EUROPEAN MEDICINES AGENCY

SCIENCE MEDICINES HEALTH

2018 m. rugsejo 21 d.
EMA/621972/2018
EMEA/H/C/004355

Atsisakymas suteikti Exondys (eteplirseno) registracijos
pazymejimg
Pakartotinio nuomonés nagrinéjimo proceduros rezultatai

2018 m. geguzés 31 d. Zmonéms skirty vaistiniy preparaty komitetas (CHMP) priémé neigiamg
nuomone, kurioje rekomenduoja nesuteikti vaistinio preparato Exondys, skirto Diuseno raumeny
distrofijos gydymui, registracijos pazymeéjimo. 2018 m. birzelio 1 d. bendrové ,AVI Biopharma
International Ltd", kuri pateiké paraiska gauti registracijos pazyméjima, paprasé pakartotinai
iSnagrinéti priimtg CHMP nuomone.

Apsvarstes pagrindziancias priezastis, CHMP pakartotinai apsvarsté priimtg nuomone ir 2018 m.
rugséjo 20 d. patvirtino savo rekomendacijg nesuteikti registracijos pazyméjimo.

Kas yra Exondys?

Exondys — tai vaistas, kurio sudétyje yra veikliosios medziagos eteplirseno. Vaistg buvo numatyta tiekti
koncentrato infuziniam (j veng lasinamam) tirpalui forma.

Kokiais atvejais buvo numatyta vartoti Exondys?

Exondys buvo numatyta gydyti Diuseno raumeny distrofija (DRD) sergancius pacientus nuo 4 mety,
kuriems nustatyta DRD geno mutacija (pakitimas), kuri suteikia galimybe taikyti gydyma, susijusj su
vadinamuoju 51-o0 eksono praleidimu. Tai reiskia, kad pacienty DRD genas gali pagaminti veiksmingos
formos distrofino baltyma, kai nenaudojama geno dalis, vadinama 51-u eksonu.

Pagal DRD gydymo indikacijg Exondys 2008 m. gruodzio 3 d. buvo priskirtas retyjy vaisty (retoms
ligoms gydyti skirty vaisty) kategorijai. Daugiau informacijos apie vaisty priskyrima retyjy vaisty
kategorijai rasite Cia.

Kaip veikia Exondys?

DRD sergandiy pacienty organizmas negamina baltymo, vadinamo distrofinu. Sis vaistas suteikia
galimybe ,praleisti® 51-3 eksong ir taip skatina sutrumpejusios formos distrofino gamyba. Toks
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sutrumpeéjes baltymas turéty veikti panasiai, kaip normalus distrofino baltymas; tai turéty padéti
organizmui kompensuoti trikstama distrofing ir palengvinti DRD simptomus.

Kokius dokumentus bendrové pateiké kartu su paraiska?

Bendroveé pateiké dviejy pagrindiniy tyrimy rezultatus; juose dalyvavo 12 DRD serganciy 7—13 mety
berniuky, kuriems buvo nustatyta 51-o0 eksono ,praleidimui® jautri genetiné mutacija. Pirmame tyrime
24 savaites Exondys buvo lyginamas su placebu (preparatu be veikliosios medziagos), véliau visi
pacientai buvo gydomi Exondys. Pagrindinis veiksmingumo rodiklis buvo atstumo, kurj pacientai pajége
nueiti per Sesias minutes, pokytis po 24 gydymo savaiciu.

Antrame tyrime, kuris buvo pirmojo tyrimo tesinys, dalyvavo tie patys pacientai, kurie visi buvo
gydomi Exondys dar 4 metus.

Bendrové taip pat palygino Siy tyrimy rezultatus su jvairiais anksciau surinktais duomenimis.

Kokios buvo pagrindinés CHMP abejonés, dél kuriy atsisakyta suteikti
registracijos pazymeéjima?

CHMP abejoniy sukélé tai, kad atliekant pagrindinj tyrimg, kuriame dalyvavo tik 12 pacienty, Exondys
buvo lyginamas su placebu tik 24 savaiciy laikotarpj, kuriuo nebuvo nustatyta jokio reikSmingo per

6 minutes nueinamo atstumo skirtumo tarp Exondys ir placebg vartojusiy pacienty. Metodai, kurie
buvo taikomi pagrindiniy tyrimy rezultatams palyginti su anksciau surinktais duomenimis, neleido
pateikti tinkamy, vaisto veiksmingumo jrodymuy. Komitetas laikési nuomoneés, kad reikia surinkti
daugiau duomeny apie tai, jog taikant gydyma Exondys pagaminami labai nedideli sutrumpéjusio
distrofino baltymo kiekiai teikia pacientams svarbig ilgalaike nauda.

Todél CHMP laikési nuomoneés, kad Exondys naudos ir rizikos santykis gydant DRD nenustatytas, ir
rekomendavo nesuteikti registracijos pazyméjimo. Pakartotinai iSnagrinéjes priimtg nuomone, CHMP
patvirtino savo rekomendacijg nesuteikti registracijos pazyméjimo.

Kokiy pasekmiy Sis atsisakymas turés pacientams, dalyvaujantiems
klinikiniuose tyrimuose?

Bendroveé informavo CHMP, kad paraiskos atsiémimas neturés pasekmiy Siuo metu klinikiniuose
Exondys tyrimuose dalyvaujantiems pacientams.

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