-én adta ki. ’b

A Translarna engedélyének maédositasaért folya@o vallalat a PTC Therapeutics International Limited.

Milyen tipusua gyogyszer a Trans)ama és milyen betegségek esetén
alkalmazhato? {0)

A Translarna-t olyan, 2 éves vagy idff\@o, Duchenne-féle muszkularis disztréfidban szenved6 betegek
kezelésére alkalmazzak, akik képe%jérni. A Duchenne-féle muszkularis disztréfia egy genetikai
betegség, amely fokozatosan gy@e éget és az izomfunkcid elvesztését okozza. A Translarna-t a
betegek azon kis csoportjanal Imazzak, akiknél a betegséget a disztrofin gén specidlis genetikai

defektusa (Ugynevezett {1 nsz mutacié”) okozza.

A Translarna 2014 jaliu é\%a engedélyezett az EU-ban. Hatéanyaga az ataluren, és szajon at bevehets
granulatum formajab aphat6.

A Translarna jelené-alkalmazéséra vonatkozo tovabbi informécio az Ugynokség weboldalan
taladlhato: ema.'ﬁzépa.eu/medicines/human/EPAR/transIarna.

Milyen ositas iranti kérelmet nyudjtott be a vallalat?
\
A véllz&? javallatnak a Duchenne-féle muszkularis disztréfiaban szenvedd, mar jarasképtelen

bete®5 ezelésére torténd kiterjesztése iranti kérelmet nyujtott be.
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Hogyan fejti ki hatasat a Translarna?

A Duchenne-féle muszkularis disztréfidban szenvedd betegeknél hidnyzik a normalis disztrofin, amely
az izmokban talalhat6 fehérje. Mivel ez a fehérje segit megvédeni az izmokat a sériléstdl, ahogy azok
0sszehuzbédnak és elernyednek, a Duchenne-féle muszkularis disztréfidban szenved6 betegeknél az_,
izmok karosodnak, és végul leall a mikodéslk. R

A Duchenne-féle muszkularis disztréfiat szamos genetikai elvaltozas okozhatja. A Translarn %an
betegeknél alkalmazhatd, akiknél a betegséget bizonyos defektusok (Ugynevezett nonsze mutaciok)
okozzak a disztrofin génben, amelyek idd eldtt ledllitjdk a normalis disztrofin fehérje ter@el sét, és egy
rovidebb disztrofin fehérjét eredményeznek, amely nem mikdédik megfeleléen. A Tr rna azaltal hat
ezeknél a betegeknél, hogy lehetdvé teszi a sejtekben a fehérjetermeld rendszer szamara, hogy
tovabbhaladjon a defektuson, igy a sejtek képessé valnak egy mt’jkddéképes‘d'{zkoﬁn fehérje

el6allitédsara. b@
Milyen dokumentaciot nydjtott be a vallalat a kéreler&%létémasztéséra?

A vallalat adatokat szolgaltatott annak bizonyitasara, hogy a szervez@sonlé modon kezeli a
készitményt a jarasképes és jarasképtelen betegek esetében. ’\\

A vallalat tovabba benyujtotta egy olyan vizsgalat eredményei&]elyben 94, nonszensz mutéacioval
rendelkez6, Duchenne-féle muszkularis disztrofiaban szenvy@yeteg vett részt, akik k6zul 44 mar
jarasképtelen volt. Bar a vizsgalat f6 célja a Translarna hc@ I tdvu biztonsagossaganak kiértékelése
volt, a tanulmany — a légzésfunkcioé valtozasanak mére@el — a jarasképtelen betegek kezelésének
hatasossagat is vizsgalta. A vallalat ezutan az eredrru@/eket Osszehasonlitotta a CINRG (Cooperative
International Neuromuscular Research Group, Nerﬁ@:kt‘)zi Egytttm(ikodési Neuromuszkularis
Kutatdcsoport) adatbazisaban rogzitett, Duchengesféle muszkularis disztréfidban szenvedd betegektdl
szarmazo korabbi adatokkal. \O

“
Melyek voltak a f6 okai a forgiﬁynbahozatali engedély modositasa
elutasitasanak? (@

Az a tény, hogy a Translarna-t a jés&sképes és a jarasképtelen betegek szervezete hasonlé mdédon
kezeli, nem elegendé6 a Translapya.ezen betegcsoportnal vald hatdsossaganak igazoldsahoz. Ennek oka
az, hogy a jarasképtelen bet a betegség eldrehaladottabb stadiumaban vannak, izomtémeguk
csokkent, és igy a kezelés«g\/ yei eltéréek lehetnek.

N
A vizsgalatbol szérm?zgx&ébbi adatok sem er0sitik meg a Translarna elényét mar jarasképtelen
betegeknél, mivel prc@)}mék merilltek fel a Translarna hatasainak kdzvetett 6sszehasonlitasara
hasznalt, a CINRG tbazisbdl szarmazé adatok kivalasztasaval és elemzésével kapcsolatban.

igy az Ugynbks&g{izon a véleményen volt, hogy a jarasképtelen betegeknél a Translarna
eIc’Sny/kockafg/Oara'nya nem éallapithaté meg, és ezért a forgalombahozatali engedély mddositasanak
elutasités@ asolta. Az elutasitast a fellilvizsgalat utan megeroésitették.

\
Milye\ kovetkezményekkel jar az elutasitas azokra a betegekre nézve, akik
résg)vesznek klinikai vizsgalatokban?

A vallalat tajékoztatta az Ugynokséget, hogy a klinikai vizsgalatokban Translarna-kezelésben részestilé
betegekre nézve nincsenek kdvetkezményei.

Ha On ilyen klinikai vizsgalatban vesz részt, és kezelését illetéen tovabbi informacidra van sziiksége,
beszéljen a vizsgalatban részt vevd kezel6rvosaval.
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Mi torténik a Translarna-val a Duchenne-féle muszkularis disztréfiaban

szenvedo, jarasképes betegek kezelése tekintetében?

A Translarna engedélyezett javallatban valé alkalmazasara nézve nincsenek kdvetkezmények.
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