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Elevidys (delandistrogéna mokseparvoveka) redistracijas
apliecibas atteikums

Eiropas Zalu adentira ir ieteikusi atteikt registracijas apliecibu zalem Elevidys, kas paredzétas DiSéna
muskulu distrofijas arstésanai.

Roche Registration GmbH, 15 dienu laika péc atzinuma sanems$anas var Itgt parskatit atzinumu.

Kas ir Elevidys un kadam nolukam tas bija paredzets lietot?

Elevidys tika izstradatas ka zales DiSéna muskulu distrofijas arstésanai. Ta ir genétiska slimiba, kas
izraisa progreséjosu muskulu vajumu un atrofiju (apjoma samazinasanos). Tas bija paredzétas
lietoSanai bérniem vecuma no trim lidz septiniem gadiem, kuri spé&j staigat.

Elevidys satur aktivo vielu delandistrogéna mokseparvoveku, un tas bija paredzéts ievadit véna ar
vienu infaziju (pa pilienam).

Elevidys 2020. gada 28. februari tika pieskirts reti sastopamu slimibu arstéSanai paredzétu zalu statuss
Diséna muskulu distrofijas arstésanai. Sikaka informacija par retu slimibu arstésanai paredzéto zalu
statusa pieskirSanu ir atrodama Eiropas Zalu agentiras timekla vietné:
ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu-3-20-2250.

Ka Elevidys darbojas?

Diséna muskulu distrofijas pacientiem trikst normala distrofina — proteina, kas atrodams galvenokart
skeleta muskulos (muskulos, kas tiek izmantoti kustibam) un kardialas (sirds) muskulu Slinas. Ta ka
Sis proteins ari palidz aizsargat muskulus no traumam, muskuliem saraujoties un atslabinoties,
pacientiem ar So slimibu muskuli pakapeniski k|lst vajaki un galu gala parstaj darboties.

Elevidys aktiva viela delandistrogéna mokseparvoveks ir izgatavota no virusa, kas satur genétisku
materialu saisinatas (Isakas) distrofina versijas razoSanai. Zales bija paredzétas genétiska materiala
ievadiSanai skeleta muskulos un sirdi. Bija paredzéta viena infGizija, lai pacienta organisms spétu veidot
saisinatu distrofina formu un tadéjadi paléninatu slimibas progresésanu.
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Kadus dokumentus uznémums iesniedza pieteikuma pamatosanai?

Uznémums iesniedza datus no pamatpétijuma par 125 bérniem vecuma no Cetriem lidz septiniem
gadiem, kuri slimoja ar DiSéna muskulu distrofiju un sp€ja staigat. Vini sanéma vienu Elevidys vai
placebo (nelsta arstésanas lidzekla) infliziju. Galvenais efektivitates raditajs bija ietekme uz kustibu
spé€jam 12 ménesu laika, ko novértéja, izmantojot standarta skalu North Star Ambulatory Assessment
(NSAA). Skalas diapazons ir no 0 lidz 34, un augstaki raditaji norada uz labakam kustibu sp&jam.

Kadi bija galvenie iemesli registracijas apliecibas atteikumam?

P&tljuma neizdevas pieradit, ka Elevidys péc 12 ménesSiem butu ietekméjis kustibu sp&jas. NSAA
punktu skaita uzlabosanas tika novérota gan pacientiem, kuri sanéma Elevidys, gan pacientiem, kuri
sanéma placebo. NSAA punktu skaita izmainu atskiriba starp abam grupam bija 0,65 péc 34 punktu
skalas un nebija statistiski nozimiga, kas nozimg, ka ta var bt saistita ar nejausibu. Turklat, lai gan
tika pieradits, ka daudzi pacientiem, kurus arstéja ar Elevidys, organisma veidojas isaka distrofina
proteina forma, distrofina [imeni nebija iesp&jams saistit ar kustibu sp&ju uzlabosanos.

Uznémums iesniedza ari datus par pacientu apaksgrupu, kurai, skiet, bija labaka atbildes reakcija pret
Elevidys, taCu pat $Saja grupa arstésSanas efektivitate netika pieradita.

Uznémums bija iesniedzis pieteikumu registracijas apliecibas ar nosacijumiem sanemsanai; ta ka
adgentlra uzskatija, ka Elevidys ieguvumi nav pieraditi, ta ieteica atteikt registracijas apliecibas ar
nosacijumiem izsniegsanu.

Vai Sis atteikums ietekmé pacientus, kuri piedalas kliniskajos pétijumos?

Uznémums informé&ja Adentlru, ka tas neietekmé pacientus, kuri paslaik piedalas kliniskajos
pétijumos. Paslaik visi kliniskie pétijumi ar Elevidys uz laiku ir partraukti; neviens pacients netiek
arstéts ar Elevidys. Turpina uzraudzit pacientus, kuri kliniskaja pétijuma ieprieks arstéti ar Elevidys.

Ja jus paslaik piedalaties kliniska p&tijuma un vélaties sanemt plasaku informaciju par arstésanu,
konsulté&jieties ar savu kliniska pétijuma arstu.
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