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Paraiskos gauti Dazluma (troriluzolio hidrochlorido
monohidrato) registracijos pazymejimg atsiémimas

Bendrové ,Biohaven Bioscience Ireland Limited" atsiémé savo paraiska gauti Dazluma, skirto 3
genotipo spinocerebelinés ataksijos (SCA3), paveldimo galvos smegeny sutrikimo, kuris veikia
koordinacija ir pusiausvyra, gydymui, registracijos pazymeéjima.

Bendrové paraiskg atsiémé 2025 m. kovo 24 d.

Kas yra Dazluma ir kokiais atvejais buvo numatyta jj vartoti?

Dazluma kuriamas kaip vaistas, skirtas suaugusiesiems gydyti SCA3. Vertinimo procediros metu
bendrové pateiké paraiskg iSplésti indikacija | jg jtraukiant visas spinocerebelinés ataksijos formas.
Sergant spinocerebeline ataksija, smegenéliy (judéjima ir pusiausvyrg valdancios galvos smegeny
dalies) nervinés lagstelés pazeidziamos ir zlista. Dél to atsiranda progresuojanciy koordinacijos, kalbos,
€jimo ir pusiausvyros sutrikimu.

Dazluma sudétyje yra veikliosios medziagos troriluzolio hidrochlorido monohidrato ir jj buvo numatyta
tiekti per burng vartojamy kapsuliy forma.

2021 m. gruodzio 10 d. Dazluma buvo priskirtas retyjy vaisty (retoms ligoms gydyti skirty vaisty)
kategorijai pagal spinocerebelinés ataksijos gydymo indikacija. Daugiau informacijos apie vaisty
priskyrima retyjy vaisty kategorijai rasite Agentdros tinklalapyje.

Kaip veikia Dazluma?

Veiklioji Dazluma medziaga troriluzolio hidrochlorido monohidratas yra riluzolo provaistas. Tai reiskia,
kad Zzmogaus organizme jis virsta aktyvios formos riluzolu.

Padidéjes glutamato - cheminés medziagos, dél kurios nervinés lgstelés gali perduoti informacijq
kitoms lgsteléms - kiekis skatina receptoriy (baltymy) stimuliacijg smegenélése. Dél to nervinése
lgstelése gali padidéti kalcio kiekis, dél kurio jos gali ziiti. Manoma, kad gydant spinocerebeline ataksija,
riluzolas veikia taip, kad mazinty glutamato koncentracijg nerviniy lasteliy jungtyse. Dél to gali
pasikeisti nerviniy lasteliy padidintas jautrumas (kai nervinés lgstelés tampa pernelyg jautrios)
smegenélése, o tai padeda kontroliuoti pusiausvyra ir koordinacija.
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Kokius dokumentus bendrové pateiké kartu su paraiska?

Bendroveé pateiké pagrindinio tyrimo, kuriame dalyvavo 218 jvairiy formy spinocerebeline ataksija
serganciy suaugusiyjy, jskaitant SCA3, duomenis; atliekant $j tyrimg, Dazluma buvo lyginamas su
placebu (preparatu be veikliosios medziagos). Pagrindinis veiksmingumo rodiklis buvo simptomy
sunkumo pokytis, vertinamas pagal funkcine ataksijos vertinimo skale (f-SARA) po 48 gydymo
savaiciy. Pagal f-SARA vertinamas asmens gebéjimas atlikti uzduotis, rodancias, kaip gerai jis gali
kontroliuoti savo judéjima ir islaikyti pusiausvyra. Balai svyruoja nuo 0 iki 16, o aukstesni balai rodo
sunkesne ataksijg. Vertinimo metu bendrové taip pat pateiké realius pacienty, serganciy
spinocerebeline ataksija, duomenis, kuriuose buvo lyginama, kaip liga progresavo Dazuma gydyty
pacienty ir pacienty, kuriems nebuvo taikomas joks gydymas, grupéje.

Kuriuo paraiskos nagrinéjimo etapu paraiska atsiimta?

Bendrové atsiémé paraiska, kai Europos vaisty agentdra jau buvo jvertinusi bendrovés pateikta
informacija ir parengusi bendrovei skirtus klausimus. Agenturai jvertinus bendrovés atsakymus |
paskutinj kartg pateiktus klausimus, vis dar buvo like neiSspresty klausimu.

Kokia tuo metu buvo Agenturos rekomendacija?

Remdamasi perzitrétais duomenimis ir bendrovés atsakymais | Agentiiros parengtus klausimus,
paraiskos atsiémimo metu Agentira dar turéjo abejoniy ir buvo priémusi negalutine nuomone, kad
Dazluma negali bati registruotas spinocerebelinés ataksijos gydymui.

Kadangi pagrindinio tyrimo rezultatai neparodé, kad Dazluma yra veiksmingesnis uz placebg gydant
spinocerebeline ataksija, Agentira laikési nuomonés, kad tyrimo duomenys nepakankami iSvadoms
daryti. Bendrove taip pat palygino Dazluma veiksminguma su realiais negydyty pacienty duomenimis.
Taciau Agentira laikési nuomonés, kad Sio palyginimo rezultatai yra netinkami, nes papildomi
veiksniai, be ty, | kuriuos bendrové atsizvelgé atlikdama savo analize, galéjo turéti jtakos Dazluma
gydyty ir negydyty pacienty ligos progresavimo skirtumui. Todél paraiSkos atsi€mimo metu Agentira
laikési nuomonés, kad Dazluma veiksmingumas gydant spinocerebeline ataksijg nejrodytas.

Bendrové pateiké paraiskg dél Dazluma priskyrimo prie naujos veikliosios medziagos, remdamasi tuo,
kad jos veikliosios medziagos veiksmingumas ir saugumas labai skiriasi nuo vaisto, kuris jau
registruotas Europos Sajungoje (ES), veiksmingumo ir saugumo. Agentira laikesi nuomoneés, kad
bendrové nejrodeé, jog troriluzolio hidrochlorido monohidrato veiksmingumas ir saugumas gerokai
skiriasi nuo veikliosios formos riluzolo, kuris jau registruotas vartoti ES kaip vaistas. Todél Agentira,
remdamasi tuo metu pateikta informacija, negaléjo padaryti iSvados, kad troriluzolio hidrochloridas
monohidratas yra nauja veiklioji medziaga.
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Kokias paraiskos atsiémimo priezastis nurodé bendrové?

Laiske, kuriuo Agentirai pranesta apie paraiSkos atsiemimg, bendrové nurodé, kad planuoja surinkti
papildomy duomeny, pagrindzianciy troriluzolio hidrochlorido monohidrato naujos veikliosios
medZiagos statusg, ir planuoja pateikti naujg paraiska, kai tik Sie duomenys bus gauti.

Ar Sios paraiskos atsiémimas turés jtakos pacientams, dalyvaujantiems
klinikiniuose tyrimuose arba labdaringo vartojimo programose?

Bendrové pranesé Agentirai, kad Sios paraiskos atsiémimas neturés jokiy pasekmiy pacientams,
dalyvaujantiems Dazluma klinikiniuose tyrimuose. Bendroveé pradeda jgyvendinti labdaringo vartojimo
programas.

Jei dalyvaujate klinikiniame tyrime ir pageidaujate gauti daugiau informacijos apie Jums taikomg
gydyma, pasitarkite su klinikinio tyrimo gydytoju.
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