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Harsa generali lejn Translarna u ghalfejn huwa awtoriz

X'inhu Translarna u ghal xiex jintuza? 0‘

Translarna huwa medicina li tintuza biex tikkura pazjenti li ghan@v sentejn u aktar b’distrofija
muskolari Duchenne, u li jistghu jimxu. Distrofija muskolari 9& e hija marda genetika li
gradwalment tikkawza dghufija u telf tal-funzjoni tal-mu% nslarna jintuza fil-grupp zghir ta’

pazjenti li I-marda taghhom hija kkawzata minn difett g iku specifiku (imsejjah ‘mutazzjoni
nonsens’) fil-gene distrofin. \
Distrofija muskolari Duchenne hija rari, u Translarnd“gie denominat bhala ‘medicina orfni’ (medicina li

tintuza f'mard rari) fis-27 ta’ Mejju 2005. Aktar igfortmazzjoni dwar id-denominazzjoni orfni tista’
tinstab hawn: ema.europa.eu/Find medicine#fHuman medicines/Rare disease designation

NN

o\
Translarna jista’ jinkiseb biss b'ricett \bib u I-kura ghandha tinbeda minn tabib specjalista
b’esperjenza fil-gestjoni ta’ distrofi kolari Duchenne/Becker.

Kif jintuza Translarna?

.
Qabel jibdew kura b’'Translar Ma jenti ser isirilhom test genetiku biex jigi kkonfermat li I-marda
taghhom hija minhabba mutazzjeni nonsens u li ghalhekk huma xierga ghal kura b'Translarna.

Translarna jigi bhala gran 25, 250 u 1,000 mg) li ghandhom jittiehdu mill-halq wara li jithalltu ma’
likwidu jew ma’ ikel se idu (bhal jogurt). Translarna jittiehed tliet darbiet kuljum, u d-doza
rakkomandata hija t mg/kg (10 mg ghal kull kilogramma ta’ piz tal-gisem) filghodu, 10 mg/kg
f'nofsinhar u 20 filghaxija (li jaghmlu doza totali ta’ 40 mg/kg).

Ghal aktar inwzzjoni dwar I-uzu ta’ Translarna, ara I-fuljett ta’ taghrif jew ikkuntattja tabib jew
spizjar.

Kif j Translarna?

1- @ﬂi b’distrofija muskolari Duchenne ghandhom nuqgas ta’ distrofin normali, proteina li tinstab
Q’f&uskoli. Minhabba li din il-proteina tghin biex tipprotegi |-muskoli minn korriment waqt li I-muskoli
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jikkontrattaw u jirrilassaw, f'pazjenti b’distrofija muskolari Duchenne, il-muskoli ssirilhom il-hsara u
eventwalment jiegfu jahdmu.

Distrofija muskolari Duchenne tista’ tigi kkawzata minn numru ta’ anormalitajiet genetici. Translarpa
jintuza f'pazjenti li I-marda taghhom hija minhabba |-prezenza ta’ certi difetti (imsejhin mutazzja%al
nonsens) fil-gene distrofin li jwaqqfu b’mod prematur il-produzzjoni ta’ proteina distrofin nor %

twassal ghal proteina distrofin imgassra li ma tahdimx sew. Translarna jahdem f'dawn il-p ibilli
jippermetti lill-apparat li jaghmel il-proteini fic-celluli jagbez id-difett, u dan ihalli lic-celjulf j oducu
proteina distrofin li tahdem. {\
X’inhuma |-benefic¢ji ta’ Translarna li hargu mill-istudji? O

Fi studju ewlieni wiehed, li involva 174 pazjent ta’ bejn 5 u 20 sena b’distrofija kolari Duchenne li

setghu jimxu, zewg dozi ta’ Translarna (40 mg/kg kuljum u 80 mg/kg kuljy& bblu ma’ placebo
(kura finta). Il-kejl ewlieni tal-effikac¢ja kien il-bidla fid-distanza li seta’ jimx
48 gimgha ta’ kura.

azjent f'sitt minuti wara

Ghalkemm analizi inizjali tar-rizultati tad-data kollha mill-istudju it I-ebda differenza sinifikanti
fid-distanzi li pazjenti fil-gruppi ta’ Translarna u pla¢ebo setghu jg , analizi ulterjuri indikaw li I-
abbilta tal-mixi nagset fuq livell ingas b’40 mg/kg ta’ Translar, um milli bi placebo: wara

48 gimgha ta’ kura, il-pazjenti li nghataw 40 mg/kg ta’ Tra @ kuljum setghu jimxu medja ta’

32 metru iktar minn dawk li nghataw il-plac¢ebo. L-effett ass iktar fis-sottogrupp ta’ pazjenti li I-
abbilta taghhom biex jimxu kienet gieghda taggrava\f%pazjenti li kienu ged jiehdu 40 mg/kg
Translarna kuljum setghu jimxu medja ta’ 50 metru aktaF gtinn dawk li kienu ged jiehdu I-placebo. L-

effett beneficjali tad-doza aktar baxxa gie appoggj Il minn titjib f'kejl iehor tal-effikacja, inkluz
dak marbut direttament mal-attivitajiet ta’ kuljurmytal-pazjenti. Ma deher I-ebda titjib bid-doza oghla
.

(80 mg/kg kuljum). \
Studju iehor 230 pazjent ta’ bejn 7 sa 14—il§xa b’abbilta tal-mixi li kienet gieghda taggrava tlesta
wara approvazzjoni inizjali, izda r-rizult \kgﬁu tgiesu inkonkluzivi. Madankollu, id-data indikat i

Translarna kellu effett pozittiv fug ke renti bhall-hin ghall-giri jew mixi ta’ 10 metri, hin ghat-
tlugh u ghall-inzul ta’ 4 targiet u |- at-telf tal-abbilta tal-mixi. Fiz-zewg studji, I-effetti beneficjali
ta’ Translarna dehru li kienu igt’ enti f'pazjenti li kellhom il-marda sejra lura b’mod moderat.

Translarna 40 mg/kg kulj net bizzejjed. Translarna deher effettiv wara valutazzjoni tal-attivita

Studju zghir fi tfal ta’ bej & j* sa 5 snin b’distrofija muskolari Duchenne sab li d-doza tas-soltu ta’
fizika fi 12-il pazjent m h)

bel ma’ rekords fil-passat ta’ 11-il pazjent ta’ eta simili li ma kinux gew

ikkurati b’Translarna,
X’inhuma r—ri@assoéjati ma’ Translarna?

L-effetti se ﬁ‘ﬂ I-aktar komuni bi Translarna (li jistghu jaffettwaw aktar minn 5 persuni minn kull
100) hum@‘uettar, dijarea, nawsja (thossok ma tiflahx), ugigh ta’ ras, ugigh fl-istonku u flatulenza.

Transl ‘ghandux jintuza fl-istess hin ma’ antibijotic¢i ta’ aminoglikosid li jinghataw permezz ta’
inje@‘n jew infuzjoni (dripp) go vina.

g -lista shiha tal-effetti sekondarji u r-restrizzjonijiet ta’ Translarna, ara |-fuljett ta’ taghrif.
haliex Translarna gie awtorizzat fl-UE?

L-Agenzija Ewropea ghall-Medicini ddecidiet |i I-benefi¢cji ta’ Translarna huma akbar mir-riskji tieghu u
li jista’ jigi awtorizzat ghall-uzu fl-UE.
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Minkejja I-htiega ghal iktar data, |-Agenzija kkunsidrat li I-evidenza tissuggerixxi li Translarna jnaqqas
il-progressjoni tal-marda u li I-profil tas-sigurta tieghu mhuwiex ta’ thassib kbir. L-Agenzija
rrikonoxxiet li pazjenti b'distrofija muskolari Duchenne ghandhom htiega mhux issodisfata ghall-kura

ta’ din il-kondizzjoni serja. &

Translarna nghata "awtorizzazzjoni kondizzjonali". Dan ifisser li ghad hemm iktar evidenza x” 'r@a
dwar il-medic¢ina, li I-kumpanija hija mitluba tipprovdi. Kull sena, 1-Agenzija ser tirrevedi ku
informazzjoni gdida li ssir disponibbli u din il-harsa generali ser tigi aggornata kif mehtigg{

Liema informazzjoni ghadha mistennija ghal Translarna? é

Minhabba li Translarna nghata awtorizzazzjoni kondizzjonali, il-kumpanija li tgie is-suq ser
tipprovdi rizultati ta’ studju gdid li jgabbel Translarna ma’ placebo sabiex tigi rmata l-effikacja u

s-sigurta tieghu. @

X'mizuri qeghdin jittiehdu biex jigi zgurat I-uzu siguf u effettiv ta’
Translarna?

Fis-sommarju tal-karatteristic¢i tal-prodott u fil-fuljett ta’ taghrif, inkluzi r-rakkomandazzjonijiet u
I-prekawzjonijiet li ghandhom jigu segwiti mill-professjonisti fj m tal-kura tas-sahha u mill-
pazjenti ghall-uzu sigur u effettiv ta’ Translarna.

’Qija ssorveljata kontinwament. L-effetti

sekondarji rrappurtati bi Translarna huma evalwati b*— u kull azzjoni mehtiega hi mehuda biex

tipprotegi lill-pazjenti. @
Informazzjoni ohra dwar Translarna

Translarna rcieva awtorizzazzjoni kondizz'ona\hghat-tqeghid fis-suq valida fl-UE kollha fil-

31 ta’ Lulju 2014. \

Aktar informazzjoni fuq Translarna ;:n fis-sit elettroniku tal-Agenzija: ema.europa.eu/Find

Bhal ghall-medicini kollha, id-data dwar I-uzu ta’ Trans%

medicine/Human medicines/Eu npublic assessment reports.

.
Din il-harsa generali giet aggoﬁa)a [-ahhar f'06-2018.
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