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Retragerea cererii de autorizare de punere pe piata
pentru Dazluma (clorhidrat de troriluzol monohidrat)

Biohaven Bioscience Ireland Limited si-a retras cererea de autorizare de punere pe piata pentru
Dazluma, pentru tratamentul ataxiei spinocerebeloase genotip 3 (SCA3), o afectiune cerebrala
ereditara care afecteaza coordonarea si echilibrul.

Compania si-a retras cererea la 24 martie 2025.

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

Dazluma este dezvoltat ca medicament care se utilizeaz3 la adulti pentru tratamentul SCA3. In timpul
evaluarii, compania a solicitat extinderea indicatiei pentru a cuprinde toate formele de ataxie
spinocerebeloasi. In ataxia spinocerebeloass, celulele nervoase din cerebel (partea creierului care
controleaza miscarea si echilibrul) se deterioreaza si mor, ceea ce duce la probleme progresive legate
de coordonare, vorbire, mers si echilibru.

Dazluma contine substanta activa clorhidrat de troriluzol monohidrat si urma sa fie disponibil sub
forma de capsule pentru administrare orala.

Dazluma a fost desemnat ,medicament orfan” (un medicament folosit in boli rare) la 10 decembrie
2021 pentru tratamentul ataxiei spinocerebeloase. Informatii suplimentare privind desemnarea ca
medicament orfan sunt disponibile pe site-ul agentiei.

Cum actioneaza Dazluma?

Substanta activa din Dazluma, clorhidratul de troriluzol monohidrat, este un precursor al riluzolului.
Aceasta inseamna ca, in corp, medicamentul se transforma in forma sa activa, riluzol.

Concentratiile mari de glutamat, o substanta chimica care permite celulelor nervoase sa comunice cu
alte celule, intensifica stimularea receptorilor (proteinelor) din cerebel. Aceasta poate mari
concentratiile de calciu din celulele nervoase, care le pot face astfel sa moara. Se considera ca
mecanismul de actiune al troriluzolului in ataxia spinocerebeloasa reduce concentratiile de glutamat la
conexiunile dintre celulele nervoase, ceea ce poate modifica hiperexcitabilitatea celulelor nervoase
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(cand celulele nervoase devin extrem de sensibile) din cerebel care ajuta la controlul echilibrului si
coordonarii.

Ce documentatie a prezentat compania in sprijinul cererii sale?

Compania a prezentat date dintr-un studiu principal la care au participat 218 adulti cu diferite forme de
ataxie spinocerebeloasa, inclusiv SCA3, care a comparat Dazluma cu placebo (un preparat inactiv).
Principala masura a eficacitatii a fost modificarea severitatii simptomelor, masurata pe scara
functionala pentru evaluarea si clasificarea ataxiei (f-SARA) dupa 48 de saptamani de tratament. f-
SARA masoara capacitatea unei persoane de a indeplini sarcini care arata cat de bine isi poate controla
miscarile si mentine echilibrul. Scorurile variaza intre 0 si 16, scorurile mai mari indicand o ataxie mai
severa. In timpul evaludrii, compania a prezentat, de asemenea, date reale obtinute de la pacienti cu
ataxie spinocerebeloasa, comparand modul in care boala a progresat la pacientii tratati cu Dazluma cu
cel de la pacientii care nu au facut niciun tratament.

In ce stadiu se afla evaluarea in momentul retragerii cererii?

Cererea a fost retrasa de companie dupa ce Agentia Europeana pentru Medicamente evaluase
informatiile prezentate de companie si formulase intrebari pentru companie. Dupad evaluarea de catre
agentie a raspunsurilor companiei la ultima runda de intrebari, existau inca unele probleme
nerezolvate.

Care a fost recomandarea agentiei in momentul respectiv?

Pe baza analizarii datelor si a raspunsului companiei la intrebarile agentiei, in momentul retragerii
cererii, agentia avea unele motive de ingrijorare si a dat un aviz provizoriu potrivit caruia Dazluma nu
putea fi autorizat pentru tratamentul ataxiei spinocerebeloase.

Intrucat rezultatele studiului principal nu au demonstrat c& Dazluma este mai eficace decat placebo in
tratamentul ataxiei spinocerebeloase, agentia a considerat ca nu se pot trage concluzii pe baza lui.
Compania a comparat, de asemenea, eficacitatea Dazluma cu datele reale obtinute de la pacienti
netratati. Agentia a considerat insa ca rezultatele acestei comparatii nu erau valide, deoarece diferenta
de progresie a bolii intre pacientii tratati cu Dazluma si pacientii netratati ar fi putut fi influentata de
alti factori decat cei luati in considerare de companie in vederea analizei. Prin urmare, in momentul
retragerii cererii, in opinia agentiei, nu fusese dovedita eficacitatea Dazluma pentru tratamentul ataxiei
spinocerebeloase.

Compania solicitase desemnarea Dazluma ca substanta activa noud, pe baza diferentei considerabile
intre eficacitatea si siguranta substantei sale active fata de cele ale unui medicament care este deja
autorizat in Uniunea Europeana (UE). Agentia a considerat cd compania nu a demonstrat ca
eficacitatea sau siguranta clorhidratului de troriluzol monohidrat diferd semnificativ de forma sa activa,
riluzol, care este deja autorizata pentru utilizarea ca medicament in UE. Prin urmare, agentia nu a
putut concluziona ca clorhidratul de troriluzol monohidrat este o substanta activa noud, pe baza
informatiilor prezentate in acest moment.
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Care au fost motivele invocate de companie pentru retragerea cererii?

in scrisoarea prin care instiinteaza agentia cu privire la retragerea cererii, compania a declarat ca
intentioneaza sa genereze date suplimentare in sprijinul statutului de substanta activa noua pentru
clorhidratul de troriluzol monohidrat si intentioneaza sa depuna o noua cerere dupa generarea acestor
date.

Retragerea acestei cereri afecteaza pacientii din studii clinice sau din
programe de uz compasional?

Compania a informat agentia ca nu exista consecinte pentru pacientii aflati in studii clinice cu Dazluma.
Compania demareaza programe de uz compasional.

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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