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Exondys (eteplirséns) registracijas apliecibas atteikums
Atkartotas parskatisanas iznakums

Cilvékiem paredzéto zalu komiteja (CHMP) 2018. gada 31. maija pienéma negativu atzinumu, iesakot
atteikt redistracijas apliecibas izsniegSanu zalém Exondys, kas paredzétas DiSéna muskulu distrofijas
arstésanai. Uznémums, kas iesniedza redistracijas pieteikumu, AVI Biopharma International Ltd,

P&c Sis prasibas pamatojuma izvértéSanas CHMP atkartoti parskatija atzinumu un 2018. gada
20. septembri apstiprinaja atteikumu izsniegt regdistracijas apliecibu.

Kas ir Exondys?

Exondys ir zales, kas satur aktivo vielu eteplirsénu. Bija paredzéts, ka zales bils pieejamas ka
koncentrats, no kura pagatavot skidumu inflizijai véna (ievadisanai pa pilienam).

Kadam nolukam bija paredzeéts lietot Exondys?

Exondys bija paredzéts lietot DiSéna muskulu distrofijas (DMD) arstéSanai pacientiem no 4 gadu
vecuma ar mutaciju (izmainam) DMD géna, kas lauj veikt arstéSanu ar “51. eksona maskésanu”. Tas
nozimé, ka pacientu DMD géns spé€j izstradat funkcionalu distrofina olbaltumvielas formu, kad netiek
izmantota dala no géna, ko déve par 51. eksonu.

Exondys 2008. gada 3. decembri tika apstiprinatas ka zales reti sastopamu slimibu, tas ir, DMD
arstésanai. Sikaka informacija par zalu apzimé&jumu reti sastopamu slimibu arstésanai ir atrodama $eit.

Ka Exondys darbojas?

DMD pacientiem neizstradajas olbaltumviela, ko sauc par distrofinu. Sis zales lauj maskét 51. eksonu,
tadéjadi veicinot distrofina saisinatas formas veidosanos. Sagaidams, ka $i saisinata olbaltumvielas
forma darbojas lidzigi parastajam distrofinam, palidzot organismam kompensét distrofina deficitu un
tadéjadi atvieglojot DMD simptomus.
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Kadus dokumentus uznemums iesniedza pieteikuma pamatosanai?

Uznémums iesniedza rezultatus no diviem pamatpétijumiem, kuros piedalijas 12 zéni vecuma no 7 lidz
13 gadiem ar DMD, kuriem bija genétiska mutacija, ko varéja ietekmét ar 51. eksona maskésanu.
Pirmaja pétijuma Exondys pirmas 24 nedélas tika salidzinatas ar placebo (zalu imitaciju), un péc tam
visus pacientus arst€ja ar Exondys. Galvenais efektivitates kritérijs bija nostaigata attaluma izmainas
6 mindsu ieSanas testa laika péc 24 nedélam.

Otraja pétijuma, kas ir pirma pétijuma turpinajums, piedalijas tie pasi pacienti, un vinus visus vél
4 gadus arstéja ar Exondys.

Uznémums ari salidzinadja So pétijumu rezultatus ar dazadiem vésturiskiem datiem.
Kadas bija CHMP galvenas bazas, kuru dé] tika pienemts atteikums?

CHMP bija bazas, ka pamatpétijuma, kura piedalijas tikai 12 pacienti, Exondys tika salidzinatas ar
placebo vien 24 nedélas, un to laika starp Exondys un placebo grupam nebija bitiskas atskiribas

6 minltés nostaigataja attaluma. Metodes pamatpétijuma rezultatu salidzinaSana ar vésturiskajiem
datiem nespé&ja apmierinosi pieradit zau efektivitati. Komiteja uzskatija, ka ir nepiecieSami papildu
dati, lai pieraditu, ka loti niecigais saisinata distrofina daudzums, kas veidojas Exondys terapijas
ietekmé, rada paliekoSu ieguvumu pacientam.

Tapéc CHMP uzskatija, ka nebija iespéjams noteikt Exondys ieguvuma un riska attiecibu DMD
arstésana, un ieteica neizsniegt So zalu registracijas apliecibu. CHMP atteikums tika apstiprinats ari péc
atkartotas parskatisanas.

Kadas sekas Sis atteikums rada pacientiem, kuri piedalas kliniskajos
péetijumos?

Uznémums informé&ja CHMP, ka pacientiem, kuri paslaik piedalas Exondys kliniskajos pétijumos,
atteikums nerada nekadas sekas.

Ja Jis piedalaties kliniskaja pétijuma un vélaties sanemt plasaku informaciju par terapiju, sazinieties ar
pétijuma arstéjoso arstu.
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