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Zamietnutie zmeny povolenia na uvedenie &r pre liek

Translarna (ataluren) Q/
Opéatovné preskumania potvrdilo zamietnutie {

Po preskimani svojho povodného stanoviska Eurdpska agent% lieky potvrdila svoje odporucanie
zamietnut zmenu povolenia na uvedenie na trh pre liek Tran (ataluren).Zmena zahffala
roz8irenie indikacie o lieCbu pacientov s Duchennovou sval ystrofiou, ktori uz nie st schopni
chodit. 6

Agentura vydala svoje stanovisko 17. oktobra 201% onceni opatovného preskimania. Svoje
a

povodné stanovisko vydala 27. jana 2019.
Spolo¢nostou, ktord poZiadala o zmenu povole@ Translarna, je spoloénost PTC Therapeutics

International Limited. Q

Co je liek Translarna a na ¢o gaouiiva?

Translarna je liek, ktory sa pouziv Qébu pacientov vo veku dvoch rokov a starsich s Duchennovou
svalovou dystrofiou, ktori st sch i chodit. Duchennova svalova dystrofia je genetické ochorenie,
ktoré postupne spdsobuje §fb stratu svalovej funkcie.Liek Translarna sa pouZiva pri malej
skupine pacientov, ktorych o@o]enie je zapric¢inené Specifickou genetickou poruchou (tzv.
nezmyselnou mutaciou) dystrofinového génu.

7,

Liek Translarna je v E oleny od jula 2014.0bsahuje liecivo ataluren a je k dispozicii vo forme

granulatu, ktory s%.pzivat' cez Usta.

Viac informacii a@snych pouzitiach lieku Translarna sa nachadza na webovej stranke
agentlilry:emfieurODa.eu/medicines/human/EPAR/transIarna.

0 aki zmenu spoloénost poziadala?

ol poziadala o rozsirenie indikacie o lieCbu pacientov s Duchennovou svalovou dystrofiou, ktori

S
u aZu chodit.
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Akym sposobom liek Translarna Gcinkuje?

Pacientom s Duchennovou 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 Duchennovou svalovou dystrofiou sa svaly poskodzuja a napokon prestanu fungoyag.
L 4
Duchennova svalova dystrofia mbze byt zapri¢inend viacerymi genetickymi abnormalitami.r'b\

Translarna je uréeny pacientom, ktorych ochorenie je zapri¢inené vyskytom urcitych pogu
(nazyvanych nezmyselné mutéacie) dystrofinového génu, v dosledku ktorych sa predca tavi
produkcia dystrofinu, ¢o vedie k skratenému dystrofinovému proteinu, ktory nefunguij ravne. Liek
Translarna Ucinkuje u tychto pacientov tak, Ze umoznuje mechanizmu tvorby prot &N bunkéach
obist poruchu, vdaka ¢omu mézu bunky produkovat funkény dystrofinovy protéi %

Akou dokumentaciou podlozila spoloénost svoju iiados&%

Spoloénost predloZila Gdaje, ktoré preukazuju, Ze telo reaguje na liek podgbnym spdsobom u
pacientov, ktori st schopni chodit, aj u tych, ktori nedokazu chodit’.g

Spoloénost okrem toho predloZila vysledky s$tlidie zahfriajicej, 94 igntov s nezmyselnou mutéaciou

Duchennovej svalovej dystrofie, z ktorych 44 uz nemohlo chodi Qi hlavnym cielom stadie bolo

posudit bezpecnost lieku Translarna z dlhodobého hladiska, la sa v nej aj uéinnost lie¢by

u pacientov, ktori nemézu chodit, a merali sa v nej zmen nkcii pltc. Spolo¢nost potom porovnala
\mvalovou dystrofiou zaznamenanymi

v databaze siete CINRG (Cooperative International omuskcular Research Group).

vysledky s historickymi tdajmi od pacientov s Duchen

Aké boli hlavné dévody zamietnut{@eny povolenia na uvedenie na trh?

To, Ze telo reaguje na liek Translarna podobn%pésobom u pacientov, ktori st schopni chodit, aj u
tych, ktori nedokézu chodit, nestacilo na potvrd@nie Gdinnosti lieku Translarna u tychto pacientov. Je
tomu tak preto, lebo pacienti, ktori nie aé.opm’ chodit, st v pokrocilom $tadiu ochorenia a maju
znizenu svalovli hmotu. Prinosy Iieéb@tym padom mozu lisit.

Ani dodatoénymi Gdajmi zo $tidiessa Memohol potvrdit prinos lieku Translarna u pacientov, ktori uz
nedokazu chodit, pretoze spds ym sa Udaje z databazy CINRG vyberali a analyzovali a ktory sa
pouzil na nepriame porovnanfe Ucinkov lieku Translarna, bol problematicky.

Agentura preto dospela k@bru, Zze pomer prinosu a rizika lieku Translarna pri lieCbe pacientov, ktori
t

nemézu chodit, nemoi@ novit, a odporucila zamietnut zmenu povolenia na uvedenie na trh. Po
opatovnom presk@amani zamietnutie potvrdilo.

Ma stiahnut@adosti dosledky na pacientov, ktori sa zGcastiuja na
klinickyc@kuéaniach?

Spolo¢nost informovala agenttru, Ze pre pacientov, ktori sa z(¢astfiuju na klinickych skisaniach,
nevyp U ziadne dosledky.

AK ak ucastnikom klinického skusania a potrebujete viac informacii o svojej lieCbe, pozhovarajte
WSVOjim lekarom, u ktorého klinické skuSanie podstupujete.

Co sa stane s liekom Translarna, ktory sa pouziva na lie¢bu pacientov
s Duchennovou svalovou dystrofiou, ktori sG schopni chodit?

Na pouzivanie lieku Translarna v jeho povolenej indikacii nevyplyvaju ziadne dosledky.
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