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Zamietnutie povolenia na uvedenie na trh pre liek
Elevidys (delandistrogén moxeparvovek)

Eurdpska agentura pre lieky odporudila zamietnut povolenie na uvedenie na trh pre liek Elevidys, ktory
je urceny na lieCbu Duchennovej svalovej dystrofie.

Agentura vydala svoje stanovisko 24. jila 2025. Spoloénost Roche Registration GmbH, ktord poZiadala
o povolenie, mdze poZiadat o opadtovné preskimanie stanoviska do 15 dni od doruéenia stanoviska.

€o je liek Elevidys a aké bolo jeho predpokladané pouzitie?

Liek Elevidys bol vyvinuty ako liek na liecbu Duchennovej svalovej dystrofie, genetickej choroby, ktora
spbsobuje stupriujlcu slabost a atrofiu (ublddanie) svalstva. Mal sa pouZivat u deti vo veku od 3 do 7
rokov, ktoré dokazu chodit.

Liek Elevidys obsahuje lie¢ivo delandistrogén moxeparvovek a mal sa podavat vo forme jednej inflzie
(na kvapkanie) do Zzily.

Liek Elevidys bol 28. februara 2020 oznaceny za tzv. liek na ojedinelé ochorenia (liek pouzivany pri
zriedkavych chorobach) na lieCbu Duchennovej svalovej dystrofie. Viac informacii o oznacovani liekov
ako lieky na zriedkavé choroby sa nachadza na webovej stranke agentury:
ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu-3-20-2250.

Akym sposobom liek Elevidys Gcinkuje?

Pacientom s Duchennovou svalovou dystrofiou chyba normalny dystrofin, protein, ktory sa vyskytuje
najma v kostrovych svaloch (pouzivanych na pohyb) a v bunkach srdcového svalu. KedZe tento protein
pomaha chranit svaly pred poskodenim, ked' sa stahuju a uvolfiuji, u pacientov s touto chorobou svaly
postupne slabn( a napokon prestant fungovat.

LiecCivo lieku Elevidys, delandistrogén moxeparvovek, je vyrobené z virusu, ktory obsahuje geneticky
material na tvorbu skratenej verzie dystrofinu. Liek bol navrhnuty tak, aby geneticky material prenikol
do kostrovych svalov a srdca. Jednorazova inflizia mala u pacienta stimulovat produkciu skratenej
formy dystrofinu, a tym spomalit progresiu ochorenia.
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Akou dokumentaciou podlozila spoloénost svoju Ziadost?

Spolo¢nost predlozila idaje z hlavnej Stidie zahffiajicej 125 deti vo veku od 4 do 7 rokov

s Duchennovou svalovou dystrofiou, ktoré dokazali chodit. Dostali jednorazovu inflziu lieku Elevidys
alebo placeba (zdanlivy liek). Hlavhym meradlom Gcinnosti bol U¢inok na schopnost pohybu pocas 12
mesiacov, ktory sa hodnotil pomocou Standardnej stupnice nazyvanej North Star Ambulatory
Assessment (NSAA). Stupnica sa pohybuje od 0 do 34, pricom vys$$ie skére znamenad lepsiu schopnost
pohybu.

Aké boli hlavné dovody zamietnutia povolenia na uvedenie na trh?

V $tudii sa nepreukdzalo, Ze by liek Elevidys mal po 12 mesiacoch G&inok na schopnost pohybu.
Zlepsenie skore NSAA sa pozorovalo u pacientov, ktori dostali liek Elevidys, ako aj u pacientov, ktori
dostali placebo. Rozdiel v zmene skére NSAA medzi tymito dvomi skupinami bol 0,65 na 34-bodovej
stupnici a nebol Statisticky vyznamny, ¢o znamend, Zze mdze byt ndhodny. Hoci sa okrem toho
preukazalo, Ze u mnohych pacientov lieCenych liekom Elevidys sa vytvarala kratSia forma
dystrofinového proteinu, nebolo mozné stanovit zlepsenie schopnosti pohybu suvisiace s hladinou
dystrofinu.

Spoloc¢nost predlozila aj Udaje o podskupine pacientov, u ktorych sa zdalo, Ze lepS$ie odpovedaju na liek
Elevidys. U¢innost lie¢by sa véak nepreukazala ani v tejto skupine.

Spoloc¢nost poziadala o podmieneéné povolenie na uvedenie na trh. Agentura vsak zastdvala nazor, ze
prinosy lieku Elevidys neboli preukazané, a preto odporucila zamietnut podmieneéné povolenie na
uvedenie na trh.

Aké su dosledky stiahnutia Ziadosti pre pacientov, ktori sa zicastiuja na
klinickych skasaniach?

Spoloénost informovala agenttru, Ze pre pacientov, ktori sa z(i¢astfiuju na klinickych skdsaniach lieku,
nevyplyvaju ziadne dosledky. V sucasnosti su vsetky klinické skusania lieku Elevidys docasne
pozastavené; ziadni pacienti nie su lieceni liekom Elevidys. Pacienti, ktori boli v minulosti lie¢eni liekom
Elevidys v ramci klinického sklsania, sa nadalej monitoruju.

Ak sa z(clastriujete na klinickom skusani a potrebujete viac informacii o svojej lie¢be, obratte sa na
svojho osSetrujlceho lekara.
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