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Translarna (ataluréna) registracijas apliecibas”jzmainu
atteikums &
Atteikums apstiprinats péc atkartotas parskatisanas /®

S
P&c sakotnéja atzinuma atkartotas parskatiSanas Eiropas Za u%ﬁ%ra ir apstiprinajusi savu ieteikumu
atteikt registracijas apliecibas izmainas zalém Translarna ( énam). Izmainas ir saistitas ar
indikaciju paplasinasanu, pievienojot tam DiSéna muskulu '%as arstéSanu pacientiem, kuri vairs
nespé€j staigat.

Adentlira atzinumu izdeva 2019. gada 17. oktobri p&c atkartotas parskatiSanas pabeigSanas.
Sakotné&jais atzinums izdots 2019. gada 27. Junl]éi

Uznémums, kas iesniedza Translarna registracija liecibas izmainu pieteikumu, ir PTC Therapeutics
International Limited.

Kas ir Translarna un kapeéc ta to?
L 4

Translarna ir zales, ko lieto, lai arsge ismaz 2 gadus vecus pacientus, kuri slimo ar DiSéna muskulu
distrofiju un spé&j staigat. DiSéna }&Jju distrofija ir genétiska slimiba, kas pakapeniski izraisa
muskulu funkcijas vajumu un z&nu. Translarna tiek lietotas nelielai grupai pacientu, kuriem slimibu
izraisa noteikts genétisks d%ts (ko déve par beznozimes (nonsense) mutaciju) distrofina géna.

Translarna ir registrétas s Savieniba kops 2014. gada jdlija. Tas satur aktivo vielu atalurénu un ir
pieejamas ka gram.)as Kigai lietosanai.

vietné:ema.europ /medicines/human/EPAR/translarna.

Sikaku informém ranslarna pasreiz&jiem lietoSanas veidiem skatit Adentiras timekla

Kadas izmainas uznemums pieteica?

Uznémums iesnieguma pieteica indikaciju paplasinasanu, lai tam pievienotu DiSéna musku]u distrofijas
arstésanu pacientiem, kuri vairs nespéj staigat.
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Ka Translarna darbojas?

Pacientiem ar DiSéna muskulu distrofiju ir normala distrofina proteina deficits muskulos. Ta ka Sis
proteins palidz aizsargat muskulus pret traumam, muskuliem saraujoties un atslabinoties, pacientiem
ar Diséna muskulu distrofiju muskuli tiek bojati un galu gala parstaj darboties.

Diséna muskulu distrofiju var izraisit vairakas genétiskas anomalijas. Translarna ir paredzétas
pacientiem, kuru slimibas célonis ir noteikti defekti (ta devétas beznozimes mutacijas) distrofina géna,
kas priekslaikus partrauc distrofina sintézi, ka rezultata rodas nepilna garuma distrofina proteins, kas
nefunkcioné pareizi. Translarna uz Siem pacientiem iedarbojas, stimul&jot proteina sintézes mehanismu
Slnas, apejot defektu un laujot Sinam sintezét funkcionalu distrofina proteinu.

Kadus dokumentus uznémums iesniedza pieteikuma pam anai?

Uznémums iesniedza datus, lai pieraditu, ka pacientiem, kuri sp€j stait_??t, L les kerment darbojas
lidzigi ka pacientiem, kuri nespéj staigat.

Uznémums ari iesniedza rezultatus no pétijuma ar 94 pacientiem, rﬁw ir beznozimes mutacijas
izraisita DiSéna muskulu distrofija un no kuriem 44 pacienti vairs ja staigat. Lai gan pétijuma
galvenais mérkis bija izvértét Translarna ilgtermina droSum a, mérot plausu darbibas
izmainas, pétija ari arstéSanas efektivitati pacientiem, kuri n @ j staigat. Péc tam uzpnémums
rezultatus salidzinaja ar DiSéna musku]u distrofijas pacie stliriskajiem datiem, kas redistréti

Starptautiskas neiromuskularas pétniecibas sadarbTbasQ s (CINRG) datubaze.

Kadi bija galvenie iemesli reéistrécija&pliecibas izmainu atteikumam?

Ar faktu, ka pacientiem, kuri sp&j staigat, Tra @L(ermeni darbojas lidzigi ka pacientiem, kuri
nespéj staigat, nepietiek, lai apstiprinatu Trafiglarha efektivitati Siem pacientiem. Tas ir tapéc, ka
pacientiem, kuri nesp€j staigat, slimiba irgalaka attistibas stadija un viniem ir samazinata muskulu

masa, lidz ar to arstésanas sniegtie ie var atskirties.
L 4

Ar pétijuma iegutajiem papildu dati I nevar apstiprinat Translarna ieguvumu pacientiem, kuri vairs
nespéj staigat, jo bija problémas a ar veidu, ka CINRG datubaze tika izv€léti un analizeti dati, ko
izmantoja Translarna iedarbiba&&ieéai salidzinasanai.

Tapéc Adentira uzskatija, v iespéjams noteikt Translarna ieguvuma un riska attiecibu pacientiem,

kuri nespé€j staigat, un i tteikt izmainas So zalu registracijas aplieciba. Atteikumu apstiprinaja

péc atkartotas pa rs%a&

Vai Sis attei metekmé pacientus, kuri piedalas kliniskajos petijumos?

Uznémums informéja Agentiliru, ka atteikums neietekmé pacientus, kuri paslaik sanem Translarna
kliniskajos pétijumos.

Ja jus paslaik piedalaties kliniska pétijuma un vélaties sanemt plasaku informaciju par terapiju,
jautajiet savam kliniska pé&tijuma arstam.

Kas notiek, ja lieto Translarna DiSéna muskulu distrofijas pacientu
arstésanai, kuri spéj staigat?

Lietojot Translarna apstiprinatajai indikacijai, nelabvéligas ietekmes nav.
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