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Refuzul autorizatiei de punere pe piata pentru Elevidys
(delandistrogen moxeparvovec)

Agentia Europeana pentru Medicamente a recomandat refuzul autorizatiei de punere pe piata pentru
Elevidys, un medicament destinat tratamentului distrofiei musculare Duchenne.

Agentia a emis avizul la 24 iulie 2025. Compania care a solicitat autorizatia, Roche Registration GmbH,
poate solicita reexaminarea avizului in termen de 15 zile de la primire.

Ce este Elevidys si pentru ce ar fi trebuit sa se utilizeze?

Elevidys a fost dezvoltat ca medicament pentru tratarea distrofiei musculare Duchenne, o boala
genetica ce cauzeaza slabiciune si atrofie (degradare) a muschilor din ce in ce mai grava.
Medicamentul ar fi trebuit sa se utilizeze la copiii cu varsta cuprinsa intre 3 si 7 ani care pot merge.

Elevidys contine substanta activa delandistrogen moxeparvovec si ar fi trebuit sa fie administrat sub
forma unei perfuzii intravenoase (picurare in vena) unice.

Elevidys a fost desemnat ,medicament orfan” (un medicament folosit in bolile rare) la data de

28 februarie 2020 pentru distrofia musculara Duchenne. Informatii suplimentare privind desemnarea
ca medicament orfan sunt disponibile pe site-ul agentiei: ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-
designations/eu-3-20-2250.

Cum actioneaza Elevidys?

La pacientii cu distrofie musculara Duchenne lipseste distrofina normald, o proteina care se gaseste in
principal in muschii scheletici (muschii folositi pentru miscare) si in celulele muschilor cardiaci (ai
inimii). Deoarece aceasta proteina ajuta si la protejarea impotriva leziunilor musculare cand muschii se
contracta si se relaxeazd, la pacientii cu aceasta boala muschii devin din ce in ce mai slabi si, in cele
din urma, nu mai functioneaza.

Substanta activa din Elevidys, delandistrogenul moxeparvovec, este produsa dintr-un virus care
contine material genetic pentru producerea unei versiuni trunchiate (mai scurte) a distrofinei.
Medicamentul a fost conceput pentru a introduce materialul genetic in muschii scheletici si in inima.
Perfuzia unica ar fi trebuit sa determine producerea in corpul pacientului a unei forme mai scurte de
distrofina si sa incetineasca astfel progresia bolii.
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Ce documentatie a prezentat compania in sprijinul cererii sale?

Compania a prezentat date dintr-un studiu principal efectuat la 125 de copii cu varste cuprinse intre 4
si 7 ani cu distrofie musculard Duchenne care puteau sa meargd. Acestora li s-a administrat fie o
perfuzie cu Elevidys, fie una cu placebo (un preparat inactiv). Principalul indicator al eficacitatii a fost
efectul asupra capacitatii de miscare pe o perioada de 12 luni, evaluat pe o scara standard numita
North Star Ambulatory Assessment (NSAA). Scara variaza de la 0 la 34, scorurile mai mari indicand o
capacitate de miscare mai buna.

Care au fost principalele motive pentru refuzul autorizatiei de punere pe
piata?

Studiul nu a reusit sa demonstreze ca Elevidys are efect asupra capacitatii de miscare dupa 12 luni. S-
au observat imbunatatiri ale scorurilor NSAA atat la pacientii carora li s-a administrat Elevidys, cat si la
cei care au primit placebo. Diferenta de modificare a scorului NSAA intre cele doua grupuri a fost de
0,65 pe o scara cu 34 de puncte si nu a fost semnificativa statistic, ceea ce inseamna ca poate fi
intdmplatoare. In plus, desi s-a demonstrat c& multi dintre pacientii tratati cu Elevidys au produs o
forma mai scurta a proteinei distrofina, nivelurile de distrofina nu au putut fi corelate cu o imbunatatire
a capacitatii de miscare.

Compania a prezentat si date referitoare la un subgrup de pacienti care pareau sa raspunda mai bine la
Elevidys; eficacitatea tratamentului nu a fost insa demonstrata nici chiar in acest grup.

Compania solicitase o autorizatie de punere pe piata conditionatd; intrucat agentia a considerat ca
beneficiile Elevidys nu au fost demonstrate, a recomandat refuzul autorizatiei de punere pe piata
conditionate.

Refuzul afecteaza pacientii din studii clinice?

Compania a informat agentia ca nu exista consecinte pentru pacientii aflati in prezent in studii clinice.
In prezent, toate studiile clinice cu Elevidys sunt suspendate temporar; niciun pacient nu este tratat cu
Elevidys. Pacientii care au fost tratati anterior cu Elevidys intr-un studiu clinic continud sa fie
monitorizati.

Daca participati la un studiu clinic si aveti nevoie de informatii suplimentare despre tratamentul
dumneavoastra, adresati-va medicului din cadrul studiului respectiv.
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