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Rifjut tal-awtorizzazzjoni ghat-tqeghid fis-suq ta’ Exondys
(eteplirsen)
Rizultat tal-ezaminazzjoni- mill-gdid

Fil-31 ta’ Mejju 2018, il-Kumitat ghall-Prodotti Medicinali ghall-Uzu mill-Bniedem (CHMP) adotta
opinjoni negattiva, li fiha rrakkomanda r-rifjut tal-awtorizzazzjoni ghat-tqeghid fis-suq ghall-prodott
medicinali Exondys, mahsub ghall-kura tad-distrofija muskolari Duchenne. ll-kumpanija li applikat
ghall-awtorizzazzjoni, AVI Biopharma International Ltd, talbet li terga’ tigi ezaminata l-opinjoni tal-
CHMP fl-1 ta' Gunju 2018.

Wara li kkunsidra r-ragunijiet ghal din it-talba, is-CHMP ezamina I-opinjoni mill-gdid u kkonferma r-
rifjut tal-awtorizzazzjoni ghat-tgeghid fis-suq fl-20 ta’ Settembru 2018.

X’inhu Exondys?

Exondys huwa medicina li fih is-sustanza attiva eteplirsen. Kellu jkun disponibbli bhala koncentrat ghal
soluzzjoni ghall-infuzjoni (dripp) go vina.

Ghal xiex kien mistenni li jintuza Exondys?

Exondys kien mistenni li jintuza ghall-kura tad-distrofija muskolari Duchenne (DMD) f'pazjenti minn 4
snin ‘il fug b'mutazzjoni (bidla) fil-gene DMD li tippermetti kura li tinvolvi ‘gbiz ta’ exon 51’. Dan ifisser
li I-gene DMD tal-pazjenti jista’ jaghmel forma ta' xoghol tal-proteina distrofin meta parti mill-gene
msejha exon 51 ma tintuzax.

Exondys kien ikklassifikat bhala ‘medicina orfni’ (medicina li tintuza f'mard rari) fit-
3 ta’ Dicembru 2008, ghall-kura ta’ DMD. Aktar informazzjoni dwar il-klassifikazzjoni orfni tista’ tinstab
hawnhekk.

Kif jahdem Exondys?

Pazjenti b'DMD ma jipproducux proteina msejha distrofin. Il-medicina tippermetti li [-exon 51 tingabez
u b'hekk tippromwovi I-produzzjoni ta’ forma mnaqqgsa ta' distrofin. Din il-proteina mqgassra hija
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mistennija li tagixxi b'mod simili ghad-distrofin normali, u tghin lill-gisem biex jirrimedja ghan-nuqgas
ta’ distrofin, u b'hekk ittaffi s-sintomi ta' DMD.

X'ipprezentat il-kumpanija biex tissostanzja |-applikazzjoni taghha?

Il-kumpanija pprezentat ir-rizultati ta’ zewg studji ewlenin li involvew 12-il tifel bejn is-7 u t-13-il sena
b'DMD li kellhom mutazzjoni genetika suxxettibbli ghal gbiz ta’ exon 51. Fl-ewwel studju, Exondys
tgabbel ma’ placebo (kura finta) ghall-ewwel 24 gimgha, u wara dan, il-pazjenti kollha gew ikkurati
b'Exondys. ll-kejl ewlieni tal-effikacja kien il-bidla fid-distanza li I-pazjenti rnexxielhnom jimxu f'test tal-
mixi ta’ 6 minuti wara 24 gimgha ta’ kura.

It-tieni studju, estensjoni tal-ewwel wiehed, involva l-istess pazjenti li kienu kollha kkurati b'Exondys
ghal 4 snin ohra.

Il-kumpanija gabblet ukoll ir-rizultati ta’ dawn l-istudji ma' dawk minn varjeta ta’ data storika.
X’kien it-thassib ewlieni tas-CHMP li wassal ghar-rifjut?

1I-CHMP kien imhasseb li I-istudju ewlieni, li involva biss 12-il pazjent, ma gabbilx Exondys ma’ placebo
wara |-24 gimgha, li matulhom ma kien hemm |-ebda differenza sinifikanti bejn Exondys u I-plac¢ebo
fid-distanza ta' mixi ta’ 6 minuti. Il-metodi biex jitgabblu r-rizultati tal-istudji princ¢ipali ma’ data storika
ma kinux sodisfacenti biex juru li I-medicina kienet effettiva. 1I-Kumitat ikkunsidra li kien hemm bzonn
ta’ iktar data biex jintwera li -ammonti baxxi hafna ta' distrofin mgassra prodotti bhala rizultat tal-kura
ta’ Exondys igibu benefi¢¢ji dejjiema rilevanti ghall-pazjent.

Ghalhekk, is-CHMP kien tal-opinjoni li I-bilanc¢ bejn il-benefi¢cji u r-riskji ta’ Exondys fil-kura tad-DMD
ma setax jigi stabbilit u rrakkomanda li I-awtorizzazzjoni ghat-tqeghid fis-suq tigi rifjutata. Ir-rifjut tal-
CHMP gie kkonfermat wara |-ezaminazzjoni mill-gdid.

X'konsegwenzi ghandu dan ir-rifjut ghall-pazjenti fi provi klinici?

Il-kumpanija infurmat lil CHMP li ma hemm ebda konsegwenza ghal pazjenti li fil-prezent huma inkluzi
fil-provi klini¢i b’Exondys.

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