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Rekomendacija neleisti keisti Translarna ( reno)
registracijos pazymeéjimo salygy . @
Po pakartotinio nagrinéjimo patvirtinta nepalanki nuo@e

<

ntura patvirtino savo

Pakartotinai iSnagrinéjusi savo pirmine nuomone, Europos vais
rekomendacijq neleisti keisti vaisto Translarna (atalureno) regi ijos pazyméjimo salygy.Prasytas
registracijos pazyméjimo salygy pakeitimas buvo susijes su acijos iSplétimu, kad Siuo vaistu taip
pat bdty galima gydyti Diuseno (Duchenne) raumeny distgéfija sergancius pacientus, kurie nebegali
paeiti.

Uzbaigusi pakartotinio nagrinéjimo procediirg, 2049 m. spalio 17 d. agentiira paskelbé savo

nuomone.Savo pirmine nuomone agentdra buv elbusi 2019 m. birzelio 27 d.

ParaiSka dél Translarna registracijos pazym alygy pakeitimo pateikeé bendrove ,PTC Therapeutics
International Limited*. @

Kas yra Translarna ir kam jj rtojamas?

Translarna — tai vaistas, kuriuo @i Diuseno raumeny, distrofija sergantys, paeiti galintys 2 mety ir
vyresni pacientai.Diuseno rau trofija yra genetineé liga, kuria sergant palaipsniui silpnéja ir
nyksta raumeny funkcija.Tramslarna skiriamas nedidelei grupei pacienty, kuriy ligg sukelia ypatingas
distrofino geno defektas amojinonsense tipo mutacija).

Europos Sajungoje Tr@arna jiregistruotas nuo 2014 m. liepos mén.Jo sudétyje yra veikliosios
medziagos atalureﬁ%" tiekiamas per burng vartojamy granuliy forma.

Daugiau informaGljos ‘apie Siuo metu patvirtintas Translarna vartojimo indikacijas rasite agenttros
tinklalapyje (el : ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/translarna.

Del ko@akeitimo bendrové teiké paraiska?

Bendmlvgraéé leisti iSplésti indikacija, kad Siuo vaistu taip pat bity galima gydyti Diuseno raumeny,
distr sergancius pacientus, kurie nebegali paeiti.
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Kaip veikia Translarna?

Diuseno raumeny distrofija serganciy pacienty organizme néra normalaus distrofino — raumenyse
randamo baltymo.Kadangi Sis baltymas padeda apsaugoti raumenis nuo suzeidimo, kai jie susitraukia
ir atsipalaiduoja, Diuseno raumeny, distrofija serganciy pacienty raumenys pazeidziami ir galiausiai

nustoja funkcionuoti.

Diuseno raumeny, distrofijg gali sukelti keletas genetiniy anomaliju.Translarna skirtas paci %s,
kuriy ligg sukélé tam tikri distrofino geno defektai (vadinami nonsense tipo mutacijom& kuriy
pirmiau laiko nutriksta distrofino gamyba, todél distrofino baltymas sutrumpéja ir n ia taip, kaip
turéty.Tokiy pacienty organizme Translarna ,jgalina®™ baltyma gaminantj aparatg a @defektq,
suteikdamas galimybe lasteléms gaminti funkcionuojantj distrofino baltyma. {

*

Kokius dokumentus bendrové pateiké kartu su paraiék%

Bendrové pateiké duomenis, kuriais sieké jrodyti, kad paeiti galinciy ir \tPnegaIinéiq pacienty
organizme $is vaistas jsisavinamas panasiai. @
ut

Be to, bendroveé pateikeé tyrimo, kuriame dalyvavo 94 nonsense ti acijy sukelta Diuseno raumeny
distrofija sergantys pacientai, i$ kuriy 44 nebegalé&jo paeiti, re s.Nors pagrindinis tyrimo tikslas
buvo jvertinti ilgalaikj Translarna sauguma, atliekant $j tyri pat tirtas gydymo Siuo vaistu
veiksmingumas paeiti negalintiems pacientams, kuris ver magal ju plauciy funkcijos
pokycius.Véliau bendrové palygino rezultatus su anksci mnktais Diuseno raumeny distrofija
serganciy pacienty tyrimy duomenimis, jtrauktais | Tagptautinés bendradarbiavimo nervy ir raumeny
sutrikimy moksliniy tyrimy srityje grupés (angl. CLINRG) duomeny baze.

Kokios buvo pagrindinés priezast el kuriy rekomenduota neleisti keisti
registracijos pazymeéjimo squg@

Fakto, kad Translarna panasiai isisavinﬁ aeiti galinciy ir paeiti negalinciy pacienty organizme,
nepakako, siekiant patvirtinti, kad Tr@ﬁg na yra veiksmingas gydant paeiti negalincius pacientus,nes
Siy pacienty liga yra labiau paienQ' tadijos ir jy raumeny masé sumazejusi, todél gydymo nauda

Siems pacientams gali skirtis.

Sio tyrimo metu surinktais p &ais duomenimis taip pat nebuvo galima patvirtinti Translarna
naudos nebegalintiems p ipacientams, nes buvo nustatyta trikumuy, susijusiy su tuo, kaip buvo
atrinkti ir analizuojami CI duomeny bazés duomenys (jie naudoti siekiant netiesiogiai palyginti

duomenis apie Tragsl@ poveikj).

Todél agentura laj Nuomonés, kad negalima nustatyti Translarna naudos ir rizikos santykio gydant
paeiti negalina\ cientus ir rekomendavo neleisti keisti registracijos pazyméjimo salygy.Pakartotinai
iSnagrinéjus peiimta nuomone, patvirtinta rekomendacija neleisti keisti registracijos pazymeéjimo
salygu. o

N

Ar V'@omendacija neleisti keisti registracijos pazyméjimo salygy turés
ih& pacientams, dalyvaujantiems klinikiniuose tyrimuose?

Bendrové pranesé agentirai, kad Si rekomendacija neleisti keisti registracijos pazyméjimo salygy
netureés jtakos klinikiniuose tyrimuose dalyvaujantiems, Translarna vartojantiems pacientams.

Jei dalyvaujate klinikiniame tyrime ir pageidaujate gauti daugiau informacijos apie Jums taikomg
gydyma, pasikalbékite su savo klinikinio tyrimo gydytoju.
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Ar keiciasi Translarna vartojimas pagal Diuseno raumeny distrofija
serganciy, paeiti galinciy pacienty gydymo indikacija?

Translarna vartojimas pagal patvirtintg indikacijg nesikeicia.
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