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Odmowa wydania pozwolenia na dopuszczenie do obrotu
dla produktu Elevidys (delandistrogen mokseparwowek)

Europejska Agencja Lekow zalecita odmowe wydania pozwolenia na dopuszczenie do obrotu leku
Elevidys przeznaczonego do leczenia dystrofii mieSniowej Duchenne’a.

Agencja wydata opinie w dniu 24 lipca 2025 r. Firma ubiegajaca sie o dopuszczenie do obrotu, Roche
Registration GmbH, moze zwrdcic¢ sie o ponowne rozpatrzenie opinii w ciggu 15 dni od jej otrzymania.

Co to jest produkt Elevidys i w jakim celu miat by¢ stosowany?

Elevidys zostat opracowany jako lek do leczenia dystrofii miesniowej Duchenne’a, choroby genetycznej,
ktora powoduje narastajace ostabienie i zanik (wyniszczenie) miesni. Produkt miat by¢ stosowany
u dzieci w wieku od 3 do 7 lat, ktdre sg w stanie chodzic.

Elevidys zawiera substancje czynng delandistrogen mokseparwowek i miat by¢ podawany
w pojedynczym wlewie (kropléwce) do zyty.

W dniu 28 lutego 2020 r. lek Elevidys uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach)
w leczeniu dystrofii miesniowej Duchenne’a. Wiecej informacji na temat uznania za lek sierocy mozna
znalez¢ na stronie Agencji: ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu-3-20-2250.

Jak dziata produkt Elevidys?

U pacjentéw z dystrofig miesniowg Duchenne’a nie wystepuje prawidtowe biatko dystrofina, ktére
gtébwnie znajduje sie w miesniach szkieletowych (odpowiedzialnych za poruszanie sie) i komdrkach
miesnia sercowego. Poniewaz biatko to pomaga réwniez chroni¢ miesnie przed urazami w ramach
skurczu i rozkurczu miesni, u pacjentéw z tg chorobg miesnie stajg sie stopniowo stabsze i ostatecznie
przestajq dziatad.

Substancja czynna zawarta w leku Elevidys, delandistrogen mokseparwowek, jest zbudowana z wirusa,
ktory zawiera materiat genetyczny pozwalajacy wytwarzac skrocong wersje dystrofiny. Lek miat na celu
wprowadzenie materiatu genetycznego do miesni szkieletowych i serca. Pojedynczy wlew miat na celu
umozliwienie pacjentowi wytworzenia skrdconej postaci dystrofiny, a tym samym spowolnienie postepu
choroby.
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Jaka dokumentacje przedstawita firma na poparcie wniosku?

Firma przedstawita dane z badania gtéwnego z udziatem 125 dzieci w wieku od 4 do 7 lat z dystrofig
miesniowg Duchenne’a, ktére byly w stanie chodzi¢. Otrzymaty one pojedynczy wlew leku Elevidys albo
placebo (leczenie pozorowane). Gtéwnym kryterium oceny skutecznosci byt wptyw na zdolnos¢
poruszania sie w ciggu 12 miesiecy, oceniany za pomocg standardowej skali o nazwie North Star
Ambulatory Assessment (NSAA). Zakres skali wynosi od 0 do 34 punktow, a im wyzszy wynik, tym
wyzsza zdolno$¢ poruszania sie.

Jakie byly giléwne powody odmowy przyznania pozwolenia na dopuszczenie
do obrotu?

W badaniu nie wykazano, aby produkt Elevidys miat wptyw na zdolnos$¢ poruszania sie po 12
miesigcach. Poprawe wynikéw w skali NSAA zaobserwowano zaréwno u pacjentow, ktdrzy otrzymywali
produkt Elevidys, jak i u pacjentéw przyjmujacych placebo. Réznica w zmianie wynikdw w skali NSAA
miedzy dwiema grupami wyniosta 0,65 w 34-stopniowej skali i nie byta istotna statystycznie, co
oznacza, ze mogta wynikac z przypadku. Ponadto, chociaz wykazano, ze u wielu pacjentoéw leczonych
produktem Elevidys wytwarzana jest krotsza postac biatka dystrofiny, stezenie dystrofiny nie mogto sie
wigzac z jakakolwiek poprawa zdolnosci poruszania sie.

Firma przedstawita rowniez dane dotyczace podgrupy pacjentéw, ktérzy wydawali sie lepiej reagowacd
na leczenie produktem Elevidys, jednak nawet w tej grupie nie wykazano skutecznosci leczenia.

Firma ztozyta wniosek o warunkowe pozwolenie na dopuszczenie do obrotu. Poniewaz zdaniem Agencji
nie wykazano korzysci ze stosowania produktu Elevidys, zalecita ona odmowe wydania warunkowego
pozwolenia na dopuszczenie do obrotu.

Jakie sa skutki odmowy dla pacjentéw uczestniczacych w badaniach
klinicznych?

Firma powiadomita Agencje, ze nie ma zadnych skutkéw dla pacjentéw biorgcych udziat w badaniach
klinicznych. Obecnie wszystkie badania kliniczne z uzyciem produktu Elevidys sq tymczasowo
wstrzymane; zaden pacjent nie jest leczony produktem Elevidys. Pacjenci, ktérzy byli wczesniej leczeni
produktem Elevidys w badaniu klinicznym, beda w dalszym ciagu monitorowani.

W przypadku uczestnictwa w badaniach klinicznych i potrzeby uzyskania doktadniejszych informacji
o leczeniu nalezy skontaktowac sie z lekarzem prowadzgcym badanie kliniczne.
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