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Prehlad o lieku Translarna a preco bol povoleny v EU Q/Q

Co je liek Translarna a na ¢o sa pouziva? 0

Liek Translarna sa pouziva na lieCbu pacientov vo veku dva rék rSich s Duchenneovou svalovou
dystrofiou, ktori si schopni chodit. Duchenneova svalova dys%Je genetické ochorenie, ktoré
postupne spésobuje slabost a stratu svalovej funkcie. Liek T%Iarna sa pouziva pri malej skupine
pacientov, ktorych ochorenie je zapric¢inené Specifickou g ickou poruchou (tzv. nezmyselnou
mutéaciou) dystrofinového génu.

Duchenneova svalova dystrofia je zriedkava, a pret Qiek Translarna dna 27. maja 2005 oznaceny

za tzv. liek na ojedinelé ochorenia (,orphan medi€ifid®). Dalsie informéacie o oznadeni lieku za liek na
ojedinelé ochorenia mdZete najst tu: ema.eur u/Find medicine/Human medicines/Rare disease
designation

Ako sa liek Translarna uZiva?o

Vydaj lieku Translarna je viazanyﬁgrsky predpis a lie¢bu méa zadat Specializovany lekar, ktory ma
e

skisenosti s liecCbou Duchenneo ckerovej svalovej dystrofie.

rna sa pacientom urobi geneticky test na potvrdenie, ze ich
elnou (nonsense) mutéaciou, a teda Ze je pre nich liecba liekom

Pred zacatim liecby Iiekom'P n
ochorenie je zapriCinené
Translarna vhodna.

Liek Translarna jedost y vo forme granulatu (125 mg, 250 mg a 1 000 mg) a uziva sa Ustami po
zamieSani do tek %ebo polotekutého jedla (napr. jogurtu). Liek Translarna sa uziva trikrat denne
a odporucana d@e 10 mg/kg (10 mg na kilogram telesnej hmotnosti) rano, 10 mg/kg na obed

a 20 mg/kg g&er (¢im sa dosiahne celkova denna davka 40 mg/kg).

konta ekara alebo lekarnika.

&
N

Viac inforgéci o pouzivani lieku Translarna si precitajte v pisomnej informacii pre pouzivatela alebo
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Akym sposobom liek Translarna Gcinkuje?

Pacientom s Duchenneovou svalovou dystrofiou chyba bezny dystrofin, protein nachadzajuci sa
v svaloch. KedZ%e tento protein pomaha chranit svaly pred poSkodenim, ked' sa stahuju a uvolfiuju,

’

u pacientov s Duchenneovou svalovou dystrofiou sa svaly po3kodzuju a napokon prestanu fung t.
.
Duchenneova svalova dystrofia mdze byt zapri¢inend viacerymi genetickymi abnormalitam@&

Translarna je uréeny pacientom, ktorych ochorenie je zapri¢inené vyskytom urcitych potu
(nazyvanych nezmyselné mutéacie) dystrofinového génu, v dosledku ktorych sa predca
produkcia bezného dystrofinového proteinu, ¢o vedie k skratenému dystrofinovém
nefunguje spravne. Liek Translarna Gcinkuje u tychto pacientov tak, ze umoznuje
proteinov v bunkach obist poruchu, vdaka ¢omu mézu bunky produkovat funkéhy

tavi

inu, ktory
nizmu tvorby
rofinovy protein.

Aké prinosy lieku Translarna boli preukazané v studiac

V jednej hlavnej studii zahfnajlcej 174 pacientov vo veku od 5 do 20 rokev s Duchenneovou svalovou
dystrofiou, ktori boli schopni chodit, sa dve davky lieku Translarna (4. mg/kg denne a 80 mg/kg
denne) porovnavali s placebom (zdanlivym liekom). Hlavnym meraétjéinnosti bola zmena vo
vzdialenosti, aku bol pacient schopny prejst za $est minGt po % noch lieCby.

Hoci z prvotnej analyzy vysledkov vSetkych udajov zo Studi lynul vyrazny rozdiel vo
vzdialenostiach, ktoré boli schopni prejst pacienti v skupinesieéenej liekom Translarna a v skupine
uzivajucej placebo, z dalSich analyz vyplynulo, Ze scho mhédze sa zhorsila v mensom rozsahu pri
dennej davke 40 mg/kg lieku Translarna nez pri placg®e: po 48 tyzdnoch lieCby pacienti uzivajuci
dennd davku 40 mg/kg lieku Translarna boli schopni jst v priemere o 32 metrov viac nez pacienti
uzivajuci placebo. Udinok bol vyraznejsi v pod @pacientov, ktorych schopnost chédze sa
zhorsovala, pricom pacienti uzivajuci dennd da 0 mg/kg lieku Translarna boli schopni prejst

v priemere o 50 metrov viac nez pacienti uzi i placebo. Priaznivy ucinok nizsej davky podporili aj
zlepSenia inych meradiel G¢innosti vrétwch, toré priamo suvisia s kazdodennymi ¢innostami

pacientov. Pri vy$Sej davke (80 mg/kg ) sa nepozorovalo zlepSenie.

Dalsia $tudia, na ktorej sa zUcastnj pacientov vo veku od 7 do 14 rokov so zhorSujlcou sa
schopnostou chddze, bola doko VQO prvotnom povoleni, jej vysledky sa vSak povaZovali za
nepresvedcivé. Z udajov viak @h

je Cas prebehnutia alebo preﬁe)ia 10 metrov, Cas vyjdenia a zidenia po Styroch schodoch, ako aj ¢as
do straty schopnosti chddZe N obidvoch sStudiach sa priaznivé Ucinky lieku Translarna zdali zjavnejsie
u pacientov s miernym@ enim ochorenia.

ulo, Ze liek Translarna mal pozitivny vplyv na r6zne meradla, ako

v ,

V malej studii zah j deti vo veku od 2 do 5 rokov s Duchenneovou svalovou dystrofiou sa zistilo,
ze zvycajna dév% Translarna 40 mg/kg denne je dostatocna. Na zaklade posudenia fyzickej
aktivity u 12 paciéntov sa zdalo, ze liek Translarna je Ucinny v porovnani so zaznamami 11 pacientov
podobného \éb z minulosti, ktori neboli lieCeni liekom Translarna.

Aké N{Kﬁ sa spajaju s pouzivanim lieku Translarna?
Na'“@,%ie vedlajsie Ucinky lieku Translarna (ktoré mézu postihnit viac ako 5 0séb zo 100) su
racafiie, hnacka, nauzea (pocit nevolnosti), bolest hlavy, bolest Zalidka a plynatost.

Liek Translarna sa nesmie pouzivat si¢asne s aminoglykozidovymi antibiotikami podavanymi formou
injekcie alebo inflzie (kvapkania) do Zily.

Zoznam vsetkych vedlajsich Uc¢inkov pozorovanych pri pouzivani lieku Translarna a zoznam v3etkych
obmedzeni sa nachadza v pisomnej informacii pre pouzivatela.
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Preco bol liek Translarna povoleny v EU?

Eurdpska agentura pre lieky rozhodla, ze prinosy lieku Translarna su vacsie ako rizika spojené s jeho
pouZivanim a Ze liek mdze byt povoleny na jeho pouzivanie v EU.

Napriek potrebe dalSich udajov agentura usudila, Ze z dokazov vyplyva, Ze liek Translarna spo e
zhorSovanie ochorenia a ze jeho bezpecnostny profil nevyvolava zavazné vyhrady. Agentir & a, ze
pacienti s Duchenneovou svalovou dystrofiou potrebuju novy liek na lieCbu tohto zavazigé orenia.

Liek Translarna bol povoleny s tzv. podmienkou. To znamena, Ze sa ¢aka na dalsie déﬁ lieku,
ktoré musi spolo¢nost predlozit. Agentlira kazdy rok prehodnocuje vietky nové dosﬁgnl informacie

a podla potreby aktualizuje tento suhrn. . %
Aké informaécie o lieku Translarna dosial’ neboli predloie@

KedZe liek Translarna bol povoleny s podmienkou, spolo¢nost, ktora Iiek{e a na trh, predlozi
vysledky novej Studie porovnavajucej liek Translarna s placebom na potvrdenie Ucinnosti a bezpecnosti
lieku.

Aké opatrenia sa prijimaji na bezpecné a ﬂéi@ouiivanie lieku

Translarna? c

Na bezpecné a ucinné pouzivanie lieku Translarna boli do nu charakteristickych vlastnosti lieku
a pisomnej informacie pre pouZivatela zahrnuté odporc@a a opatrenia, ktoré maju zdravotnicki
pracovnici a pacienti dodrziavat.

Tak ako pri v3etkych liekoch aj Udaje o pouiiv&xjj U Translarna sa neustale kontroluju. Vedlajsie
ucinky hlasené pri lieku Translarna sa doklad notia a zabezpecuju sa akékolvek nevyhnutné
kroky na ochranu pacientov.

Dalsie informacie o lieku Tr@ﬁrna
Lieku Translarna bolo dia 31. jul udelené povolenie na uvedenie na trh s podmienkou platné

S

Dalsie informacie o lieku Tra@yna sa nachadzaju na webovej stranke agentlry: ema.europa.eu/Find
medicine/Human medicir@gropean public assessment reports.

v celej EU.

Posledna aktualizacia t@ sthrnu: 06-2018
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