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Otazky a odpovede

Stiahnutie ziadosti o povolenie na uvedenie na trh pre liek
Kyndrisa (drisapersen)

Dria 31. maja 2016 spoloc¢nost BioMarin International Limited oficidlne oznamila Vyboru pre lieky na
humanne pouzitie (CHMP) rozhodnutie stiahnut svoju ziadost o povolenie na uvedenie lieku Kyndrisa
na trh, ktory sa mal pouzivat na lie¢bu svalovej dystrofie Duchenne.

Co je liek Kyndrisa?

Kyndrisa je liek, ktory obsahuje G¢innl latku drisapersen. Liek mal byt dostupny ako injekény roztok
na podanie pod kozu.

Aké bolo predpokladané pouzitie lieku Kyndrisa?

Liek Kyndrisa sa mal pouzivat na lie¢bu svalovej dystrofie Duchenne u pacientov vo veku péat rokov a
starsich, ktori st schopni chodit a ktorych ochorenie je spbsobené uréitymi genetickymi mutéciami
(chybami), ktoré sa mozu liecit technoldgiou preskoéenia exdnu 51. Svalova dystrofia Duchenne je
zavazné genetické ochorenie, ktoré postihuje najma chlapcov a zvycajne je diagnostikované pred
dosiahnutim veku Siestich rokov. Spdsobuje progresivnu slabost a stratu svalovej funkcie a zvyéajne
vedie k smrti v dospievani alebo na zaciatku dospelosti.

Liek Kyndrisa bol 27. februara 2009 oznaceny ako liek na zriedkavé choroby (liek, ktory sa pouziva pri
zriedkavych chorobach) na lie¢bu svalovej dystrofie Duchenne. Viac informacii o oznacovani liekov za
lieky na zriedkavé choroby sa nachadza tu.

v

Akym spdsobom by mal liek Kyndrisa G¢inkovat?

Svalova dystrofia Duchenne je zapri¢inend mutaciami v géne pre bielkovinu dystrofin, ¢o vedie k
vytvaraniu nefunkéného dystrofinu. Tento liek pdsobi na zéklade technoldgie preskocenia exdénu 51.
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Tato technoldgia umoznuje, aby aparat na vytvaranie bielkovin v bunkach preskodil urcité oblasti
dystrofinového génu a umoznuje vytvaranie skratenej, ale CiastoCne funkcénej bielkoviny dystrofin.

Akou dokumentaciou podlozila spoloénost svoju ziadost?

Liek Kyndrisa sa skimal v troch Stddiach celkovo u 290 pacientov so svalovou dystrofiou Duchenne. V
Studiach sa porovnaval Gcinok lieku Kyndrisa s placebom (zdanlivym liekom) a hlavnym meradlom
Gcéinnosti bola zmena vo vzdialenosti, ktord pacient dokazal prejst za Sest minGt po 24 alebo 48
tyzdnioch liecby.

V akej faze hodnotenia bola Ziadost v ¢ase stiahnutia?

Ziadost bola stiahnutd po vyhodnoteni dokumentdcie, ktort spolo¢nost predloZila, vyborom CHMP,
ktory sformuloval zoznamy otdzok. Po preskimani odpovedi spolocnosti na poslednu sériu otazok
vyborom CHMP eSte stale ostali niektoré dbélezité otazky nevyrieSené.

Aké bolo v tom case odporicanie vyboru CHMP?

Na zéklade preskiimania Udajov a odpovedi spolo¢nosti na zoznam otazok vyboru CHMP mal vybor
CHMP v case stiahnutia ziadosti urcité vyhrady a dospel k predbeznému stanovisku, ze liek Kyndrisa
nemoze byt povoleny na lie¢bu svalovej dystrofie Duchenne.

Vybor usudil, Zze Gdajmi z klinickych Studii sa dostatoc¢ne nepreukazal prinos lieku Kyndrisa: v hlavnej
studii sa nepreukazal Ziadny prinos u pacientov s touto chorobou, zatial' ¢o v dvoch inych Studiach sa
prinos nepreukazal konzistentne. Bezpecnostny profil lieku sa okrem toho povazoval za neuspokojivy,
konkrétne pre riziko pretrvavajtcich reakcii na mieste vpichu (ako je opuch, zapal a ulceracia), ¢o by
mohlo mat negativny vplyv na kvalitu Zivota, a pre riziko trombocytopénie (nizkeho po¢tu krvnych
dosticiek), ¢o by pacientov mohlo vystavit riziku zavaznych komplikacii krvacania. Vybor tiez
spochybnil navrhnutt metddu sterilizacie lieku.

Vybor CHMP preto v Case stiahnutia Ziadosti zastaval nazor, ze prinos lieku Kyndrisa neprevysuje jeho
rizika.
Aké doévody na stiahnutie Ziadosti uviedla spoloénost?

V liste oznamujlcom agenture stiahnutie ziadosti spolo¢nost uviedla, Ze nebude méct v o¢akdvanom
¢asovom ramci vyriesit vyhrady vyboru CHMP, pokial' ide o vysledky klinickych stadii.

List spolo¢nosti oznamujuci agenture stiahnutie ziadosti sa nachadza tu.

Aké su dosledky stiahnutia Ziadosti pre pacientov, ktori sa zicastinuja na
klinickych skuSaniach alebo na programoch na pouZzitie v naliehavych
pripadoch?

Spoloénost uviedla, ze chce zastavit vyvoj lieku, ale ze planuje spolupracovat s lekarmi, pacientmi a
miestnymi regulaénymi organmi, aby umoznili pacientom, ktori st v stcasnosti lieceni, pristup k
zvySnym zasobam lieku Kyndrisa.

Ak ste vSak Ucastnikom klinického sklsania a potrebujete viac informacii o svojej lie¢be, obratte sa na
svojho oSetrujuceho lekara.
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