EUROPEAN MEDICINES AGENCY

SCIENCE MEDICINES HEALTH

2025 m. liepos 25 d.
EMA/237523/2025
EMEA/H/C/005293

Atsisakymas suteikti Elevidys (delandistrogeno
mokseparvoveko) registracijos pazymeéjimag

Europos vaisty agentiira rekomendavo nesuteikti Elevidys — Diuseno raumeny distrofijai gydyti skirto
vaisto - registracijos pazyméjimo.

Savo nuomone Agentira pateiké 2025 m. liepos 24 d. Paraiskg gauti registracijos pazymeéjimag
pateikusi bendrové ,Roche Registration GmbH" per 15 dieny nuo Sios nuomonés gavimo gali paprasyti
persvarstyti priimta nuomone.

Kas yra Elevidys ir kokiais atvejais ji buvo numatyta vartoti?

Elevidys buvo sukurtas kaip vaistas, skirtas gydyti Diuseno raumeny distrofija - genetine ligg, kuri
sukelia didéjantj raumeny silpnuma ir atrofijq (raumeny masés mazéjima). Sj vaista buvo numatyta
skirti 3-7 mety vaikams, kurie gali vaikscioti.

Elevidys sudétyje yra veikliosios medziagos delandistrogeno mokseparvoveko, ir jj buvo numatyta
vartoti vienkartinés infuzijos badu (lasinti | veng).

2020 m. vasario 28 d. Elevidys priskirtas retyjy vaisty (retoms ligoms gydyti skirty vaisty) kategorijai
pagal Diuseno raumeny distrofijos indikacijg. Daugiau informacijos apie vaisty priskyrima retyjy vaisty
kategorijai rasite Agentiros tinklalapyje adresu: ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-
designations/eu-3-20-2250.

Kaip veikia Elevidys?

Diuseno raumeny distrofija serganciy pacienty organizme triiksta normalaus distrofino - baltymo,
kurio daugiausia yra skeleto raumenyse (judéjimo raumenyse) ir Sirdies raumens lgstelése. Kadangi Sis
baltymas taip pat padeda apsaugoti raumenis nuo suzeidimo, kai jie susitraukia ir atsipalaiduoja,
serganciy pacienty raumenys palaipsniui silpnéja ir galiausiai nustoja funkcionuoti.

Elevidys veiklioji medziaga delandistrogeno mokseparvovekas yra pagamintas i$ viruso, kurio sudétyje
yra genetinés medziagos, skirtos gaminti sutrumpéjusia (trumpesne) distrofino versija. Vaistas
sukurtas taip, kad genetine medziagg bty galima jterpti | skeleto raumenis ir Sirdj. Buvo numatyta,
kad atlikus vieng infuzijg paciento organizme susidarys sutrumpéjusios formos distrofinas ir taip
sulétés ligos progresavimas.
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Kokius dokumentus bendrové pateiké kartu su paraiska?

Bendrové pateiké pagrindinio tyrimo, kuriame dalyvavo eiti galintys 125 vaikai nuo 4 iki 7 mety,
sergantys Diuseno raumeny distrofija, duomenis. Jiems buvo skirta viena Elevidys arba placebo
(preparato be veikliosios medziagos) infuzija. Pagrindinis veiksmingumo rodiklis buvo poveikis
gebéjimui judéti per 12 meénesiy laikotarpj, vertinamas pagal standartine skale ,North Star Ambulatory
Assessment™ (NSAA). Si skalé apima vertinima balais nuo 0 iki 34. Didesnis balas reiskia geresnj
gebejima judéti.

Kokios buvo pagrindinés priezastys, dél kuriy rekomenduota nesuteikti
registracijos pazyméjimo?

Tyrimas nepatvirtino Elevidys poveikio gebéjimui judeti po 12 ménesiy gydymo. Pageréjo tiek Elevidys
vartojusiy, tiek placebg vartojusiy pacienty balai pagal NSAA skale. Baly pagal NSAA skale pokycio
skirtumas tarp Siy dviejy grupiy buvo 0,65 balo pagal 34 baly skale ir nebuvo statistiskai reikSmingas,
o tai reiskia, kad jis galéjo biti atsitiktinis. Be to, nors nustatyta, kad daugelio Elevidys gydyty
pacienty organizme susidaro trumpesnés formos distrofino baltymas, distrofino kiekio nebuvo galima
susieti su gebeéjimo judéti pageréjimu.

Bendrové taip pat pateiké pogrupio pacienty, kuriems pasireiske, regis, geresnis atsakas | gydyma
Elevidys, taciau net ir Sioje grupéje gydymo veiksmingumas nebuvo jrodytas.

Bendrové pateiké paraiska gauti salyginés registracijos pazyméjima. Kadangi Agentira laikési
nuomonés, kad Elevidys nauda nejrodyta, ji rekomendavo nesuteikti salyginés registracijos
pazymeéjimo.

Ar Sis atsisakymas turés pasekmiy pacientams, dalyvaujantiems
klinikiniuose tyrimuose?

Bendrové pranesé Agentirai, kad tai neturés jokiy pasekmiy pacientams, dalyvaujantiems klinikiniuose

negydomas né vienas pacientas. Pacientai, anksc¢iau gydyti Elevidys atliekant klinikinj tyrimag, toliau
stebimi.

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