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Mistogsijiet u twegibiet

L-irtirar tal-applikazzjoni ghall-awtorizzazzjoni ghat-
tgeghid fis-suqg ghal Kyndrisa (drisapersen)

Fil-31 ta' Mejju 2016, BioMarin International Limited gharrfet uffi¢cjalment lill-Kumitat ghall-Prodotti
Medicinali ghall-Uzu mill-Bniedem (CHMP) li tixtieq tirtira I-applikazzjoni taghha ghall-awtorizzazzjoni
ghat-tgeghid fis-suq ghal Kyndrisa, ghall-kura tad-distrofija muskolari ta' Duchenne.

X’inhu Kyndrisa?

Kyndrisa huwa medicina li fiha s-sustanza attiva drisapersen. Kien se jigi bhala soluzzjoni ghall-
injezzjoni taht il-gilda.

Ghal xiex kien mistenni li jintuza Kyndrisa?

Kyndrisa kien mistenni li jintuza ghall-kura tad-distrofija muskolari ta' Duchenne f'pazjenti li ghandhom
5 snin u aktar li jistghu jimxu u li I-marda taghhom hija minhabba certi mutazzjonijiet (difetti) genetici
li jistghu jigu kkurati b"teknologija li tagbez exon 51'. Id-distrofija muskolari ta' Duchenne hija marda
genetika serja, li principarjament taffettwa lis-subien u generalment issir dijanjozi taghha gabel |-eta
ta' 6 snin. Din tikkawza dghufija progressiva u telf tal-funzjoni tal-muskoli, u generalment twassal
ghall-mewt fl-adolexxenza jew kmieni fil-hajja adulta.

Kyndrisa kien ikklassifikat bhala 'medicina orfni' (medicina li tintuza f'mard rari) fis-27 ta' Frar 2009
ghad-distrofija muskolari ta' Duchenne. Aktar taghrif dwar il-klassifikazzjoni orfni jista’ jinstab
hawnhekk.

Kif huwa mistenni li jahdem Kyndrisa?

Id-distrofija muskolari ta' Duchenne hija kkawzata minn mutazzjonijiet fil-gene tal-proteina distrofin, li
twassal ghall-produzzjoni ta' distrofin mhux funzjonali. Din il-medicina tahdem permezz ta' 'teknologija
li tagbez exon 51'. Din it-teknologija tippermetti lill-apparat li jaghmel il-proteina fic-celloli sabiex
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jagbez xi partijiet tal-gene distrofin u tippermetti I-produzzjoni tal-proteina distrofin imqgassra izda li
tahdem parzjalment.

X'dokumentazzjoni pprezentat il-kumpanija biex tappogga l-applikazzjoni
taghha?

Kyndrisa gie investigat fi tliet studji f'total ta' 290 pazjent bid-distrofija muskolari ta' Duchenne. L-
istudji gabblu I-effetti ta' Kyndrisa mal-placebo (kura finta) u I-kejl ewlieni tal-effikacja kien il-bidla fid-
distanza li I-pazjent seta’ jimxi f'sitt minuti wara 24 jew 48 gimgha ta' kura.

Sa fejn kienet waslet I-evalwazzjoni tal-applikazzjoni qabel ma din giet
irtirata?

L-applikazzjoni giet irtirata wara li s-CHMP kien evalwa d-dokumentazzjoni pprovduta mill-kumpanija u
fformula listi ta’ mistogsijiet. Wara li s-CHMP kien ivvaluta t-twegibiet tal-kumpanija ghall-ahhar
sensiela ta’ mistogsijiet, kien ghad hemm xi kwistjonijiet importanti mhux rizolti.

X’kienet ir-rakkomandazzjoni tas-CHMP dak iz-zmien?

Fuq il-bazi tar-riezami tad-data u t-twegiba tal-kumpanija ghal-listi ta’ mistogsijiet tas-CHMP, fiz-zmien
tal-irtirar, is-CHMP kellu xi thassib u kien tal-fehma provvizorja li Kyndrisa ma setax jigi approvat
ghall-kura tad-distrofija muskolari ta' Duchenne.

II-Kumitat ikkunsidra li d-data mill-istudji klini¢i ma wrietx bizzejjed effett ta' benefic¢ju ta' Kyndrisa: |-
istudju ewlieni ma wera l-ebda benefic¢ju f'pazjenti bil-kundizzjoni, filwaqt li zewg studji ohrajn nagsu
milli juru effett ta' benefi¢¢ju b'mod konsistenti. Barra minn hekk, il-profil tas-sigurta tal-medic¢ina ma
kienx meqjus sodisfacenti, b'mod partikolari minhabba r-riskju ta' reazzjonijiet persistenti fis-sit tal-
injezzjoni (bhal nefha, inffammazzjoni u ulcerazzjoni) li jista' jkollhom effett negattiv fuq il-kwalita tal-
hajja, u r-riskju ta' trombocitopenija (ghadd baxx ta' pjastrini fid-demm) li tista' tpoggi lill-pazjenti
f'riskju ta' kumplikazzjonijiet serji ta' fsada. Barra minn hekk, il-Kumitat ma kienx zgur mill-metodu
propost ta' sterilizzazzjoni tal-medicina.

Ghalhekk, fiz-zmien tal-irtirar, is-CHMP kien tal-fehma li I-beneficcji ta’ Kyndrisa ma kinux akbar mir-
riskji tieghu.

X’kienu r-ragunijiet moghtija mill-kumpanija ghall-irtirar tal-applikazzjoni?

Fl-ittra taghha ta' taghrifa lill-Agenzija dwar l-irtirar tal-applikazzjoni, il-kumpanija stgarret li mhux ser
tkun kapaci tindirizza t-thassib tas-CHMP rigward ir-rizultati tal-istudji klinici fi hdan il-perjodu ta’
zmien mistenni.

L-ittra tal-irtirar tista' tinstab hawnhekk

X'inhuma I-konsegwenzi ta' dan I-irtirar ghall-pazjenti fi provi klinici jew fi
programmi ta' uzu b'kompassjoni?

Il-kumpanija stqarret li kellha I-intenzjoni li twaqqaf I-izvilupp tal-medicina, izda tippjana li tahdem
mat-tobba, mal-pazjenti u mal-awtoritajiet regolatorji lokali sabiex tippermetti pazjenti attwalment
ikkurati sabiex jac¢essaw il-provvista li bagghet ta' Kyndrisa.

Jekk inti ged tiehu sehem fi prova klinika u tehtieg aktar informazzjoni dwar il-kura tieghek, ikkuntattja
lit-tabib li ged jaghtihielek.
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