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Jautajumi un atbildes

Registracijas apliecibas pieteikuma atsauksSana zalém
Kyndrisa (drisapersens)

2016. gada 31. maija BioMarin International Limited oficiali informé&ja Cilvékiem paredzéto zalu
komiteju (CHMP) par savu lemumu atsaukt pieteikumu Kyndrisa registracijas apliecibas sanemsanai.
Pieteikuma noradita indikacija bija DiSéna muskulu distrofijas (DMD) arstésanai.

Kas ir Kyndrisa?

Kyndrisa ir zales, kas satur aktivo vielu drisapersénu. Bija paredzéts, ka tas bls pieejamas ka
suspensija zemadas injekcijam.

Kadam nolukam bija paredzeéts lietot Kyndrisa?

Kyndrisa bija paredzéts lietot DiSéna muskulu distrofijas arstésanai tadiem pacientiem no 5 gadu
vecuma, kuri sp&j staigat un kuru slimiba ir saistita ar noteiktam genétiskam mutacijam (defektiem),
ko var arstét ar ,51. eksona izlaiSanas tehnologiju”. DiSéna muskulu distrofija ir nopietna genétiska
slimiba, kas galvenokart skar zénus un ko parasti diagnosticé pirms 6 gadu vecuma. Ta izraisa
pakapenisku vajumu un muskulu darbibas zudumu, un parasti pusaudza gados vai agrina pusaudza
vecuma iestajas nave.

2009. gada 27. februari Kyndrisa atzina par zalém retu slimibu arstésanai, ko lieto DiSéna muskulu
distrofijas arstésanai. Plasaka informacija par zalu apzimé&jumu reti sastopamu slimibu arstésanai ir
pieejama 3eit.

Kada ir paredzama Kyndrisa iedarbiba?

Diséna muskulu distrofiju izraisa mutacijas olbaltumvielas distrofina géna, ka rezultata tiek partraukta
normalas distrofina olbaltumvielas veidoganas. Sis zales darbojas ar ,51. eksona izlaiSanas
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tehnologiju”. ST tehnolodija darbojas, laujot olbaltumvielu sintézes mehanismam $§iinas izlaist noteiktus
punktus distrofina géna un sintezét saisinatu, dal&ji funkcion&josu distrofina olbaltumvielu.

Kadus dokumentus uznémums iesniedza pieteikuma pamatosanai?

Kyndrisa tika pétitas trijos pétijumos, kopuma iesaistot 290 pacientus ar DiSé&na muskulu distrofiju.
P&ttjumos salidzinaja Kyndrisa iedarbibu ar placebo (fiktivu arstésanu), un galvenais efektivitates
raditajs bija izmainas attaluma, kadu spé&ja noiet pacients seSas minités péc 24 vai 48 arstéSanas
ned€lam.

Kura pieteikuma vértésanas posma pieteikumu atsauca?

Pieteikums tika atsaukts, kad CHMP bija izveértéjusi uznémuma sakotn€ji iesniegtos dokumentus un
sagatavojusi jautajumu sarakstu. Novértéjusi uznémuma sniegtas atbildes uz pedéja posma
jautajumiem, CHMP konstatéja, ka dazas svarigas problémas vél nav atrisinatas.

Kads bija CHMP ieteikums taja laika?

Pamatojoties uz izskatitajiem datiem un uznémuma atbildém uz CHMP jautajumiem, atsauksSanas bridi
CHMP bija izteikusi bazas un bija sagatavojusi iepriekSéju slédzienu par to, ka Kyndrisa nevarétu tikt
apstiprinats DiSéna muskulu distrofijas arstésanai.

Komiteja uzskatija, ka klinisko pétijumu dati nav pietiekami, lai pieraditu Kyndrisa labvéligo ietekmi —
pamatpétijums neuzradija nekadu ieguvumu pacientiem ar Sadu veselibas stavokli, savukart divos
citos pétijumos neizdevas konsekventi pieradit labvéligo ietekmi. Turklat zalu lietoSanas drosibas
profils netika uzskatits par apmierinosu, jo Tpasi sakara ar persistéjosu reakciju risku injekcijas vieta
(pieméram, pietikums, iekaisums un ulceracija), kam var bt negativa ietekme uz dzives kvalitati, un
trombocitopénijas (samazinata trombocitu daudzuma asinis) risku, kas var izraisit pacientiem
nopietnas hemoragiskas komplikacijas. Turklat Komiteja apSaubija ierosinato zalu sterilizacijas metodi.

Tapéc atsauksanas bridi CHMP uzskatija, ka zaJu Kyndrisa ieguvumi neparsniedz to radito risku.
Ka uznémums pamatoja pieteikuma atsauksanu?

Uznémuma véstulg, kura tas informé adentlru par pieteikuma atsauksanu, ir noradits, ka atsauksana
saistita ar to, ka uznémums nespés atrisinat CHMP paustas bazas par klinisko pétijumu rezultatiem
noteiktaja termina.

AtsaukSanas véstule ir pieejama Zeit.

Kadas sekas Sis atsaukums radis pacientiem, kuri piedalas kliniskajos
petijumos vai lidzcietigas zalu lietoSanas programmas?

Uznémums noradija, ka ir paredzéjis partraukt zalu razosanu, tomér tas neplano partraukt sadarbibu
ar arstiem, pacientiem un vietéjas parvaldes iestadém, lai lautu paslaik arstétajiem pacientiem sanemt
zalu Kyndrisa atlikumus.

Ja Jas pasreiz piedalaties kliniskaja pétijuma un vélaties sanemt plasaku informaciju par terapiju,
jautajiet arstam, kas Jums to nodrosina.
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