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Rifjut ta’ bidla fl-awtorizzazzjoni ghat-tgeghi sg|'§—suq ghal

Translarna (ataluren) /b,

Ezami mill-gdid jikkonferma r-rifjut 3

Wara li ezaminata mill-gdid I-opinjoni inizjali taghha, I-Agenzija pea ghall-Medicini kkonfermat ir-
rakkomandazzjoni taghha li tirrifjuta bidla fl-awtorizzazzjoni tgeghid fis-suq ghall-medicina

Translarna (ataluren). ll-bidla kienet tikkoncerna estens@— dikazzjoni biex tizdied il-kura tal-
pazjenti b’distrofija muskolari Duchenne li ma ghadhom ¢i jimxu.

L-Agenzija harget I-opinjoni taghha fis-17 ta’ Ottubru\z ara li kkonkludiet I-ezami mill-gdid. Din
kienet harget I-opinjoni inizjali taghha fis-27 ta’ G@Olg.

Il-kumpanija li kienet applikat ghal bidla fl-aytorizZazzjoni ta’ Translarna hija PTC Therapeutics
International Limited. \\

L 4
X’inhu Translarna u ghal xieNh\tuia?

Translarna huwa medicina li tintuz &kkura pazjenti minn eta ta’ sentejn ‘il fuq b’distrofija
muskolari Duchenne u li jistghw"\' . Distrofija muskolari Duchenne hija marda genetika li
gradwalment tikkawza dghufiJ’ u telf tal-funzjoni tal-muskoli. Translarna jintuza fil-grupp zghir ta

L 4
pazjenti li I-marda taghhoz \ awzata minn difett genetiku specifiku (imsejjah ‘mutazzjoni

’

nonsens’) fil-gene distrofi

Translarna ilu avvtorizz@JE sa minn Lulju 2014.Dan fih is-sustanza attiva ataluren u jigi bhala
granuli li ghandho@shdu mill-halg.
Aktar informazzjoni @war I-uzu attwali ta’ Translarna tinstab fis-sit web tal-

Agenzija: g@mpa.eu/medicines/human/EPAR/transIarna.

Ghal li bidla kienet applikat il-kumpanija?
-k ja applikat ghal estensjoni tal-indikazzjoni biex tizdied il-kura tal-pazjenti b’distrofija
m ri Duchenne |li ma ghadhomx kapaci jimxu.
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Kif jahdem Translarna?

ll-pazjenti b’'distrofija muskolari Duchenne ghandhom nuqqgas ta’ distrofin normali, proteina li tinstab
fil-muskoli. Minhabba li din il-proteina tghin biex tipprotegi |-muskoli minn korriment waqt li I-muskoli
jikkontrattaw u jirrilassaw, f'pazjenti b’distrofija muskolari Duchenne, il-muskoli ssirilhom il-hs
eventwalment jieqfu jahdmu. m

Distrofija muskolari Duchenne tista’ tigi kkawzata minn numru ta’ anormalitajiet genetig'i. arna
huwa ghal uzu f'pazjenti li I-marda taghhom hija minhabba |-prezenza ta’ certi difetti (i w
mutazzjonijiet nonsens) fil-gene distrofin li jwaqqfu b’'mod prematur il-produzzjoni ta’ rofin, li
twassal ghal proteina distrofin imgassra li ma tahdimx sew. Translarna jahdem f'd pazjenti billi
jippermetti lill-apparat li jaghmel il-proteini fic-celloli jagbez id-difett, u dan ihalli gelluli jipproducu
proteina distrofin li tahdem.

X'ipprezentat il-kumpanija biex tappoggja l-applikazzjo aghha?

Il-kumpanija pprovdiet data biex turi li I-gisem jittratta I-medicina b%S% simili f'pazjenti li jistghu

jimxu u dawk li ma jistghux.

Barra minn hekk, il-kumpanija pprezentat ir-rizultati ta’ studju Iﬁlva 94 pazjent b’mutazzjoni
nonsens ta’ distrofija muskolari Duchenne, li 44 minnhom m x ghadhom kapaci jimxu. Ghalkemm
I-objettiv ewlieni tal-istudju kien li jivvaluta s-sigurta fit—@ﬂanslarna, I-istudju investiga wkoll |-
effikacja tal-kura f'pazjenti li ma setghux jimxu, billi kejj@hilPbidliet fil-funzjoni tal-pulmun. II-
kumpanija mbaghad gabblet ir-rizultati ma’ data sto f%w pazjenti b'distrofija muskolari Duchenne

rregistrata fil-bazi tad-data tas-CINRG (Grupp ta’ Ricéska Newromuskolari Internazzjonali Kooperattiv).

Liema kienu r-ragunijiet ewlenineghar-rifjut tal-bidla fl-awtorizzazzjoni
ghat-tqeghid fis-suq?

L 4
Il-fatt li Translarna jigi ttrattat mill-gise Nod simili f'pazjenti li jistghu jimxu u dawk li ma jistghux
ma kienx bizzejjed biex tigi kkonfern-éat—effettivita ta’ Translarna f'dawn il-pazjenti. Dan minhabba li
I-pazjenti li ma jistghux jimxu qege stadju aktar avvanzat tal-marda u ghandhom massa
muskolari mnaqqgsa u ghalhelgk’l& eficcji tal-kura jistghu jkunu differenti.
Id-data addizzjonali mill-istli 'CIJ‘wqas ma setghet tikkonferma I-benefi¢¢ju ta’ Translarna f'pazjenti li
ma ghadhomx jistghu jim ifhabba li kien hemm problemi fil-mod kif id-data mill-bazi tad-data tas-
CINRG, li ntuzat indiret@ biex jitgabblu I-effetti ta’ Translarna, giet maghzula u analizzata.

Ghalhekk, I-Agenzij et tal-opinjoni li I-bilan¢ tal-beneficcji u r-riskji ta’ Translarna f'pazjenti li ma
jistghux jimxu massetax jigi stabbilit u rrakkomandat li I-bidla fl-awtorizzazzjoni ghat-tgeghid fis-suq
tigi rifjutata. lrprifjut'gie kkonfermat wara l-ezami mill-gdid.

Dan ir-rj jaffettwa lill-pazjenti fi provi klinici?

II-kum informat lill-Agenzija li ma kien hemm I-ebda konsegwenza ghal pazjenti li ged jircievu

Tra@na fi provi klinici.
inti ged tiehu sehem fi prova klinika u tehtieg aktar informazzjoni dwar il-kura tieghek, kellem lit-
bib tal-prova klinika tieghek.
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X'qged jigri b’'Translarna ghall-kura ta’ pazjenti b’distrofija muskolari
Duchenne li jistghu jimxu?

Ma hemm l-ebda konsegwenza ghall-uzu ta’ Translarna fl-indikazzjoni awtorizzata tieghu. &
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