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Avslag pa ansdkan om godkannande for forsaljning av
Exondys (eteplirsen)
Resultat av fornyad prévning

Den 31 maj 2018 antog kommittén for humanlakemedel (CHMP) ett negativt stallningstagande med
rekommendationen att avsla ansokan om godkannande for forsaljning av lakemedlet Exondys, som var
avsett for behandling av Duchennes muskeldystrofi. Féretaget som ansékte om godkannande fér
forséljning, AVI Biopharma International Ltd, begéarde en férnyad prévning av CHMP:s
stallningstagande den 1 juni 2018.

Efter att ha 6vervagt grunderna fér begdran omprévade CHMP stéallningstagandet och den 20
september 2018 bekraftade CHMP avslaget pa anstkan om godkannande for forsaljning.

Vad ar Exondys?

Exondys ar ett lakemedel som innehaller den aktiva substansen eteplirsen. Det skulle finnas som ett
koncentrat till infusionsvétska, 16sning for infusion (dropp) i en ven.

Vad skulle Exondys anvandas for?

Exondys skulle anvandas for behandling av Duchennes muskeldystrofi (DMD) hos patienter fran 4 ars
alder som har en mutation (forandring) i DMD-genen som mdjliggér behandling genom “exon 51
skipping”. Detta betyder att patienternas DMD-gen kan skapa en fungerande form av
dystrofinproteinet nér en del av den gen som kallas exon 51 inte anvands.

Den 3 december 2008 klassificerades Exondys som sarlakemedel (ett lakemedel som anvands vid
sallsynta sjukdomar) for behandling av DMD. Mer information om klassificeringen som sarldkemedel
finns har.

Hur verkar Exondys?

Patienter med DMD producerar inte ett protein som kallas dystrofin. Lakemedlet gor det méjligt att
hoppa 6ver (’skip”) exon 51 och pa s& satt framja produktionen av en forkortad form av dystrofin.
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Detta forkortade protein forvantas verka pa ett liknande satt som normalt dystrofin, och hjalpa
kroppen ersétta bristen pa dystrofin, och pa sa satt lindra symtomen pa DMD.

Vad har foretaget lamnat in som stod for sin ansékan?

Foretaget lamnade in resultaten fran tva huvudstudier pa 12 pojkar i aldern 7-13 ar med DMD som
hade en genetisk mutation som kunde behandlas genom “exon 51 skipping”. | den forsta studien
jamfordes Exondys med placebo (en overksam behandling) under de férsta 24 veckorna, och sedan
behandlades alla patienter med Exondys. Det viktigaste effektmattet var férandringen av den stracka
patienten gick under ett 6 minuters gangtest efter 24 veckor.

| den andra studien, som var en utvidgning av den forsta, ingick samma patienter som alla
behandlades med Exondys under 4 ytterligare ar.

Foretaget jamforde ocksa resultaten fran dessa studier med dem fran flera olika historiska data.
Vad var det som framst fick CHMP att rekommendera avslag av ans6kan?

CHMP hyste beténkligheter om att huvudstudien, i vilken endast 12 patienter ingick, inte jamforde
Exondys med placebo bortom 24 veckor, dar det inte fanns nadgon meningsfull skillnad mellan Exondys
och placebo i 6-minuters gangstrackan. Metoderna for att jamfora huvudstudiernas resultat med
historiska data var inte tillrackliga for att visa att lakemedlet var effektivt. Kommittén fann att
ytterligare data behovdes for att visa att de mycket sma& mangderna forkortat dystrofin som
produceras genom behandlingen med Exondys ger en langvarig nytta av relevans for patienten.

Darfor ansdg CHMP att nytta-riskforhallandet for Exondys vid behandling av DMD inte kunde faststéllas
och rekommenderade att ansékan om godkannande for forsaljning skulle avslas. CHMP:s avslag
bekréaftades efter omprdévning.

Vilka foljder far avslaget for patienter som deltar i kliniska provningar?

Foretaget informerade CHMP om att aterkallandet inte far nagra foljder for patienter som for
narvarande deltar i kliniska prévningar med Exondys.

Om du deltar i en klinisk prévning och vill f& mer information om din behandling kan du kontakta den
lakare som behandlar dig i provningen.
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