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Duvyzat (givinostat)
Sammanfattning av Duvyzat och varfér det ar godkant inom EU

Vad ar Duvyzat och vad anvands det for?

Duvyzat &r ett ldkemedel som anvénds foér att behandla personer frén 6 ars alder med Duchennes
muskeldystrofi som kan g& och redan behandlas med kortikosteroider. Duchennes muskeldystrofi &r en
genetisk sjukdom som leder till en gradvis 6kande svaghet och férlorad muskelfunktion.

Duchennes muskeldystrofi ar sallsynt och Duvyzat klassificerades som sarlakemedel (ett |dkemedel
som anvands vid sallsynta sjukdomar) den 4 juli 2012. Mer information om klassificeringen som
sarlakemedel finns p& EMA:s webbplats.

Duvyzat innehdller den aktiva substansen givinostat.

Hur anvands Duvyzat?

Duvyzat ar receptbelagt och ska férskrivas av en lakare med erfarenhet av att behandla patienter med
Duchennes muskeldystrofi.

Duvyzat finns som en vétska som ska tas genom munnen tillsammans med mat tvd ganger om dagen.
Innan behandlingen med Duvyzat inleds kommer lékarna se till att patienterna har normala
trombocytnivaer (trombocyter &r komponenter som hjélper blodet att koagulera). Under behandlingen
ska nivderna av trombocyter och triglycerider évervakas regelbundet och dosen av Duvyzat kan
behdva justeras baserat pa resultaten. Dosen av Duvyzat kan dven behéva justeras hos patienter som
far diarré (fler &n fyra tarmtémningar per dag) under behandlingen.

For mer information om hur du anvander Duvyzat, |as bipacksedeln eller tala med lakare eller
apotekspersonal.

Hur verkar Duvyzat?

Den aktiva substansen i Duvyzat, givinostat, blockerar aktiviteten hos vissa enzymer, namligen
histondeacetylaser (HDAC), som kontrollerar hur gener ldses av och anvands for att producera
proteiner, inklusive de som medverkar i muskelreparationen.

Det antas att dystrofiska muskelceller har 6kad HDAC-aktivitet, vilket minskar produktionen av
proteiner som reparerar muskler, vilket leder till inflammation, arrbildning och fértjockning, samt
ansamling av fett i musklerna.
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Genom att blockera HDAC-aktiviteten bidrar givinostat till att 3terstalla produktionen av proteiner som
medverkar i muskelreparationen, vilket minskar muskelskadan och hjéalper till att sakta ner
sjukdomens utveckling.

Vilka fordelar med Duvyzat har visats i studierna?

I en huvudstudie pad pojkar i dldern 6 &r eller dldre med Duchennes muskeldystrofi som kunde g& och
behandlades med kortikosteroider visade sig Duvyzat sakta ner férsamringen av patienternas
gangférmaga.

I studien fick 81 pojkar Duvyzat och 39 placebo (overksam behandling), bdda som tillagg till
kortikosteroider. Huvudeffektmattet var férandringen av patienternas gangférmaga, uppméatt som den
tid som kravdes for att g& uppfor fyra trappsteg.

Efter 18 manaders behandling tog det i genomsnitt 1,25 sekunder léngre tid for patienterna som tog
Duvyzat att ga uppfér fyra trappsteg. Okningen var stérre hos dem som fick placebo, fér vilka det i
genomsnitt tog 3,03 sekunder léngre.

Vilka ar riskerna med Duvyzat?

En fullstéandig forteckning éver biverkningar och restriktioner fér Duvyzat finns i bipacksedeln.

De vanligaste biverkningarna som orsakas av Duvyzat (kan forekomma hos fler an 1 av 10 anvandare)
ar diarré, buksmarta, trombocytopeni (18gt antal blodplattar), krakningar och hypertriglyceridemi
(héga blodnivaer av triglycerider, en typ av fett).

Varfor ar Duvyzat godkant i EU?

Vid tidpunkten for godkannandet var kortikosteroider de enda anvanda lakemedlen for att behandla
Duchennes muskeldystrofi. P& grundval av studieresultaten férvéntas Duvyzat férdréja
sjukdomsforloppet, sérskilt nar behandlingen inleds tidigt. Det rddde dock osékerhet kring
omfattningen av Duvyzats effekt och Europeiska ldkemedelsmyndigheten (EMA) begarde darfor att
ytterligare studier skulle genomfdras for att bekrafta lakemedlets effektivitet. Biverkningarna av
Duvyzat var oftast lindriga till mattliga och ansdgs hanterbara. EMA fann darfor att fordelarna med
Duvyzat ar storre an riskerna och att Duvyzat kan godkannas for férsaljning i EU.

Duvyzat har godkants enligt reglerna om "villkorat godkdnnande”. Detta innebar att det har beviljats
pa grundval av mindre omfattande data &n vad som normalt kravs, eftersom det tillgodoser ett
ouppfyllt medicinskt behov. EMA anser att fordelarna med att ha Idkemedlet tillgangligt tidigare
uppvéger riskerna vid anvandning av det i vdntan pa ytterligare beldgg.

Féretaget maste lamna in ytterligare uppgifter om Duvyzat. Féretaget maste ldmna in resultat fran tva
studier for att bekréafta lakemedlets sékerhet och effekt, d&ven pd 18ng sikt. EMA kommer att granska
ny information om produkten varje ar.

Vad gors for att garantera saker och effektiv anvandning av Duvyzat?

Rekommendationer och férsiktighetsatgarder som halso- och sjukvardspersonal och patienter ska
iaktta for saker och effektiv anvandning av Duvyzat har tagits med i produktresumén och
bipacksedeln.
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Liksom for alla ldakemedel 6vervakas de vetenskapliga uppgifterna fér Duvyzat kontinuerligt. Misstankta
biverkningar som har rapporterats for Duvyzat utvarderas noggrant och nédvéandiga atgarder vidtas for
att skydda patienterna.

Mer information om Duvyzat

Mer information om Duvyzat finns p& EMA:s webbplats:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/duvyzat.
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