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vDetta lakemedel ar foremal for utkad 6vervakning. Detta kommer att géra det mojligt att snabbt
identifiera ny sékerhetsinformation. Halso- och sjukvardspersonal uppmanas att rapportera varje
misstankt biverkning. Se avsnitt 4.8 om hur man rapporterar biverkningar.

1. LAKEMEDLETS NAMN Q

Translarna 125 mg granulat for oral suspension N
Translarna 250 mg granulat for oral suspension . Q
Translarna 1 000 mg granulat for oral suspension .\'\

2. KVALITATIV OCH KVANTITATIV SAMMANSATTNING

*
Translarna 125 mg granulat for oral suspension ‘\O
Varje dospase innehaller 125 mg ataluren.

Translarna 250 mg granulat for oral suspension
Varije dospase innehaller 250 mg ataluren.

Varije dospase innehaller 1 000 mg ataluren.

For fullstdndig forteckning éver hjalpdmnen, se avsnitt 6.1

Q
&
Translarna 1 000 mg granulat for oral suspension ,’,O

3. LAKEMEDELSFORM Q

Granulat for oral suspension. {
Vitt till benvitt granulat. 0)
AN

4. KLINISKA UPPGIFTER
4.1 TerapeutiskaindikationKiQ

Translarna ar avsett for behan@] av Duchennes muskeldystrofi, som orsakas av en nonsensmutation
i dystrofingenen, hos rdrli’epa ienter 2 ar och dldre (se avsnitt 5.1).

*
*
Né&rvaron av en nonsens/a'tation i dystrofingenen ska faststéllas genom genetisk testning (se avsnitt

4.4). X

4.2 Doserir@g{administreringssétt

Behandlin @eﬁ Translarna ska endast sattas in av specialistlakare med erfarenhet av
behand@v Duchenne och Beckers muskeldystrofi.

Do
*
'@luren ska administreras oralt varje dag i 3 doser.
\6en forsta dosen ska tas pa morgonen, den andra dosen mitt pa dagen och den tredje dosen pa kvallen.
Rekommenderade doseringsintervall &r 6 timmar mellan doserna pa morgonen och mitt pa dagen,

6 timmar mellan doserna mitt pa dagen och kvéllen, och 12 timmar mellan dosen pa kvéllen och den
forsta dosen nésta dag.



Den rekommenderade dosen ar 10 mg/kg kroppsvikt pa morgonen, 10 mg/kg kroppsvikt mitt pa
dagen, och 20 mg/kg kroppsvikt pa kvéllen (for en total daglig dos pa 40 mg/kg kroppsvikt).

Translarna &r tillgangligt som dospasar pa 125 mg, 250 mg eller 1 000 mg. Tabellen nedan ger
information om vilken styrka pa dospasen/-pasarna som ska anvandas for att forbereda den
rekommenderade dosen enligt kroppsviktsintervall.

Antal dospésar Ny
Viktintervall Morgon Lunch KV{.L‘\
(kg) 125mg | 250 mg 1000 125mg | 250 mg 1 000 125 mg 1000
dospasar | dospasar mg dospésar | dospasar mg dospéasar asar mg
dospasar dospasar N dospasar
12 | 14 1 0 0 1 0 0 (R 1 0
15 | 16 1 0 0 1 0 0 %S) 1
17 | 20 0 1 0 0 1 0 R 1 0
21 | 23 0 1 0 0 1 0 1 1 0
24 | 26 0 1 0 0 1 0 f.\) 0 2 0
27 | 31 0 1 0 0 1 1 2 0
32 | 35 1 1 0 1 1 1 2 0
36 | 39 1 1 0 1 1 taN0 0 3 0
40 | 44 1 1 0 1 1 (Vo 1 3 0
45 | 46 0 2 0 0 2N o0 1 3 0
47 | 55 0 2 0 0 2N 0 0 0 1
56 | 62 0 2 0 0 AN/ 0 0 1 1
63 | 69 0 3 0 0o [\J3 0 0 1 1
70 | 78 0 3 0 0 @ 3 0 0 2 1
79 | 86 0 3 0 ol 3 0 0 3 1
87 | 93 0 0 1 O 0 1 0 3 1
94 | 105 0 0 1 [L N7 0 1 0 0 2
106 | 111 0 0 1.y o 0 1 0 1 2
112 | 118 0 1 1 Y o 1 1 0 1 2
119 | 125 0 1 &Q/ 0 1 1 0 2 2

Fordrojd eller missad dos ¢ Q

Vid en férdrdjning av ad 'naferingen av ataluren pa mindre an 3 timmar efter doserna pa morgonen
eller mitt pa dagen, ell;ei&dre an 6 timmar efter kvallsdosen, ska dosen tas utan nagra forandringar
av efterfoljande doseri hema. Vid en fordréjning pa mer an 3 timmar efter doserna pa morgonen
eller mitt pa dagen;gller mer an 6 timmar efter kvallsdosen, ska dosen inte tas, och patienterna ska
fortsétta sitt vanli seringsschema. Patienterna ska inte ta en dubbel eller extra dos om en dos
missas. Det &r: att administrera korrekt dos. Okning av dosen éver den rekommenderade dosen
kan eventuellléocieras med minskad effekt.

SéarskildafPepulationer

Ald
.%eten och effekten av ataluren for patienter 65 ar och aldre har annu inte faststallts (se avsnitt

)

\ﬁedsatt njurfunktion

Ingen dosjustering ar nodvandig till patienter med latt till mattligt nedsatt njurfunktion. Behandling av
patienter med gravt nedsatt njurfunktion (eGFR < 30 ml/min) eller kronisk njursvikt rekommenderas
inte (se avsnitt 4.4 och 5.2).




Nedsatt leverfunktion
Ingen dosjustering ar nodvandig till patienter med latt, mattligt eller gravt nedsatt leverfunktion (se
avsnitt 5.2).

Pediatrisk population

Pediatriska patienter med en kroppsvikt > 12 kg behandlas enligt doseringsrekommendationerna er%
viktintervall (se ovanstaende doseringstabell) Rekommenderad dos ar densamma for alla Q
aldersintervall, dvs. 10 mg/kg kroppsvikt pa morgonen, 10 mg/kg kroppsvikt mitt pa dagen ocﬂ\

20 mg/kg kroppsvikt pa kvéllen (med en total daglig dos pa 40 mg/kg kroppsvikt).

Sékerheten och effekten av Translarna for barn <12 kg och fran 6 manader till 2 ar ha @[
faststéllts. Inga data finns tillgangliga. %

Administreringssatt

Translarna ska administreras oralt efter det blandats till en suspension i vétsﬁoeller i halvfast mat.
Dospasarna bor endast 6ppnas nar dosen ska beredas. Hela innehallet i vyje Bospase bor blandas med
minst 30 ml vétska (vatten, mjolk, fruktjuice) eller 3 matskedar halvfa yoghurt eller appelmos).
Den beredda dosen ska blandas val fére administrering. Mangden vé{kla ler halvfast mat kan tkas
baserat pa patientens preferens. Patienterna ska ta hela dosen.

*
Anvisningar om beredning av lakemedlet fore administrering jl@l avsnitt 6.6.
4.3 Kontraindikationer b
Overkénslighet mot den aktiva substansen eller mot na jalpdmne som anges i avsnitt 6.1.
Samtidig anvandning av intravendsa aminoglyko@r (se avsnitt 4.4 och 4.5).

4.4 Varningar och forsiktighet Q

Patienter som inte har en nonsensmutati’p&

Patienterna maste ha en med genetisk testning faststalld nonsensmutation i dystrofingenen som en del
av sitt underliggande sjukdomstil . Patienter som inte har en nonsensmutation ska inte ta ataluren.

Nedsatt njurfunktion '\Q

En okad atalurenexpone T‘Q,och 6kad méangd atalurenmetabolit har rapporterats hos patienter med
gravt nedsatt njurfunkt eGFR < 30 ml/min). Metabolitens toxicitet ar inte kdnd. Hogre
atalurenexponeWcierades med potentiell minskad effekt. Patienter med gravt nedsatt

njurfunktion eller sk njursvikt ska darfor endast behandlas med ataluren om den forvéntade
Kliniska nyttaz ager den potentiella risken, och ska dvervakas noggrant med avseende pa

eventuell metdbdhittoxicitet och minskad effekt. En lagre atalurendos ska 6vervagas.

Behan;&% inte séttas in hos tidigare obehandlade patienter med eGFR < 30 ml/min (se avsnitt 4.2
och 5.

ringar i lipidprofilen

L 4
rund av rapporter om férandringar i lipidprofilen (6kade triglycerider och kolesterol) for vissa
patienter i kliniska provningar, rekommenderas att totalt kolesterol, LDL, HDL och triglycerider
overvakas pa arlig basis hos nmDMD-patienter (nonsensmutation Duchennes muskeldystrofi) som
far ataluren, eller oftare enligt behov baserat pa patientens kliniska tillstand.



Hypertension vid samtidig systemisk kortikosteroidbehandling

Eftersom det i kliniska provningar rapporterades hypertension for vissa patienter vid samtidig
anvandning av systemiska kortikosteroider, rekommenderas att vilande systoliskt och diastoliskt
blodtryck mats var sjatte manad hos nmDMD-patienter som far ataluren samtidigt med
kortikosterioder, eller oftare enligt behov, baserat pa patientens kliniska tillstand.

*

Eftersom sma 6kningar av genomsnittligt serumkreatinin, blodureakvave (BUN), och cy%%
> eller

Overvakning av njurfunktion ’\Q

observerades i kontrollerade studier av nmDMD, rekommenderas att serumkreatinin,

cystatin C mats var sjétte till var tolfte manad hos nmDMD-patienter som far atalure

enligt behov, baserat pa patientens kliniska tillstand. {
*

oftare

Potentiella interaktioner med andra lakemedel

Forsiktighet ska iakttas nar ataluren samadministreras med lakemedel saﬂé«ducerare av UGT1A9,
eller substrat fér OAT1 eller OAT3 (se avsnitt 4.5). (\

Aminoglykosider &/

aluren in vitro. Dessutom visade

. Samadministrering av dessa

den mekanism genom vilken ataluren
d, rekommenderas inte samtidig

70m detta dr oundvikligt (t.ex. vancomycin
akning av njurfunktionen (se avsnitt 4.5)

Aminoglykosider har visats minska genomlésningsaktiviteten
sig ataluren dka nefrotoxiciteten hos intravendsa aminogly,
lakemedel med ataluren ska undvikas (se avsnitt 4.3). Efte
Okar nefrotoxicitet av intraventsa aminoglykosider inte &
anvandning av andra nefrotoxiska lakemedel med ata
for behandling av MRSA) rekommenderas noggrann

4.5 Interaktioner med andra lakemedel ov{g{iga interaktioner

*

Aminoglykosider QQ

*
Ataluren ska inte samadministreras nﬂ@avenésa aminoglykosider, baserat pa fall av nedsatt
njurfunktion som observerats i en I&n/is prévning med patienter med nmCF (se avsnitt 4.3).

Forhdjning av serumkreatinin ipiréaffade hos flera nmCF-patienter som behandlades med ataluren och
intravendsa aminoglykosider tilsdmmans med andra antibiotika for exacerbationer av cystisk fibros.
Forhojningen av serumkre timh forsvann i alla fallen vid utséttning av den intravendsa
aminoglykosiden, och a f&gen fortsatt behandling med eller avbrytande av Translarna. Dessa fynd
talar for att samadministfeing av Translarna och intravenésa aminoglykosider kan forstarka den
nefrotoxiska effektem av aminoglykosiderna. Om behandling med intravendsa aminoglykosider &r
nodvandig ska dagfr Wehandlingen med Translarna stoppas och kan aterupptas 2 dagar efter att
administrerin%a inoglykosiden har avslutats. Effekten av samadministrering av ataluren med

andra nefroto lakemedel ar inte kénd.

Dehydre %n vara en bidragande orsak i vissa av dessa fall. Patienter ska bibehalla adekvat
hydreri edan de tar ataluren (se avsnitt 4.4).
.B%% andra lakemedel pa atalurens farmakokinetik
. at pa in vitro-studier, ar ataluren ett substrat av UGT1A9. Samadministrering med rifampicin, en
@k inducerare av metabola enzymer inkluderande UGT1A9, sankte atalurenexponering med 29 %.
etydelsen av dessa fynd for ménniska ar okand. Forsiktighet ska iakttas nar ataluren
samadministreras med lakemedel som &r inducerare av UGT1AQ9 (t.ex. rifampicin).



Effekt av ataluren pa farmakokinetiken for andra lakemedel

Baserat pa in vitro-studier, har ataluren potential att hamma UGT1A9, organisk anjontransportor 1
(OAT1), organisk anjontransportdr 3 (OAT3) och organisk anjontransporterande polypeptid 1B3
(OATP1B3). Samadministrering av ataluren med mykofenolatmofetil till friska forsokspersoner
paverkade inte exponeringen av dess aktiva metabolit, mykofenolsyra (ett substrat for UGT1A). Ingen
dosjustering ar nédvandig vid samadministrering av ataluren med lakemedel som &r substrat for Q

UGT1AO. Q

*
I en Klinisk studie for att utvardera atalurens potential att hamma OATP1B3:s transports@ d
hjalp av en enkel 80 mg dos telmisartan, ett in vitro, selektivt substrat for OATP1B3, 6k luren
exponeringen for telmisartan med 28 %. Denna effekt anses inte vara kliniskt relevant'*@ lertid,
denna effekstorlek kan vara stérre for 40 mg dosen av telmisartan. Darfor ska forsikti akttas nér
ataluren samadministreras med lakemedel som &r substrat for OAT1 eller OATP1 grund av
risken for 0kad koncentration av dessa ldkemedel (t.ex. oseltamivir, aciklovir, a&il, furosemid,
bumetanid, valsartan, pravastatin, rosuvastatin, atorvastatin, pitavastatin). é&

Forsiktighet ska iakttas nér ataluren samadministreras med OAT3-substr¢®<. ciprofloxacin),
sarskilt OAT3-substrat med smalt terapeutiskt fonster. I en klinisk stud(\/ graden av exponering for
ciprofloxacin 32 % hdgre i narvaro av ataluren. | en separat klinisk studie'ar graden av exponering
for adefovir 60 % hogre i nérvaro av ataluren. Forsiktighet ska iakguir ataluren samadministreras

med adefovir. '?O

Baserat pa in vitro-studierna, forvantas ataluren inte vara are av varken p-gp-medierad
transport eller cytokrom P450-medierad metabolism. Pa li e satt forvéntas inte ataluren in vivo
vara inducerare av cytokrom P450-isoenzymer.

Samadministrering av kortikosteroider (deflazakort, p%ison, eller prednisolon) med ataluren
paverkade inte koncentrationerna av ataluren i pl . Ingen Kliniskt relevant forandring i
plasmakoncentrationerna av kortikosteroider sags ¥itl samadministrering av ataluren. Dessa data
indikerar ingen uppenbar l&ékemedelsinterakti ellan kortikosteroider och ataluren och inga

dosjusteringar kravs. Q

*
*
Lakemedel som paverkar p—qukoprotuiQ nsportdren

paverkas troligen inte av lake om hammar p-glykoproteintransportoren.

*

In vitro &r ataluren inte ett subst%é@p-glykoproteintransportb’ren. Farmakokinetiken for ataluren

*

Graviditet ”O

Det finns inte tiIIr@éa uppgifter om anvandning av ataluren hos gravida kvinnor. Djurstudier har
visat reprodu “00\ xikologiska effekter endast vid doser som resulterade i moderstoxicitet (se avsnitt
5.3).

Som en fbr@ghetsétgérd rekommenderas att man undviker anvandning av ataluren under

gravid@

Am

*
\’? r okant om ataluren/metaboliter utsondras i brostmjolken. Tillgangliga
f

4.6 Fertilitet, graviditickh amning

makodynamiska/toxikologiska djurdata har visat att metaboliter fran ataluren utsondras i mjolk (se
vsnitt 5.3). En risk for det ammade nyfodda barnet/spadbarnet kan inte uteslutas.

Amning ska avbrytas under behandling med ataluren.



Fertilitet

Icke-kliniska data baserat pa en standardstudie av han- och honfertilitet hos rattor avsl6jade ingen risk
for manniskor (se avsnitt 5.3).

4.7 Effekter pa formagan att framfora fordon och anvanda maskiner Q

Effekten av ataluren pa formagan att kora bil, att cykla eller att anvanda maskiner har inte tesl‘agi
Patienter som upplever yrsel ska iaktta forsiktighet nar de kor bil, cyklar eller anvander mgs@.

4.8 Biverkningar .’,b\,\

Sammanfattning av sakerhetsprofilen @
*

L 4

Sékerhetsprofilen for ataluren ar baserad pa sammanslagna data fran tva randc“'%@ade, dubbelblinda,
48-veckors placebokontrollerade studier av sammanlagt 232 manliga patienter med Duchennes
muskeldystrofi (hnmDMD), orsakat av en nonsensmutation, som behandlaém den rekommenderade
dosen pa 40 mg/kg/dag (10, 10, 20 mg/kg, n = 172) eller vid en dos pa /kg/dag (20, 20, 40
mg/kg; n = 60), jamfort med placebobehandlade patienter (n = 172)&

De vanligaste biverkningarna i de tva placebokontrollerade studi
illamaende, huvudvark, smarta i 6vre buken och véaderspannin
ataluren-behandlade patienter. | bada studierna avbrot 1/2 %) patienter som behandlades med
ataluren pa grund av en biverkning forstoppning och 1/17 8 %) placebopatienter avbrot
behandlingen pa grund av en biverkning, sjukdomsprog@lon (forlust av rorlighet).

var krakningar, diarré,
ar alla forekom hos > 5 % av alla

En 6ppen studie genomfordes med patienter i aldern 2-54r (n = 14) for att utvardera farmakokinetik
och sakerhet for ataluren. En hogre frekvens av sjukgomskansla (7,1 %), pyrexi (42,9 %),
oroninfektion (28,6 %) och utslag (21,4 %) rapperterades hos patienter i aldern 2-5 ar jamfort med
patienter i aldern 5 ar och éldre. Dessa tillsta pporterades emellertid oftare hos yngre barn i
allménhet. Sakerhetsdata efter 28 veckorsehantdling visade en liknande sakerhetsprofil for ataluren
hos patienter i aldern 2-5 ar jamfort ré\(@ enter i dldern 5 ar och aldre.

behandlingsrelaterade allvarliga¥di ningar rapporterades bland ataluren-behandlade patienter i

dessa tva studier. . Q

Tabellerad lista dver biyexkninqar

Biverkningarna var generellt Iir;:iri&zller mattliga i svarighetsgrad och inga allvarliga

*
ra&rterats hos patienter med nmDMD behandlades med den rekommenderade

/kg/dag ataluren i de tva placebokontrollerade studierna visas i Tabell 1.
Biverkningar s porterats hos > 1 patient 40 mg/kg/dag-gruppen, vid en storre frekvens &n

De biverkningar so

..,55’
AV



Tabell 1. Biverkningar som rapporterats hos > 1 ataluren-behandlade patienter med nmDMD, vid en
storre frekvens an placebo i de tva placebokontrollerade studierna (sammanslagen analys)

Klassificering av
organsystem

Mycket vanliga

Vanliga

Ingen kand
frekvens

Metabolism och nutrition

Minskad aptit,

Forandring i
lipidprofilen (8
triglycerider’oc\

hypertriglyceridemi
kolester)d ™
Centrala och perifera )
nervsystemet Huvudvark ~h$\
\"4
Blodkarl Hypertoni @

Andningsvagar, brdstkorg och
mediastinum

Hosta, epistaxis

¢

Magtarmkanalen

Krakningar

Illam&ende, smért

Gvre buken, ,*(
véalderspiinninéﬁ‘O
magbesvar.
forstoppry:gs’

Hud och subkutan vavnad

Muskuloskeletala systemet
och bindvav

Eryte%
arta extremitet,
0

Njurar och urinvégar

&

skeletal
ré&marta

Qlematuri, enuresis

Forandring av
njurfunktionstester
(6kat kreatinin,
blodureakvéve,
cystatin C)

Allménna symtom och/eller
symtom vid
administreringsstallet

Pyrexi,
viktminskning

I en 48-veckors 6ppen forlangning

pavisades en liknande sakerhet

N

Beskrivning av utvalda bive’m&ar (laboratorieavvikelser)

A

Serumlipider

ie av patienter med nmDMD som var rérliga eller icke-rorliga
Data Over langtidssékerhet ar inte tillgangliga.

En 6kning av lipider d@olesterol och triglycerider, i serum observerades. Det har forekommit fall
dar denna 6kning &quormalt hdga varden har observerats redan efter 4 veckor.

Njurfunktions X

R&@érinq av missténkta biverkningar

iserade, placebokontrollerade studierna observerades sma 6kningar i genomsnittlig
BUN och cystatin C. Vardena tenderade att stabiliseras tidigt i studien och dkade inte
d fortsatt behandling.

*
L 4
@'ér viktigt att rapportera misstankta biverkningar efter att ldkemedlet godkants. Det gor det mojligt
kontinuerligt overvaka lakemedlets nytta-riskforhallande. Hélso- och sjukvardspersonal uppmanas
att rapportera varje missténkt biverkning via det nationella rapporteringssystemet listat i bilaga V.




4.9 Overdosering

Friska forsokspersoner, som fick en enda oral dos av 200 mg/kg ataluren, upplevde 6vergaende,
laggradiga symptom pa huvudvark, illamaende, krakningar och diarré. Inga allvarliga
biverkningsreaktioner observerades hos dessa forsokspersoner. | handelse av en misstankt 6verdos,

ska stodjande medicinsk vard séttas in, inklusive rad fran en lakare samt noggrann observation av Q
patientens kliniska tillstand.

5. FARMAKOLOGISKA EGENSKAPER \'\

5.1 Farmakodynamiska egenskaper

Farmakoterapeutisk grupp: Ovriga lakemedel for sjukdomar i det muskuloskel @Sstemet ATC-
kod: M09AX03

Verkningsmekanism é

En nonsensmutation i DNA resulterar i en prematur stoppkodon ino ett RNA. Denna prematura
stoppkodon i mMRNA orsakar sjukdom genom att avbryta translatio nan ett protein av full langd
har genererats. Ataluren mojliggor ribosomal genomlésning av.m som innehaller en sadan
prematur stoppkodon, vilket resulterar i framstéllning av ett prb@av full langd.

S

Icke-kliniska in vitro-studier av nonsensmutation me lara analyser och fisklarver som odlats i en
atalurenldsning, visade att ataluren mojliggjorde ribo I genomlasning med ett klockformat (upp
och nedvénd U-form) koncentrations-responsfér de. Man antar att in vivo dosreponsforhallandet
ocksa kan vara klockformat, men in vivo-data begrénsad for att bekrafta denna hypotes i en
musmodell av nmDMD och hos mannlskor

Farmakodynamisk effekt

Icke-kliniska in vitro-studier talar for %nuerllg exponering for ataluren kan vara viktig for att
maximera aktiviteten och att effekter en aktiva substansen pa ribosomal genomlasning av
prematura stoppkodoner upphévs ki t efter utsattning av ataluren.

Klinisk effekt och sakerhet &

Effekten och sékerheten a Tﬁnslarna bedomdes i tva randomiserade, dubbelblinda,
placebokontrollerade prgvRingar med nmDMD. Det primara effektmattet i bada prévningarna var
forandring av 6 minute ngstracka (6MWND) vid Vecka 48. Andra effektmatt, som inkluderades i
bada provningarnayar tid till ihdllande 10 % forsamring av 6MWD, andring i tid for att springa/ga 10
meter vid Vecka dring i tid for att ga uppfor 4 trappor vid Vecka 48 och andring i tid for att ga
nedfor 4 trap ecka 48. Patienterna maste ha dokumenterad bekréaftelse av narvaro av en
nonsensmutatiomi dystrofingenen, som faststéllts med gensekvensering.

75 met n behov av hjalpmedel under ett 6 minuters gangtest (6MWT) vid screening. Majoriteten

Studie ﬁerade 174 manliga patienter, fran 5 till 20 ar. Alla patienter var tvungna att kunna gé >
a;/‘s;;gy erna i alla behandlingsgrupper var kaukasiska (90 %). Patienterna randomiserades i ett

6 nde pa 1:1:1 och fick ataluren eller placebo 3 ganger per dag (morgonen, mitt pa dagen och
«kyalten), dar 57 fick ataluren 40 mg/kg/dag (10, 10, 20 mg/kg), 60 fick ataluren 80 mg/kg/dag (20, 20,
mg/kg), och 57 fick placebo



I Studie 1 visade en post hoc-analys av det primara effektmattet att fran baslinjen till vecka 48, hade
patienter som fatt ataluren 40 mg/kg/dag en 12,9 meter genomsnittlig minskning av 6MWD, och
patienter som fick placebo hade en 44,1 meter genomsnittlig minskning av 6MWD (Figur 1). Salunda
var den genomsnittliga forandringen 31,3 meter béttre i ataluren 40 mg/kg/dag-armen &n i
placeboarmen (p = 0,056) i observerad 6MWD fran baslinjen till vecka 48. | en statistisk
modellskattning var den genomsnittliga férandringen 31,7 meter (justerat p=0,0367). Ingen skillnaQ
férekom mellan ataluren 80 mg/kg/dag och placebo. Q

Dessa resultat indikerar att ataluren 40 mg/kg/dag fordrojer forlusten av gangférmaga hos n@D—

patienter. '\
AN

Figur 1. Genomsnittlig forandring i 6 minuters gangtestet (Studie 1) ’b
20, ,\0)

10+

=129 m

6 36 42 48

En post-hoc-analys av tlden till |hallaw@ % forsamrmg av 6MWD, visade att 26 % av patienterna i
ataluren 40 mg/kg-armen hade framskridit vid vecka 48, jamfort med 44 % i placebogruppen (p =
0,0652) (Figur 2). Det forekom i killnad mellan ataluren 80 mg/kg/da och placebo. Dessa
resultat indikerar att féarre patle om fick ataluren 40 mg/kg/dag férsamrades i 6MWD Over 48
veckor.

10



Figur 2. Kaplan-Meier-kurva av tid till ihallande, 10 % forsamring av 6MWD (Studie 1)
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Vecka ‘@
| tidtagna funktionstester (TFT), tester av tid att springa/gawter, tid att ga uppfor 4 trappor, och
tid att ga nedfor 4 trappor, visade ataluren-behandlade patigatér mindre 6kning av den tid det tar att
springa/ga 10 meter, ga uppfor 4 trappor och ga nedfor g, vilket indikerar langsammare nmDMD-
progression jamfort med placebo. Q

Den genomsnittliga forandringen i tidtagna fun @ltester fran baslinjen till vecka 48 var battre i
ataluren 40 mg/kg/dag-armen &n placebo i tid tt springa/ga 10 meter (battre med 1,5 sekunder), tid
att ga uppfor 4 trappor (béttre med 2,4 sek och tid att ga nedfor 4 trappor (battre med 1,6
sekunder), Figur 3. N &
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Figur 3. Genomsnittlig fordndring i tidtagna funktionstester (Studie 1)
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6MWND-resultat hos patienter med en 6MWD < 350 vid baslinjen.

Hos patienter med en 6MWD som var < 350 mi@d baslinjen var den genomsnittliga fordndringen
68 meter battre i ataluren 40 mg/kg/dag-armemami placeboarmen (p = 0,0053) i observerad 6MWD
fran baslinjen till vecka 48. 9@

Hos dessa patienter var den genomsni%@?#bréndringen i tidtagna funktionstester fran baslinjen till
vecka 48 var battre i ataluren 40 mg/kgldlag-armen an placebo i tid for att springa/ga 10 meter (battre
med 3,5 sekunder), tid att ga uppf@rappor (battre med 6,4 sekunder), och tid att ga nedfor 4 trappor
(béttre med 5,0 sekunder). ¥

*

Studie 2 utvirderade 230 maﬁl&paﬁenter, fran 7 till 14 &r. Alla patienter var tvungna att kunna gé >
150 meter och mindre dn ;; % av forutspatt max utan behov av hjalpmedel under ett BMWT vid
screening. Majoriteten”. ienterna i bada behandlingsgrupper var kaukasiska (76%). Patienterna
randomiserades i fgrhallafidet 1:1 och fick ataluren 40 mg/kg/dag (n = 115) eller placebo (n = 115) 3
ganger per dag (m%men, mitt pa dagen och kvallen).

Ataluren-beh e patienter upplevde klinisk nytta matt som numeriskt gynnsamma skillnader
jamfort me bo 6ver de priméra och sekundra effektmatten. Eftersom det primara effektmattet
(forandri 6MWD fran baslinjen till Vecka 48) inte uppnidde statistisk signifikans (p < 0,05), bor
alla an&}/arden betraktas som nominella.

I@pulaﬂonen var skillnaden mellan ataluren- och placebogrupperna i genomsnittlig forandring
R serverad 6MWD fran baslinjen till Vecka 48 15,4 meter battre i ataluren 40 mg/kg/dag-gruppen
a placebogruppen. | en statistisk modellskattning var den genomsnittliga fordndringen 13,0 meter (p
0,213), Figur 4. Separationen mellan ataluren och placebo bibehalls fran Vecka 16 till slutet av
studien.
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Figur 4. Genomsnittlig forandring i 6 minuters gangstracka (Studie 2)
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Over 48 veckor visade ataluren-behandlade patienter@e forsamring i muskelfunktion, vilket
framgar av mindre dkningar i tid att springa/ga 10 metéf#ga uppfor 4 trappsteg och ga nedfor 4
trappsteg i den ataluren-behandlade gruppen ja ed placebo. De skillnader som gynnar ataluren
jamfort med placebo i genomsnittliga forandri ggr I tidtagna funktionstester vid Vecka 48 i ITT-
populationen nadde troskelvardet for en inni&’etydelsefull skillnad (andringar ca 1 till 1,5
sekunder).

*
*

Den genomsnittliga férandringen i tid funktionstester fran baslinjen till vecka 48 var battre i
ataluren 40 mg/kg/dag-armen an plagebo i observerad tid for att springa/ga 10 meter (battre med

1,2 sekunder, p = 0,117), tid att for 4 trappor (battre med 1,8 sekunder, p = 0,058), och tid att ga
nedfor 4 trappor (béattre meq 1§funder, p =0,012), Figur 5.

N
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Figur 5. Genomsnittlig fordndring i tidtagna funktionstester (Studie 2)
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Tid till 10 % férsamring i 6MWD definierades som den si gen som 6MWD inte var 10 % samre
an vid baslinjen. I ITT-populationen var riskforhallande aluren jamfort med placebo 0,75 (p =
0,160), som representerar en 25 % minskning av riskeE 0 % forsamring i 6MWD.

Pediatrisk population @
Sakerhet, farmakokinetik och explorativ effe Translarna bedémdes i en 6ppen studie med barn
mellan 2 och 5 & med nmDMD. Effekten & slarna hos barn i aldern 2-5 ar har faststallts med

extrapolering fran patienter >5ar. o

| det kliniska programmet som under%kfe effekten och sakerheten av monoterapeutisk behandling
med ataluren hos patienter med ¢ @ fibros orsakad av nonsensmutation observerades ingen
statistiskt signifikant effekt i de Priniara och viktiga sekundara kliniska utfallsmatten (ppFEV1 och
frekvens av forsamrad lungfunktien) hos vuxna och barn sex ar gamla eller aldre.

En 6ppen explorativ stydi€ (studie 045) genomfordes pa 20 patienter med Duchennes muskeldystrofi
med nonsensmutation { D) i aldern 2 till 7 ar for att utforska kvantitativa nivaer av dystrofin i
muskelvévnad fore,och efter 40 veckors behandling med ataluren. Dystrofin mattes med
elektrokemiluminij (ECL) och immunhistokemiska (IHC) analyser. Fran varje patient togs

tre nalbiopsier frd strocnemius och tibialis anterior vid baslinjen och vid avslutad behandling.
Studie 045 in ade dven beddmning av funktionella resultat (d.v.s. den reviderade

;T TFTs)).
var medianvardet for dystrofinnivaer uppmatt med ECL 0,42 % av normalvardet

(inte ,00 % till 41,85 %). Vid studiens slut var medianvardet for dystrofinniva 0,33 % av
! vardet (intervall 0,04 % till 48,55 %).

\'? C var medianandelen positiva fibrer vid baslinjen 73 % (intervall 0,42 % till 99,6 %). Vid

stidiens slut var medianandelen positiva fibrer 66 % (intervall 0,51 % till 99,77 %).

id studiens slut var den genomsnittliga (medianvéardet) forsamringen fran baslinjen pa rNSAA-
skalan 0,1 (1,0) poang i totala poang och den genomsnittliga (medianvardet) forandringen fran
baslinjen for tiden for att resa sig fran liggande till stdende, springa eller ga 10 meter, ga uppfor fyra
trappor och ga nedfor fyra trappor var -1,56 (-0,6), -0,41 (-0,35), -1,09 (-0,5) respektive -2,43
(-0,7) sekunder.
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Europeiska lakemedelsmyndigheten har beviljat undantag fran kravet att skicka in studieresultat for
ataluren for tva grupper av den pediatriska populationen, fran fodelsen till yngre an 28 dagar och
spadbarn fran 28 dagar till yngre an 6 manader, for nmDMD som definieras i gallande Paediatric
Investigation Plan (PIP), for godké&nd indikation (information om pediatrisk anvéndning finns i avsnitt
4.2).

Europeiska lakemedelsmyndigheten har senarelagt kravet att skicka in studieresultat for atalurer&
gruppen av den pediatriska populationen med aldern 6 manader till yngre &n 2 ar for nmDMD’
definieras i gallande Paediatric Investigation Plan (PIP), for godkéand indikation (informatip@
pediatrisk anvandning finns i avsnitt 4.2). .\

Detta ldkemedel har fatt ett "villkorat godkédnnande for forséljning”. Detta innebér at@m komma
fler uppgifter om lakemedlet.

Europeiska lakemedelsmyndigheten gar igenom ny information om detta lake @ inst varje ar och
uppdaterar denna produktresumé nar sa behovs. ’Q

5.2  Farmakokinetiska egenskaper O
Administrering av ataluren pa kroppsviktjusterad basis (mg/kg) resulterade i liknande steady-state
exponeringar (AUC) bland barn och ungdomar med nmDMD 6ver ett intervall av kroppsvikter.

Aven om ataluren &r praktiskt taget ol6slig i vatten, absorberas detatt efter oral administrering som en

suspension. \@
Absorption Q}O

Topplasmanivaer av ataluren uppnas ca 1,5 timmar e osering hos patienter som fick lakemedlet
inom 30 minuter efter en maltid. Baserat pa aterviffning av radioaktivitet i urin i en enkeldosstudie av
radiomaérkt ataluren, uppskattas den orala biotiligatrgligheten av ataluren att vara > 55 %.
Koncentrationer av ataluren i plasma vid ste te Okar proportionellt med dkande dos.
Koncentrationer i plasma vid steady state 4 oportionella for atalurendoser mellan 10 och

50 mg/kg, och ingen ackumulering ob s efter upprepad dosering.

Distribution \

In vitro &r ataluren till 99,6 % b?E(@l” humana plasmaproteiner och bindningen &r oberoende av

Allmanna egenskaper for ataluren efter administrering

plasmakoncentration. Ataluren bueras inte till réda blodkroppar.

*
Metabolism N
Ataluren metaboliseras é‘qm konjugering via uridindifosfatglukuronosyltransferas- (UGT) enzymer,
huvudsakligen UGT1A¢ ver, tarmar och njurar.

In vivo var den e s%étaboliten som detekterades i plasma efter oral administrering av radiomarkt
ataluren atalu B-acylglukuronid; exponering for denna metabolit hos ménniskor var ca 8 % av
plasma-AUC @taluren

Elimineri
Halver&en for ataluren i plasma varierar fran 2 till 6 timmar och paverkas varken av dos eller av
uppr@ administrering. Elimineringen av ataluren &r troligen beroende av glukuronidering av
luren i lever och renal, foljt av renal och hepatisk utsondring av den resulterande
ronidmetaboliten.

\ffter en enkel oral dos av radiomérkt ataluren, atervanns ca halften av den administrerade radioaktiva

dosen fran avféringen, och resten atervanns fran urinen. | urinen utgor oférandrad ataluren och
acylglukuronidmetaboliten < 1 % respektive 49 % av den administrerade dosen.
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Linjaritet/icke-linjaritet

Plasmakoncentrationer vid steady state ar dosproportionella for atalurendoser mellan 10 och 50 mg/kg,
och ingen ackumulering observeras efter upprepad dosering. Baserat pa data fran friska
forsokspersoner ar den relativa biotillgangligheten hos ataluren ca 40 % lagre vid steady-state &n efter
den initiala dosen. Minskningen av den relativa biotillgdngligheten uppskattas bérja ca 60 timmar efter
den forsta dosen. Steady-state etableras efter ca tva veckor av daglig dosering tre ganger per dag.

Egenskaper i specifika grupper av forsokspersoner eller patienter ’\Q

Q

Alder o
Baserat pa data fran forsokspersoner mellan 2 och 57 ar finns ingen uppenbar effekt av?g{}é
atalurenexponering i plasma. Aldersjusterad dosering kravs inte. %

Farmakokinetik for ataluren har utvérderats i studie PTC124-GD-030 under 4 eﬁ? Koncentrationer
av ataluren i plasma hos patienter fran 2 ar till yngre an 5 ar 6verensstamde mk som pavisades
hos patienter dldre &n 5 ar som fick regimen 10/10/20 mg/kg dos. {

*

Kon O

Kvinnor studerades inte i nmDMD Kkliniska prévningar. | andra populatioher forekom emellertid inga
uppenbara effekter av kon pa atalurenexponering i plasma. Q

Etniskt ursprung X

Det &r inte troligt att farmakokinetiken for ataluren paverk Ngm ikant av UGT1A9-polymorfismer i
en kaukasisk population. Pa grund av det Iga antalet andrhg r som inkluderas i de kliniska
studierna, kan inga slutsatser dras om effekten av UGT]@ ndra etniska grupper.

Nedsatt njurfunktion
Ingen dosjustering ar nodvandig till patienter megrlatt till mattligt nedsatt njurfunktion.

I en farmakokinetisk studie pa patienter med oli ggder av njurfunktionsnedsattning &ndrades
atalurenexponering i plasma med -13 %, 27 0% 61 % i gruppen med latt, mattligt respektive gravt
nedsatt njurfunktion och med 46 % i grup kronisk njursvikt jamfort med gruppen med normal
njurfunktion efter administrering av em@sdos. Dessutom har en 3 till 8 ganger hogre mangd
atalurenmetabolit rapporterats hos paﬁ% med gravt nedsatt njurfunktion (eGFR < 30 ml/min). Efter
upprepad dosering forvéantas 6kningen av ataluren och atalurenmetaboliten vara hogre hos patienter
med gravt nedsatt njurfunktion nisk njursvikt jamfort med patienter med normal njurfunktion
vid steady state. Patienter med nedsatt njurfunktion (eGFR < 30 ml/min) eller kronisk njursvikt
ska behandlas med ataluren st om den forvéantade Kliniska nyttan dverstiger den potentiella risken
(se avsnitt 4.2 och 4.4).

*

Nedsatt leverfunktion "
Baserat pa en farmajokinetisk utvardering utford pa grupper med antingen latt, mattligt eller gravt
nedsatt Ieverfunkﬁﬁmfdrt med en kontrollgrupp med friska forsokspersoner &r ingen dosjustering
nddvandig for: er med leverfunktionsnedsattning av nagon grad. Inga uppenbara skillnader i
total ataluren%nering observerades mellan grupperna med latt eller svart nedsatt leverfunktion och

. En ungefar 40 % minskning i genomsnittlig total atalurenexponering sags i gruppen
edsatt leverfunktion jamfort med kontrollgruppen, troligen pa grund av det lagre
let och variabilitet.

Is%orliga
*] nns inga uppenbara skillnader i varken steady state relativ biotillganglighet eller uppenbar
rance pa grund av forlust av rorlighet. Ingen doseringsjustering behdvs for patienter som blir icke-
orliga.
5.3  Prekliniska sakerhetsuppgifter

Gangse studier avseende sakerhetsfarmakologi och gentoxicitet visade inte nagra sarskilda risker for
manniska.
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En standarduppsattning reproduktionstoxicitetsstudier var tillgangliga. Inga effekter pa manlig och
kvinnlig fertilitet observerades, men effekter av tidig juvenil behandling pa fertilitet under mogen
alder undersoktes inte. Hos rattor och kaniner patraffades embryo-fetal toxicitet (t.ex. 6kning av tidig
resorption, forlust efter implantation, minskat antal levande foster) och tecken pa fordréjd utveckling
(6kat antal skelletvariationer) i narvaro av moderstoxicitet. Exponering vid nivan dar inga Q
biverkningar observerats (no observed adverse effect level, NOAEL) var liknande (kanin) eller

4 ganger (ratta) den systemiska exponeringen hos manniskor (40 mg/kg/dag). Placentabverfdﬁ@
radiomarkt ataluren pavisades i rattor. Vid en enkel testad, relativt 1ag modersdos pa 30 mg/Kgwar
koncentrationen av radioaktivitet hos fostret <27 % av koncentrationen hos modern. I d 'pﬁ
/postnatala utvecklingstoxicitetsstudien av rattor, observerades signifikant moderstoxie il som
effekter pa avkommans kroppsvikt och utveckling av rorlig aktivitet vid en exponeria 5 ganger
human exponering. Moderns systemiska exponering vid NOEL-nivan for neonatal gitet, var ca 3
ganger den humana exponeringen. Vid en enkel, relativt 1ag modersdos pa 30 mg diomérkt
ataluren, var den hdgsta uppmatta koncentrationen av radioaktivitet i réttmjdliz@ av
koncentrationen i plasma hos modern. Nérvaro av radioaktivitet i plasma thng rna bekréftade

absorption fran mjolken. R/

Njurtoxicitet (nefros i den distala nefronen) intraffade i upprepade oral(@udier pa moss vid
systemisk exponering motsvarande 0,3 ganger steady state AUC hos patiénter som administrerats
Translarna pa morgonen, mitt pa dagen och kvéllen i respektive da a 10, 10, 20 mg/kg och hogre.

| en 2-arig karcinogenicitetsstudie av rattor, patraffades et ibernom. Dessutom patraffades,
vid en exponering som var mycket hdgre an hos patienter, émgkning av (séllsynta) tumorer i
urinblasan. Signifikans av tumarer i urinblasan for manni anses inte trolig.

*
I en 26-veckors transgen musmodell for karcinogenicitet, pétri"ﬂ%s inga beldgg for karcinogenicitet.

En av tva 26-veckors upprepade dosstudier pa rattor, @initierades hos 4-5 veckor gamla réttor,
visade en dosrelaterad 6kning av forekomst av m t hibernom, en sallsynt tumaér hos rattor.
Dessutom patraffades ett fall av malignt hibern d den hogsta dosen i en 2-arig
karcinogenicitetsstudie pa rattor. Bakgrundsfg mst av denna tumortyp hos rattor, saval som hos
manniskor, ar mycket 1ag, och mekanisme rsakat dessa tumorer i rattstudierna (inklusive dess
relation till atalurenbehandling) ar oka ignifikansen for manniskor &r inte kénd.

En 1-arig studie pa 10-12 veckor g }hundar, pavisade fynd i binjuren (fokal inflammation och
degenerering i de glukokortikoi cerande regionerna i binjurebarken) och en lindrig férsvagning
av kortisolproduktionen efter e stimulering med adrenokortikotropiskt hormon. Dessa fynd sags
hos hundar vid systemisk e% ng motsvarande 0,8 ganger steady state AUC hos patienter som
administrerats Translarna pa nfergonen, mitt pa dagen och kvéllen i respektive doser pa 40 mg/kg/dag
och hogre. | en distribue H&sstudie pa rattor observerades en hog koncentration av ataluren i
binjurarna.

Forutom de ovanr@ﬁa effekterna patraffades flera andra lindriga biverkningar i de upprepade
dosstudierna; t minskad 6kning av kroppsvikt, matintag och ¢kad levervikt, utan ett
histologiskt kdrralat och av oklar klinisk signifikans. Studier pa rattor och hundar visade &ven
forandring asmalipider (kolesterol och triglycerider), som talar for forandringar i
fettmetabGhismen.

Inga nsamma fynd, inklusive i binjuren, observerades i en 3 manader lang studie av nyfodda
! (1 vecka gamla) foljt av en 3 manader lang aterhamtningsperiod upp till systemisk steady state-
. ering motsvarande steady state AUC hos patienter. | forstudier pa nyfodda hundar (1 vecka
@Ia) tolererades hos vissa djur inte initial systemisk exponering motsvarande 5-10 ganger steady
tate-AUC hos patienterna.
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6. FARMACEUTISKA UPPGIFTER
6.1 Forteckning dver hjalpdmnen

Polydextros (E1200)
Makrogol Q
Poloxamer

Mannitol (E421) ’\Q
Krospovidon . Q
Hydroxyetylcellulosa \'\
Artificiell vaniljsmak: maltodextrin, artificiella smak&mnen och propylenglykol. .,b

Kiseldioxid, kolloidal vattenfri (E551) %
Magnesiumstearat {

6.2 Inkompatibiliteter (@

Ej relevant .

(\O
6.3 Hallbarhet
4 ar K Q

Varje beredd dos ska helst administreras omedelbart efter e%mg. Den beredda dosen ska kasseras
om den inte konsumeras inom 24 timmar efter beredning n forvaras i kylskap (2-8 °C), eller
inom 3 timmar vid rumstemperatur (15-30 °C). O

6.4  Séarskilda forvaringsanvisningar @

Inga sdrskilda forvaringsanvisningar.

Forvaringsanvisningar for lakemedlet efter, ng finns i avsnitt 6.3.
.0

6.5 Forpackningstyp och innehéH\’b

Varmeforseglad, laminerad dosp3 aluminiumfolie: polyetylentereftalat (barnsaker), polyetylen
(fargamnen och polyester-/foli ing), aluminiumfolie (fuktbarriar), lim (polyuretanklass),
sampolymer av etylen och mK Isyra (tatningsmedelplast for forpackningsintegritet).
Forpackning med 30 dosp{

Sarskilda anws@ar for destruktion och 6vrig hantering

Dospasarna ska e oppnas vid tidpunkten for dosberedning. Hela innehallet i varje dospase ska
blandas med ml vatska (vatten, mjolk, fruktjuice), eller 3 matskedar halvfast mat (yoghurt
eller appelm en beredda dosen ska blandas val fore administrering. Mé&ngden vétska eller halvfast
mat kan ok@serat pa patientens preferens.

Ej anva@(emedel och avfall ska kasseras enligt gallande anvisningar.

%t INNEHAVARE AV GODKANNANDE FOR FORSALJNING

VTC Therapeutics International Limited
Unit 1,
52-55 Sir John Rogerson’s Quay,
Dublin 2
D02 NAO7
Irland

18



8. NUMMER PA GODKANNANDE FOR FORSALJINING

Translarna 125 mg granulat for oral suspension
EU/1/13/902/001 granulat for oral suspension

EU/1/13/902/002

Translarna 250 mg granulat for oral suspension ’\Q
Q\Q

Translarna 1 000 mg granulat for oral suspension .’,&

EU/1/13/902/003 (@
E

*

9. DATUM FOR FORSTA GODKANNANDE/FORNYAT GODKAR‘(&)

Datum for det forsta godk&nnandet: 31 juli 2014 R/ {
Datum for den senaste férnyelsen: 20 juni 2022 (@

10. DATUM FOR OVERSYN AV PRODUKTRESUMEN Q

>
\k_
o

Yiterligare information om detta lakemedel finns pa Eur, a lakemedelsmyndighetens webbplats

http://www.ema.europa.eu. q
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A. TILLVERKARE SOM ANSVARAR FO SLAPPANDE AV
TILLVERKNINGSSATS

B. VILLKOR ELLER BEGRANSNII\QQA FOR TILLHANDAHALLANDE OCH
ANVANDNING

C. OVRIGAVILLKOR OCH.@ FOR GODKANNANDET FOR FORSALJNING

D. VILLKOR ELLER BE MSNINGAR AVSEENDE EN SAKER OCH EFFEKTIV
ANVANDNING AV L/ MEDLET

m

SARSKILD SKY@H ET ATT VIDTA ATGARDER EFTER GODKANNANDE
FOR F(")RsALal FOR VILLKORAT GODKANNANDE FOR FORSALINING
*
*

(o)
b\Q/

S
2
AV
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A.  TILLVERKARE SOM ANSVARAR FOR FRISLAPPANDE AV
TILLVERKNINGSSATS

Namn och adress till tillverkare som ansvarar for frisldppande av tillverkningssats

Almac Pharma Services Ltd. Q
Seagoe Industrial Estate

Craigavon ’\Q
Co. Armagh BT63 5UA . Q

Storbritannien /\
AN

PTC Therapeutics International Limited éb

Unit 1, .
52-55 Sir John Rogerson’s Quay, ’O

Dublin 2 Q
S

D02 NAO7
Irland

Finnabair Industrial Estate
Dundalk, Co. Louth, A91 P9KD

Irland
N

I lakemedlets tryckta bipacksedel ska namn och adress tiII@erkaren som ansvarar for frislappandet
av den relevanta tillverkningssatsen anges. O

S

B. VILLKOR ELLER BEGRANSNINGAI@)R TILLHANDAHALLANDE OCH
ANVANDNING

O
Almac Pharma Services (Ireland) Limited é

Lékemedel som med begrénsningar Iamnan%t recept (se bilaga I: Produktresumén, avsnitt 4.2).
*

o

C. OVRIGA VILLKOR OCI—@V FOR GODKANNANDET FOR FORSALJNING
. Periodiskasékerhetsra@!ér

*
Kraven for att lamna in p(ﬁ)]a?ka sékerhetsrapporter for detta lakemedel anges i den férteckning
over referensdatum fog en (EURD-listan) som foreskrivs i artikel 107¢.7 i direktiv 2001/83/EG
och eventuella uppdate%ar och som offentliggjorts pa webbportalen for europeiska lakemedel.

Innehavaren av, annandet for forséljning ska ldmna in den forsta periodiska sékerhetsrapporten
for detta Iakerb inom 6 manader efter godkannandet.

<

D. V, OR ELLER BEGRANSNINGAR AVSEENDE EN SAKER OCH EFFEKTIV
ANVA ING AV LAKEMEDLET

,o\kRiskhanteringsplan
*

\I(mehavaren av godkéannandet for forsaljning ska genomféra de erforderliga

armakovigilansaktiviteter och -atgarder som finns beskrivna i den dverenskomna
riskhanteringsplanen (Risk Management Plan, RMP) som finns i modul 1.8.2. i godkannandet for
forséljning samt eventuella efterféljande 6verenskomna uppdateringar av riskhanteringsplanen.

En uppdaterad riskhanteringsplan ska l&mnas in:
e pabegaran av Europeiska lakemedelsmyndigheten,
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e nér riskhanteringssystemet dndras, sarskilt efter att ny information framkommit som kan leda
till betydande andringar i lakemedlets nytta-riskprofil eller efter att en viktig milstolpe (for
farmakovigilans eller riskminimering) har natts.

Om inldmnandet av en periodisk sakerhetsrapport och uppdateringen av en riskhanteringsplan

sammanfaller, kan de l&mnas in samtidigt.

N

E. SARSKILD SKYLDIGHET ATT VIDTA ATGARDER EFTER GODKANNAN@OR

FORSALJNING FOR VILLKORAT GODKANNANDE FOR FORSALJNING

Da detta ér ett “’villkorat godkénnande” for forséljning enligt artikel 14(7) férordnin,
726/2004, ska innehavaren av godkannandet for forséljning, inom den faststélldq ti

foljande atgarder:

A

Fr&' ten, fullgora

Beskrivning

«O
X

Forfallodatum

For att kunna bekrafta effekt och sékerhet for ataluren for behandling a oﬁﬁe
patienter med nmDMD som &r 5 ar och aldre ska innehavaren av godk&l e
for forsaljning genomfara och l1amna in resultaten fran en randomiserad,
dubbelblind, 18 manaders, placebokontrollerad multicenterstudie,éw en 18
manaders 6ppen forlangningsstudie, enligt ett Gverenskommet% oll.

[

t

Inldmning av
slutlig
studierapportFo
rfallodatum: Se
ptember 2022
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UPPGIFTER SOM SKA FINNAS PA YTTRE FORPACKNINGEN

Kartong

1. LAKEMEDLETS NAMN Q‘

S

Translarna 125 mg granulat for oral suspension Q

ataluren .
5N
*

2. DEKLARATION AV AKTIV(A) SUBSTANS(ER) K%M |

*

Varje dospase innehaller 125 mg ataluren (@

3. FORTECKNING OVER HIALPAMNEN @) |

X

| 4. LAKEMEDELSFORM OCH FORPACKNINGSSTORKEK |
7

Granulat for oral suspension 2\%

30 dospasar
| 5. ADMINISTRERINGSSATT OCH ADMINISTRERINGSVAG
Las bipacksedeln fore anvandning {
Oral anvandning Q
Z
6.  SARSKILD VARNING OM ART LAKEMEDLET MASTE FORVARAS UTOM SYN-
OCH RACKHALL FOR BARN(?,
"4

Forvaras utom syn- och rackhd !:For barn
N

| 7. OVRIGA SARSRILDA VARNINGAR OM SA AR NODVANDIGT |
-

X
&

8. UTGAEQS‘DATUM |

<@

EXP @

<&

| INI=SARSKILDA FORVARINGSANVISNINGAR

10. SARSKILDA FORSIKTIGHETSATGARDER FOR DESTRUKTION AV EJ ANVANT
LAKEMEDEL OCH AVFALL | FOREKOMMANDE FALL
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11. INNEHAVARE AV GODKANNANDE FOR FORSALJINING (NAMN OCH ADRESS)

PTC Therapeutics International Limited
Unit 1,

52-55 Sir John Rogerson’s Quay, Q
Dublin 2 Q

*

D02 NAO7 N

Irland ¥ Q
2D

12. NUMMER PA GODKANNANDE FOR FORSALJINING

C 4

EU/1/13/902/001 125 mg granulat for oral suspension (@

13.  TILLVERKNINGSSATSNUMMER (\O‘

Lot X

14.  ALLMAN KLASSIFICERING FOR FORSKRIV

Receptbelagt lakemedel 00

| 15. BRUKSANVISNING ,

&

| 16. INFORMATION | PUNKTSK?)EQ

\V

Z
;\“

Translarna 125 mg

17.  UNIK IDENTITETé@l’ECKNING - TVADIMENSIONELL STRECKKOD

Tvadimensionell streckl gom innehaller den unika identitetsbeteckningen.

18. UNIK IDEI\QI SBETECKNING — | ETT FORMAT LASBART FOR MANSKLIGT
o 4

OGA \

N
PC: {nummerb
SN: {num

NN: {nu

¥

Y
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UPPGIFTER SOM SKA FINNAS PA SMA INRE LAKEMEDELSFORPACKNINGAR

Dospase i aluminium

1. LAKEMEDLETS NAMN OCH ADMINISTRERINGSVAG O
K
Translarna 125 mg granulat for oral suspension N
ataluren . Q
- BN
Oral anvéandning éb
: RS
| 2. ADMINISTRERINGSATT & |
Las bipacksedeln fore anvandning. K {

3. UTGANGSDATUM

EXP

4. TILLVERKNINGSSATSNUMMER O\

Nl
Lo )
| 5. MANGD UTTRYCKT I VIKT, VOIYM ELLER PER ENHET

7
125 mg Y
N4

_ o R
(6. OVRIGT XY
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UPPGIFTER SOM SKA FINNAS PA YTTRE FORPACKNINGEN

Kartong

1. LAKEMEDLETS NAMN :

Translarna 250 mg granulat for oral suspension .

ataluren
4O

2. DEKLARATION AV AKTIV(A) SUBSTANS(ER) o M |
Varije dospase innehaller 250 mg ataluren ,é
| 3. FORTECKNING OVER HJALPAMNEN ~ |

(4. LAKEMEDELSFORM OCH FORPACKNINGSSTORLEKS |

\‘
Granulat for oral suspension .fb
30 dospasar 8%
. Q .
5. ADMINISTRERINGSSATT OCH ADMINISTRERINGSVAG
~7
Lés bipacksedeln fére anvandning @
Oral anvéandning :{

6. SARSKILD VARNING OM wAKEM EDLET MASTE FORVARAS UTOM SYN-
OCH RACKHALL FOR BARN

Fdrvaras utom syn- och rackhélbﬁ%am
$

| 7. OVRIGA SARSKILDA VARNINGAR OM SA AR NODVANDIGT |

O
X

2.

| 8. UTGA%{BATUM |
EXP Q)

| 9. ,(BARSKILDA FORVARINGSANVISNINGAR

*

al
/

10.  SARSKILDA FORSIKTIGHETSATGARDER FOR DESTRUKTION AV EJ ANVANT
LAKEMEDEL OCH AVFALL | FOREKOMMANDE FALL
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11. INNEHAVARE AV GODKANNANDE FOR FORSALJNING (NAMN OCH ADRESS)

PTC Therapeutics International Limited
Unit 1,
52-55 Sir John Rogerson’s Quay,

Dublin 2 Q
D02 NAO7 Q

Irland Q\
*
: _ D
12. NUMMER PA GODKANNANDE FOR FORSALJNING ’/Q.

EU/1/13/902/002 250 mg granulat for oral suspension

13. TILLVERKNINGSSATSNUMMER ,‘(
Lot é
O\

14,  ALLMAN KLASSIFICERING FOR FORSKRIVNIM

o ! -
Receptbelagt lakemedel b
O

‘ 15. BRUKSANVISNING

\®)
{QJ

| 16. INFORMATION I PUNKTSKRIETS ¢

©
<<

Translarna 250 mg

[ 17.  UNIK IDENTITET§B€‘F£‘:{3KNING — TVADIMENSIONELL STRECKKOD

Tvadimensionell streckkod som innehé&ller den unika identitetsbeteckningen.

18. UNIK IDENTI‘@BETECKNING — 1 ETT FORMAT LASBART FOR MANSKLIGT

OGA &
PC: {nummer \Q/

SN: {nummer,
NN: {num

@

&

N
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UPPGIFTER SOM SKA FINNAS PA SMA INRE LAKEMEDELSFORPACKNINGAR
Dospase i aluminium

Translarna 250 mg granulat for oral suspension

ataluren
Oral anvéndning ,\\

2. ADMINISTRERINGSATT .

‘1. LAKEMEDLETS NAMN OCH ADMINISTRERINGSVAG :

)

S
Lés bipacksedeln fére anvandning.
.0
3. UTGANGSDATUM ’Q(,\
EXP - Q
4. TILLVERKNINGSSATSNUMMER o

Lot Q

RV ]
5. MANGD UTTRYCKT I VIKT, VOIQM%LLER PER ENHET

250 mg R QQ

6. OVRIGT
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UPPGIFTER SOM SKA FINNAS PA YTTRE FORPACKNINGEN

Kartong

1. LAKEMEDLETS NAMN :

Translarna 1 000 mg granulat for oral suspension .

ataluren
4O

2. DEKLARATION AV AKTIV(A) SUBSTANS(ER) o M |
Varje dospase innehaller 1 000 mg ataluren ,é
| 3. FORTECKNING OVER HJALPAMNEN ~ |

(4. LAKEMEDELSFORM OCH FORPACKNINGSSTORLEKS \

\‘
Granulat for oral suspension .fb
30 dospasar 8%
. Q .
5. ADMINISTRERINGSSATT OCH ADMINISTRERINGSVAG
~7
Lés bipacksedeln fére anvandning @
Oral anvéandning :{

6. SARSKILD VARNING OM wAKEM EDLET MASTE FORVARAS UTOM SYN-
OCH RACKHALL FOR BARN

Fdrvaras utom syn- och rackhélbﬁ%am
$

7. OVRIGA SARSK{LDA VARNINGAR OM SA AR NODVANDIGT \

O
X

2.

8. UTGA%{BATUM |
EXP Q)

9. (BARSKILDA FORVARINGSANVISNINGAR

*

Cal
/

10. SARSKILDA FORSIKTIGHETSATGARDER FOR DESTRUKTION AV EJ ANVANT
LAKEMEDEL OCH AVFALL | FOREKOMMANDE FALL
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11. INNEHAVARE AV GODKANNANDE FOR FORSALJNING (NAMN OCH ADRESS) ‘

PTC Therapeutics International Limited
Unit 1,
52-55 Sir John Rogerson’s Quay,

Dublin 2 Q
D02 NAO7 Q

Irland Q\
*
: _ D
12. NUMMER PA GODKANNANDE FOR FORSALJNING ’/Q. \

EU/1/13/902/003 1 000 mg granulat for oral suspension

13. TILLVERKNINGSSATSNUMMER ,‘(
Lot é
O\

14,  ALLMAN KLASSIFICERING FOR FORSKRIVNIM

o ! A =4
Receptbelagt lakemedel b
O

115. BRUKSANVISNING \J) |
| 16. INFORMATION I PUNKTSKRIETS ¢ |

* )

4
<9

[ 17.  UNIK IDENTITET§B€‘F£‘:{3KNING — TVADIMENSIONELL STRECKKOD

Translarna 1000 mg

Tvadimensionell streckkod som innehé&ller den unika identitetsbeteckningen.
18. UNIK IDENTI‘@BETECKNING — 1 ETT FORMAT LASBART FOR MANSKLIGT

OGA &
PC: {nummer \Q/

SN: {nummer,
NN: {num

@

&

N

32



UPPGIFTER SOM SKA FINNAS PA SMA INRE LAKEMEDELSFORPACKNINGAR
Dospase i aluminium

Translarna 1 000 mg granulat for oral suspension

ataluren
Oral anvéndning ,\'\

2. ADMINISTRERINGSATT .

‘1. LAKEMEDLETS NAMN OCH ADMINISTRERINGSVAG :

)

S
Lés bipacksedeln fére anvandning.
.0
3. UTGANGSDATUM ’Q(,\
EXP - Q
4. TILLVERKNINGSSATSNUMMER o

Lot Q

RV ]
5. MANGD UTTRYCKT I VIKT, VOIQ‘A%LLER PER ENHET

RE

1 000 mg R
N
6. OVRIGT Q)
X
$
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B. BIPACK&L



Bipacksedel: Information till patienten

Translarna 125 mg granulat for oral suspension
Translarna 250 mg granulat for oral suspension
Translarna 1 000 mg granulat fér oral suspension
ataluren

vDetta lakemedel ar foremal for utokad 6vervakning. Detta kommer att géra det mojligt at 3&[
identifiera ny sékerhetsinformation. Du kan hjalpa till genom att rapportera de biverkninga é
eventuellt far. Information om hur du rapporterar biverkningar finns i slutet av avsnitt 4.\
*
Las noga igenom denna bipacksedel innan du bdrjar anvanda detta lakemedel. ﬁ&mehéller
information som &r viktig for dig.
- Spara denna information, du kan behova lasa den igen.
- Om du har ytterligare fragor vand dig till lakare eller apotekspersonal.
- Detta lakemedel har ordinerats enbart at dig. Ge det inte till andra..D kan skada dem, d&ven om
de uppvisar sjukdomstecken som liknar dina. .
- Om du far biverkningar, tala med lakare eller apotekspersonal. Ei‘{géller aven eventuella
biverkningar som inte ndmns i denna information. Se avsnitt K}

*
L 4

| denna bipacksedel finns information om féljande: ,’,OQ

Vad Translarna ar och vad det anvands for
Vad du behover veta innan du tar Translarna b
Hur du tar Translarna O
Eventuella biverkningar Q

Hur Translarna ska forvaras

Forpackningens innehall och 6vriga upplys r

ourLNE

1. Vad Translarna ar och vad det al@d for
.0
Translarna ar ett lakemedel som inneﬁ&{ det verksamma amnet ataluren.

Translarna anvands for att behagg@uchennes muskeldystrofi. Denna sjukdom som orsakas av ett
specifikt fel i generna som pé\@g den normala muskelfunktionen.
*

Translarna anvands for at@handla patienter som &r 2 ar och aldre, och som kan ga.
*
*
Du eller ditt barn komn{aitt ha testats av din lakare innan behandling med Translarna paborjas. Detta

gors for att bekraftaﬁgtldin/ditt barns sjukdom &r lamplig for behandling med detta lakemedel.

Hur fungera&nslarna’?

Duchennes Idystrofi orsakas av genetiska forandringar. Dessa forandringar resulterar i en
avvikelse i @uuskelprotein som kallas dystrofin. Dystrofin behdvs for att musklerna ska fungera pa
rétt satt slarna mojliggor framstéllning av normalt dystrofin och hjalper musklerna att fungera pa

*

’@ Vad du behdver veta innan du tar Translarna

\461 inte Translarna

- omdu ar allergisk mot ataluren eller nagot annat innehallsamne i detta lakemedel (anges i avsnitt
6).

- om du far behandling med vissa antibiotika, sisom gentamicin, tobramycin eller streptomycin
genom injektion i en ven.
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Varningar och forsiktighet
Lakaren maste ha tagit ett blodprov pa dig for att bekrafta att din sjukdom ar lamplig for behandling
med Translarna. Om du har nagra njurproblem ska lakaren regelbundet kontrollera din njurfunktion.

Om du har allvarliga problem med njurarna (eGFR < 30 ml/min) eller om du behandlas med dialys pa
grund av att dina njurar inte fungerar (kronisk njursvikt) avgor ldkaren om behandling med Transl

ar lamplig for dig. Q
Léakaren kommer att testa nivaerna av lipider (fetter sasom kolesterol och triglycerider) i bl@
din njurfunktion var sjatte till tolfte manad. Lakaren kommer att 6vervaka ditt blodtryckeQé)
manad, om du tar ett kortikosteroidlakemedel.

{ om det inte har

*

Barn och ungdomar
Ge inte detta lakemedel till barn under 2 ar eller med en kroppsvikt under 12
testats pa denna patientgrupp.

Andra lakemedel och Tran
Tala om for lakare om du tar,
Translarna tillsammans med

injektion. Dessa kan paverka din njurfunktion.

slarna
nyligen har tagit eller kan tankas ta andr
antibiotikan gentamicin, tobramycin eI st

Q

Tala om for din lakare om du tar nagra av féljande lakemedel: fb

L akemedel Forskrivs vanligen for ?\‘
aciklovir behandling av vattkoppor fvaricella]
adefovir behandling av kronisk

atorvastatin

)@ﬂ B och/eller HIV
lipidsédnkande

bensylpenicillin

allvarliga infektionép? ,

bumetanid behandling eller férebyggande av kronisk hjartinsufficiens
kaptopril behandling elldr forebyggande av kronisk hjartinsufficiens
ciprofloxacin behandling & tafektioner

famotidin behandlingyay magsar, gastroesofageal refluxsjukdom
furosemid behand ler forebyggande av kronisk hjértinsufficiens
metotrexat reumatoid artrit, psoriasis

olmesartan essénti€ll hypertoni hos vuxna

oseltamivir

fenobarbital

A .
ention av influensa
ngivande, férebyggande av anfall

pitavastatin

lipidsdnkande

pravastatin

lipidsankande

-

rifampicin behandling mot tuberkulos

rosuvastatin ,&/ lipidsdnkande

sitagliptin N/ typ 2-diabetes

valsartan N behandling eller férebyggande av kronisk hjértinsufficiens

Vissa av ldkemedel har inte testats tillsammans med Translarna och lakare kan bestdmma att
dvervaka®ig noggrant.

G@{tet och amning

edel Ta speciellt inte
tomycin som ges som

@du ar gravid eller ammar, tror att du kan vara gravid eller planerar att skaffa barn, radfraga lakare

nan du anvénder detta lakemedel. Om du blir gravid medan du tar Translarna, ska du omedelbart tala
med lakare eftersom det rekommenderas att inte ta Translarna medan du &r gravid eller ammar.
Korféormaga och anvandning av maskiner

Om du kénner dig yr ska du inte kora bil, cykla eller anvénda maskiner.
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3. Hur du tar Translarna

Anvand alltid detta lakemedel enligt lakarens eller apotekspersonalens anvisningar. Réadfraga lakare
eller apotekspersonal om du &r oséker.

Translarna ar tillganglig i foljande dospasstyrkor: 125 mg, 250 mg och 1 000 mg ataluren per dospase.
Lékare eller apotekspersonal talar om for dig det exakta antalet dospasar och vilken styrka som ska%

varje gang.

Translarnadosen beror pa din kroppsvikt. Den rekommenderade dosen ar 10 mg/kg kroppsviktq@
morgonen, 10 mg/kg kroppsvikt mitt pa dagen, och 20 mg/kg kroppsvikt pa kvallen (med.enQ
sammanlagd total daglig dos pa 40 mg/kg kroppsvikt). .\
Lékemedlet tas via munnen och blandas i flytande eller halvfast mat. ,b

Oppna pésen endast vid den tidpunkt d& du tar lakemedlet och anvind hela méngde{m spasen. Hela
innehallet i varje dospase ska blandas med minst 30 ml vatska (vatten, mjolk, fcm e) eller 3
matskedar halvfast mat (yoghurt eller &ppelmos). Blanda den beredda dosen vgq n du tar den.
Mangden vitska eller halvfast mat kan 6kas om du sa dnskar. {

Doseringstabell (.\O

Antal dosg%o
- N
Viktintervall Morgon Lypﬂ\ Kvall
(kg) 125mg | 250 mg 1r20° 125 mg g | 190 | 195mg | 250mg | 1900
dospasar | dospéasar g dospasar 6 asar mJ dospasar | dospasar mg
dospasar dospasar dospasar
12 | 14 1 0 0 1 0 0 0 1 0
15 | 16 1 0 0 TONEE 0 1 1 0
17 | 20 0 1 0 ~0 ] 1 0 0 1 0
21 | 23 0 1 0 |6 1 0 1 1 0
24 26 0 1 0 c;} 0 1 0 0 2 0
27 31 0 1 OQ 7 0 1 0 1 2 0
32 | 35 1 1 7N 1 1 0 1 2 0
36 | 39 1 1 [ N\Y 1 1 0 0 3 0
40 | 44 1 1 QZ,’ 0 1 1 0 1 3 0
45 | 46 0 2 0 0 2 0 1 3 0
47 | 55 0 L O 0 0 2 0 0 0 1
56 | 62 0 N 0 0 2 0 0 1 1
63 | 69 ANE 0 0 3 0 0 1 1
70 | 78 o I s 0 0 3 0 0 2 1
79 | 86 0l 3 0 0 3 0 0 3 1
87 | 83 | @) 0 1 0 0 1 0 3 1
94 | 105 G\o 0 1 0 0 1 0 0 2
106 | 11140 0 1 0 0 1 0 1 2
112 &S 0 1 1 0 1 1 0 1 2
119 é' 0 1 1 0 1 1 0 2 2

slarna via munnen tre ganger per dag: pa morgonen, mitt pa dagen och pa kvéllen. Det bor ga
mar mellan doserna pa morgonen och mitt pa dagen, 6 timmar mellan doserna mitt pa dagen och
p&’kvillen, och 12 timmar mellan dosen pa kvéllen och den forsta dosen nasta dag. Om du exempelvis
ar Translarna kl. 7.00 pa morgonen med frukosten, kl. 13.00 pa eftermiddagen med lunchen, och
aterigen ca kl. 19.00 pa kvéllen med middagen.

Drick vatten eller andra vatskor regelbundet for att undvika uttorkning medan du tar Translarna.
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Om du har tagit for stor mangd av Translarna
Kontakta lakare om du tagit mer &n den rekommenderade dosen av Translarna.
Du kan eventuellt uppleva lindrig huvudvark, illaméaende, krakningar eller diarré.

Om du har glomt att ta Translarna

Om du &r sen med att ta Translarna, med mindre an 3 timmar efter dosen pa morgonen eller mitt pm
dagen, eller med mindre &n 6 timmar efter kvallsdosen, ska du ta dosen. Kom ihag att ta nasta dgswi

Om du &r sen med mer an 3 timmar efter dosen pa morgonen eller mitt pa dagen, eller med ménan.6

timmar efter kvallsdosen, ska du inte ta dosen. Ta dock nésta doser i tid. R Q
Ta inte dubbel dos for att kompensera for glomd dos. Det &r viktigt att ta ratt dos. Tran '}r
eventuellt inte lika effektiv for att behandla dina symptom om du tar mer &n den reko, derade
dosen.

o
Om du slutar att ta Translarna (\
Sluta inte att ta Translarna utan att forst tala med lakare. {

*
Om du har ytterligare fragor om detta lakemedel, kontakta lakare. (@

X

4. Eventuella biverkningar K Q
Liksom alla lakemedel kan detta lakemedel orsaka biverk 'hg%.—men alla anvandare behover inte fa
dem. Du kan fa en eller flera av foljande biverkningar eftg@ u tagit Translarna:

Mycket vanliga biverkningar (kan férekomma hos flepén=t av 10 personer):
- Krékningar

Vanliga biverkningar (kan férekomma hos upp{@av 10 personer):
- Minskad aptit
- Hoga triglyceridnivaer i blodet Q

- Huvudvark o
- Illaméende \’b
- Viktminskning

- Hogt blodtryck @

- Hosta K/

- Nasblod QO

- Forstoppning N

- G
- Mzsget;esvér ”’O{

- Smartai magexl

- Utslag ()

- Arm- eller Pegsmarta
- Brostsmara)

- Offrivill Intémning
- Blod en

- Feber

.Inqé{and frekvens (frekvensen kan inte beraknas fran tillgangliga data):
0/0 ®kningar av blodfetter

\/ Okningar i test for njurfunktion
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Rapportering av biverkningar

Om du far biverkningar, tala med lékare eller apotekspersonal. Detta galler dven eventuella
biverkningar som inte namns i denna information. Du kan ocksa rapportera biverkningar direkt via det
nationella rapporteringssystemet listat i Bilaga V. Genom att rapportera biverkningar kan du bidra till
att 6ka informationen om lakemedels sékerhet.

*

5. Hur Translarna ska forvaras Qq
Forvara detta lakemedel utom syn- och rackhall fér barn.

Anvands fore utgangsdatum som anges pa kartongen och dospasen efter EXP. Utgangs @bt &r den
sista dagen i angiven manad.

Inga sdrskilda forvaringsanvisningar.

timmar efter beredningen om den forvaras i kylskap (2-8 °C), eller inom, mar om den forvaras

Ta varje beredd dos omedelbart efter beredning. Kassera den beredda dosen gn inte tas inom 24
vid rumstemperatur (15-30 °C). é

Lakemedlet ska inte kastas i avloppet eller bland hushallsavfall. Fr3 otekspersonalen hur man
kastar lakemedel som inte langre anvands. Dessa atgarder ar ti[Lf' skydda miljon.

g

6. Forpackningens innehall och évriga upplysningab
Innehallsdeklaration O

Translarna ar tillgangligt i 3 styrkor dér var och e ehaller 125 mg, 250 mg och 1 000 mg av den
aktiva substansen, som kallas ataluren. Ovriga ng allsdmnen &r: polydextros (E1200), makrogol,

poloxamer, mannitol (E421), krospovidon, h ietylcellulosa, artificiell vaniljsmak (maltodextrin,
artificiella smak&mnen och propylenglyko idal vattenfritt kiseldioxid (E551),
magnesiumstearat. R ,O

Lakemedlets utseende och f(‘jrpacgnin sstorlekar

Translarna &r ett vitt till benvitt t for oral suspension i dospasar.
Translarna ar tillgangligt i forp ingar som innehaller 30 dospasar.

*
Innehavare av godkénnagd}ﬁ)r forsaljning

PTC Therapeutics Inter nal Limited
Unit 1,

52-55 Sir John Rogetson’s Quay,
Dublin 2 %’

D02 NAO7 \

Irland b

<

Tillverk
Almac ma Services
22S Industrial Estate

von BT63 5QD
ritannien

Y
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PTC Therapeutics International Limited
Unit 1,

52-55 Sir John Rogerson’s Quay,
Dublin 2

D02 NAO7

rlan QQ

Almac Pharma Services (Ireland) Limited \
Finnabair Industrial Estate

Dundalk, Co. Louth, A91 P9KD

Irland \,\

Kontakta ombudet for innehavaren av godkénnandet for férsaljning om du vill veta@om detta

lakemedel: ~
AT, BE, BG, CY, CZ, DK, DE, EE, EL, ES, FR

HR, HU, IE, IS, IT, LT, LU, LV, MT, NL, NO, PTC Therapeutics Fé
PL, PT, RO, SI, SK, FI, SE, UK (NI) Tel: +33(0)1 76 7

PTC Therapeutics International Ltd. (Irland) medinfo@ptcbhiq.

+353 (0)1 447 5165 {/
medinfo@ptcbio.com . Q

Denna bipacksedel &ndrades senast \kib

Detta lakemedel har godkénts enligt reglerna om villk
innebdr att det vantas komma fler uppgifter om lake
Europeiska lakemedelsmyndigheten gar igenom ny i
uppdaterar denna bipacksedel nar sa behovs. @

dkénnande for forséljning”. Detta

ation om detta lakemedel minst varje ar och

http://www.ema.europa.eu. Det finns ocksa till andra webbplatser rérande séllsynta sjukdomar

Ytterligare information om detta Iékemed@é Europeiska lakemedelsmyndighetens webbplats:
och behandlingar.
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