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Avslag pa ansdkan om godkannande for férsaljning av
Elevidys (delandistrogen-moxeparvovek)

Europeiska lakemedelsmyndigheten (EMA) har rekommenderat avslag pa ansékan om godkdnnande
for forsaljning av Elevidys, ett lakemedel avsett for behandling av Duchennes muskeldystrofi.

EMA utfardade sitt yttrande den 24 juli 2025. Féretaget som ansdkte om godkannandet, Roche
Registration GmbH, kan begdra en omprdvning av yttrandet inom 15 dagar efter att det mottagit
yttrandet.

Vad ar Elevidys och vad skulle det anvdndas for?

Elevidys togs fram som ett lakemedel fér behandling av Duchennes muskeldystrofi, en genetisk
sjukdom som orsakar 6kad muskelsvaghet och muskelatrofi (fértvining av musklerna). Det var avsett
for barn i aldern 3-7 &r som kan ga.

Elevidys inneh3ller den aktiva substansen delandistrogen-moxeparvovek och skulle ges som en
engangsinfusion (dropp) i en ven.

Elevidys klassificerades den 28 februari 2020 som ett sarlédkemedel (ett Idkemedel som anvéands vid
sallsynta sjukdomar) avsett att anvandas vid Duchennes muskeldystrofi. Mer information om
klassificeringen som sérlakemedel finns pa EMA:s webbplats:
ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu-3-20-2250.

Hur verkar Elevidys?

Patienter med Duchennes muskeldystrofi saknar normalt dystrofin, ett protein som framst finns i
skelettmusklerna (de muskler som vi anvander for att kunna réra pa oss) och hjartmuskelcellerna.
Eftersom detta protein ocksa hjalper till att skydda musklerna mot skador nar de dras samman och
slappnar av, blir musklerna hos patienter med sjukdomen gradvis svagare och slutar s& sm&ningom att
fungera.

Den aktiva substansen i Elevidys, delandistrogen-moxeparvovek, ar tillverkad av ett virus som
innehaller genetiskt material foér att framstélla en trunkerad (kortare) version av dystrofin. Likemedlet
utformades for att fora in det genetiska materialet i skelettmusklerna och hjartmuskelcellerna. En
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engangsinfusion var avsedd att méjliggéra framstéllningen av en férkortad form av dystrofin och pa s
satt fordréja sjukdomens utveckling.

Vad har foretaget lamnat in som stod for sin ansékan?

Foretaget presenterade uppgifter frdn en huvudstudie pd 125 barn i dldern 4-7 &r med Duchennes
muskeldystrofi som kunde gd. De fick en infusion med antingen Elevidys eller placebo (overksam
behandling). Huvudeffektmattet var en effekt pa rérelseféSrmagan under 12 manader, vilket bedémdes
med hjélp av standardskalan North Star Ambulatory Assessment (NSAA). Skalan stracker sig fran O till
34, dar hégre poang tyder pd battre rérelseférmaga.

Vilka var de framsta skalen till att avsla ansokan om godkannande for
forsaljning?

Studien visade inte att Elevidys hade nagon effekt pa rérelseféSrmagan efter 12 manader. Férbattringar
av NSAA-podngen observerades bade hos de patienter som fick Elevidys och hos de patienter som fick
placebo. Skillnaden i férandringen av NSAA-podngen mellan de tvd grupperna var 0,65 pa en skala
med 34 podng och den var alltsa inte statistiskt signifikant, vilket innebé&r att den kan ha berott pa en
slump. Aven om manga av de patienter som behandlades med Elevidys visade sig framstélla en
kortare form av dystrofinproteinet, kunde nivderna av dystrofin inte kopplas till en férbattring av
rérelseférmdgan.

Foretaget lade ocksd fram uppgifter for en patientundergrupp som verkade svara béttre pd Elevidys,
men inte heller i denna grupp pgvisades n%gon effekt av behandlingen.

Foéretaget hade ansdkt om villkorligt godkannande for forsaljning, men eftersom EMA fann att nyttan
med Elevidys inte hade pavisats, rekommenderade EMA att ett sddant godkannande for férsaljning inte
skulle beviljas.

Paverkar detta avslag patienter som deltar i kliniska provningar?

Féretaget informerade EMA om att detta inte far ndgra féljder for patienter i kliniska prévningar. Fér
narvarande ar alla kliniska prévningar med Elevidys tillfélligt pausade och inga patienter behandlas
med Elevidys. Patienter som tidigare behandlats med Elevidys i en klinisk prévning fortsatter att
Overvakas.

Om du deltar i en klinisk prévning och behéver mer information om din behandling kan du kontakta
lakaren i den kliniska prévningen.
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