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Klausimai ir atsakymai

ParaiSkos gauti Kyndrisa (drisapersen) registracijos
pazymeéjimg atsiémimas

2016 m. geguzés 31 d. bendrove ,BioMarin International Limited" oficialiai prane$é Zmonéms skirty
vaistiniy preparaty komitetui (CHMP) apie savo pageidavimg atsiimti paraiSkg gauti vaisto Kyndrisa,
skirto Diudeno (Duchenne) raumeny distrofijos gydymui, registracijos pazyméjima.

Kas yra Kyndrisa?

Kyndrisa — tai vaistas, kurio sudétyje yra veikliosios medziagos drisaperseno. Jj buvo numatyta tiekti
po oda Svirks¢iamo tirpalo forma.

Kokiais atvejais buvo numatyta vartoti Kyndrisa?

Kyndrisa buvo numatyta gydyti 5 mety ir vyresnius DiuSeno raumeny distrofija sergancius pacientus,
kuriy genetine ligg sukelé tam tikros genetinés mutacijos (defektai), kurias galima gydyti taikant
vadinamaja 51 egzono praleidimo technologija (angl. exon 51 skipping technology). DiuSeno raumeny,
distrofija yra sunki genetineé liga, kuria serga daugiausia berniukai ir kuri paprastai diagnozuojama iki
6 mety amziaus. Ji sukelia progresuojantj raumeny funkcijos silpnuma ir jos praradimg ir paprastai
baigiasi mirtimi paauglystéje arba ankstyvame brandos laikotarpyje.

Pagal Diuseno raumeny distrofijos indikacijg Kyndrisa 2009 m. vasario 27 d. buvo priskirtas retujy
vaisty (retoms ligoms gydyti skirty vaisty) kategorijai. Daugiau informacijos apie vaisty priskyrimg
retyjy vaisty kategorijai rasite Cia.

Kokio tikimasi Kyndrisa veikimo?

Diuseno raumeny distrofijg sukelia baltymo distrofino geno mutacija, dél kurios paciento organizmas
pradeda gaminti nefunkcionuojantj distrofing. Sis vaistas veikia 51 egzono praleidimo technologijos
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principu. Si technologija suteikia galimybe lastelése esanciai baltymus gaminandiai struktirai praleisti
tam tikras distrofino geno sritis ir gaminti trumpesnj, bet i$S dalies veikiantj distrofino baltyma.

Kokius dokumentus bendrové pateiké kartu su paraiska?

Kyndrisa buvo tiriamas atliekant tris pagrindinius tyrimus, kuriuose dalyvavo i$ viso 290 DiuSeno
raumeny distrofija serganciy pacienty. Atliekant Siuos tyrimus, Kyndrisa poveikis buvo lyginamas su
placebo (netikro vaisto) poveikiu, o pagrindinis veiksmingumo rodiklis, buvo atstumo, kurj pacientas
galéjo nueiti per SeSias minutes po 24 arba 48 gydymo savaiciy, pokytis.

Kuriuo paraiskos nagrinéjimo etapu paraiska atsiimta?

ParaiSka atsiimta, kai CHMP jau buvo jvertines bendrovés pateiktus dokumentus ir parenges klausimy
sgrasus. CHMP jvertinus bendrovés atsakymus | paskutinj kartg pateiktus klausimus, vis dar buvo like
svarbiy neiSspresty klausimy.

Kokia tuo metu buvo CHMP rekomendacija?

Remdamasis perzitrétais duomenimis ir bendrovés atsakymais | CHMP parengtus klausimus, paraiskos
atsiemimo metu CHMP dar turéjo abejoniy ir buvo priémes negalutine nuomone, kad Kyndrisa negali
biti registruotas Diuseno raumeny distrofijos gydymui.

Komitetas laikési nuomoneés, kad klinikiniy tyrimy duomeny nepakanka Kyndrisa naudingam poveikiui
jrodyti: pagrindinis tyrimas neparodé jokios naudos Sia liga sergantiems pacientams, o atliekant kitus
du tyrimus surinkti naudingg poveikj patvirtinantys duomenys buvo nenuoseklis. Be to, nuspresta, kad
vaisto saugumo charakteristikos neatitinka reikalavimy, ypac¢ dél nepraeinanciy reakcijy (kaip antai
patinimo, uzdegimo ir iSopéjimo) injekcijos vietoje rizikos, nes tai gali turéti neigiama poveikj
gyvenimo kokybei, ir trombocitopenijos (sumazéjusio trombocity skaicCiaus kraujyje) rizikos, nes tai
gali kelti rimty kraujavimo komplikacijy pavojy. Be to, komitetas suabejojo dél pasitlyto vaisto
sterilizavimo metodo.

Todél paraiskos atsiémimo metu CHMP laikési nuomonés, kad Kyndrisa teikiama nauda néra didesné
uz jo keliama rizika.

Kokias paraiskos atsiémimo priezastis nurodé bendrové?

Laiske, kuriuo agentirai pranesta apie paraiSkos atsiémimg, bendrové nurode, kad ji negalés per
numatytg terming iSspresti CHMP nerima sukélusiy klausimu, susijusiy su klinikiniy tyrimy rezultatais.

LaiSka dél paraisSkos atsiémimo galima rasti Cia.

Kokiy pasekmiy paraiskos atsiémimas turés pacientams, dalyvaujantiems
klinikiniuose tyrimuose arba labdaringo vartojimo programose?

Bendroveé nurodé ketinanti nutraukti vaisto kiirimo procesa, bet planuojanti bendradarbiauti su
gydytojais, pacientais ir vietos reguliavimo institucijoms, kad bity sudaryta galimybé Siuo metu
gydomiems pacientams pasinaudoti likusiomis Kyndrisa atsargomis.

Jei dalyvaujate klinikiniame tyrime ir pageidaujate gauti daugiau informacijos apie Jums taikomg
gydyma, kreipkités | Jus gydantj gydytoja.
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