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Odmowa wprowadzenia zmiany w pozwoleniy@®a
dopuszczenie do obrotu dotyczacym produ Translarna
(ataluren) \}‘o

Ponowne rozpatrzenie opinii potwierdzito decyzje od ng

o

Po ponownym rozpatrzeniu pierwszej opinii Europejska Agencj(ﬁakéw potwierdzita swoje zalecenie
odmowy wprowadzenia zmiany w pozwoleniu na dopuszczgnrbdo obrotu leku Translarna
(ataluren).Zmiana dotyczyta rozszerzenia wskazan przez anie stosowania w leczeniu pacjentow z
dystrofig miesniowg Duchenne'a, ktorzy nie sg juz w t\@ye chodzié.

Agencja wydata opinie 17 pazdziernika 2019 roku&Qakoﬁczeniu procedury ponownego
rozpatrywania.Pierwsza opinia zostata wydana 27\(:/ rwca 2019 r.

Firma, ktora wnioskowata o wprowadzenie er w pozwoleniu na dopuszczenie do obrotu leku
Translarna jest PTC Therapeutics Internatigpal timited.

Co to jest lek Translarna i w@%m celu sie go stosuje?

<

Translarna jest lekiem stosowany /\/Ieczeniu pacjentéw w wieku 2 lat i starszych z dystrofig
miesniowa Duchenne'a, ktérzy$ stanie chodzi¢.Dystrofia mie$niowa Duchenne'a to choroba
genetyczna, w przebiegu ktdrej stopniowo postepuje ostabienie i utrata funkcji miesni.Lek Translarna
stosuje sie w matej grupie@ entow, u ktoérych choroba jest spowodowana przez okreslong wade
genetyczng (nazywang h@ach nonsensowng) w genie dystrofiny.

Lek Translarna jest ’A‘szczony do obrotu w UE od lipca 2014 r.Zawiera on substancje czynng
ataluren i jest dos y w postaci granulek do przyjmowania doustnego.

N

Dalsze informace?wa temat leku Translarna znajdujq sie na stronie internetowej Agencji pod
adresem: g%ﬁuropa.eu/medicines/human/EPAR/transIarna.

N
(o) ja&;mianq whnioskowata firma?

Fir@nioskowa’ra o rozszerzenie wskazan przez dodanie stosowania w leczeniu pacjentow z dystrofig
{@ niowg Duchenne'a, ktdrzy juz nie mogg chodzic.
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Jak dziata lek Translarna?

U pacjentow z dystrofia miesniowg Duchenne'a brakuje prawidtowej dystrofiny, biatka znajdujacego sie
w miesniach.Poniewaz biatko to pomaga chroni¢ miesénie przed urazami podczas skurczu i rozkurczqs?
pacjentow z dystrofig miesniowg Duchenne'a dochodzi do uszkodzenia miesni, a w koncu do utrato

funkcjonalnosci. \&

Dystrofie miesniowg Duchenne'a moze powodowac wiele réznych nieprawidtowych zmian o
genetycznych.Lek Translarna jest przeznaczony do stosowania u pacjentéw, u ktérych c @>a jest
spowodowana przez okreslone wady (tzw. mutacje nonsensowne) w genie dystrofiny, pct&dujape
przedwczesne zahamowanie wytwarzania biatka dystrofiny, w wyniku czego powstaje\%écone biatko,
ktére nie dziata prawidtowo.Dziatanie leku Translarna u tych pacjentéow polega na u@ozliwieniu
ominiecia tej wady mechanizmom wytwarzajgcym biatko w komédrkach, co poz% omérkom
produkowac prawidtowo dziatajacq dystrofine. (J

A%

Jaka dokumentacja zostata przedstawiona przez firm poparcie
whniosku? Q
O

Firma dostarczyta dane wykazujace, ze sposéb wykorzystania leku hrganizmie jest podobny u
pacjentéw, ktérzy moga i ktdérzy nie mogq chodzié.

Ponadto firma przedstawita wyniki badania przeprowadzoqe z udziatem 94 pacjentéw z dystrofig
mieéniowa Duchenne'a spowodowang przez mutacje non%ownau przy czym 44 sposrod nich nie byto
juz w stanie chodzi¢.Chociaz gtdwnym celem badania b@ cena diugoterminowego bezpieczeristwa
stosowania leku Translarna, sprawdzano w nim réwn@skutecznoéc’ leczenia u pacjentéw, ktdrzy nie
sa w stanie chodzi¢, na podstawie pomiaru zmian nosci ptuc.Nastepnie firma poréwnata otrzymane
wyniki z danymi uzyskanymi w przesziosci od paﬂyntc')w z dystrofig miesniowg Duchenne'a
zarejestrowanymi w bazie danych CINRG (Co ative International Neuromuscular Research Group —
miedzynarodowa grupa badawcza ds. chore'g rwowo-miesniowych).

Jakie byly gtowne powody o wy wprowadzenia zmiany w pozwoleniu na
dopuszczenie do obrotu? | (™

Fakt, ze lek Translarna wykorz@any jest w organizmie w podobny sposdb u pacjentow, ktorzy
mogaq i ktérzy nie moga chodzi¢*nie wystarczy do potwierdzenia jego skutecznosci u tych pacjentéw.U
pacjentow, ktérzy nie sg w ﬁﬁie chodzi¢, choroba jest bardziej zaawansowana, a ich masa miesniowa
jest zmniejszona, dlategg@zyéci z leczenia mogaq by¢ inne.

Dodatkowe dane z przedstawionego badania nie mogty rowniez potwierdzi¢ korzystnego wptywu leku
Translarna u pacje , ktorzy nie sg juz w stanie chodzi¢, poniewaz problem stanowit sposdb, w jaki
byly wybierane j lizowane dane z bazy danych CINRG wykorzystane do posredniego poréwnania
dziatania leku ’Ibnslarna.

@)

Z tego wzg\@du Agencja uznata, ze nie mozna ustali¢ stosunku korzysci do ryzyka dla leku Translarna u
pacjent% ktorzy nie sg w stanie chodzi¢, i zalecita odmowe wprowadzenia zmiany w pozwoleniu na
dopt&)&enie do obrotu.Odmowa zostata potwierdzona po ponownym rozpatrzeniu.

ta odmowa ma wptyw na pacjentéw uczestniczacych w badaniach

Q‘& inicznych?

Firma powiadomita Agencje, ze nie ma zadnych skutkéw dla pacjentéw otrzymujacych lek Translarna w
badaniach klinicznych.
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Osoby uczestniczace w badaniu klinicznym, ktére potrzebuja doktadniejszych informacji o leczeniu,
powinny zwréci¢ sie do lekarza prowadzgacego badanie kliniczne.

Jakie dziatania podejmuje sie w zwigzku ze stosowaniem leku Translarn tb
pacjentow z dystrofia miesniowa Duchenne'a, ktérzy sq w stanie chodz"L@

Nie ma zadnych konsekwencji dotyczacych stosowania leku Translarna w zatwierdzonym wsk@iu.
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