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Avslag pa ansdkan om en andring av godka@ndet for
forsaljning av Translarna (ataluren)
Fornyad provning bekréaftar avslaget ’O

X

Efter att ha omprovat sitt ursprungliga yttrande har Europeiska&edelsmyndigheten bekréaftat sin

rekommendation att avsla ansbkan om en andring av godkinnandet for forsaljning av lakemedlet

Translarna (ataluren). Andringen avsag en utokning av in &nen till att aven omfatta behandling av
ga.

patienter med Duchennes muskeldystrofi som inte langr

Myndigheten utfardade sitt yttrande den 17 oktober Q%efter att ha avslutat omprévningen. Den
hade utfardat sitt ursprungliga yttrande den 27 juni 2019.

Foretaget som hade ansékt om andringen av Trﬁs rnas godkadnnande ar PTC Therapeutics
International Limited.

Vad ar Translarna och vad an?vgs det for?

Translarna ar ett lakemedel som anyénds for att behandla patienter i aldern 2 ar eller aldre med
Duchennes muskeldystrofi som . Duchennes muskeldystrofi ar en genetisk sjukdom som leder
till en gradvis 6kande svaghe.t ﬁdorlorad muskelfunktion. Translarna anvands i den lilla gruppen av
patienter vars sjukdom ar en M av en specifik genetisk defekt (en s.k. nonsensmutation) i

dystrofingenen. o {

*
Translarna har varit god@ i EU sedan juli 2014.Det innehaller den aktiva substansen ataluren och
finns som granulat s as genom munnen.

Mer informatio \ ranslarnas nuvarande anvandningar finns pa EMA:s
webbplats: em opa.eu/medicines/human/EPAR/translarna.

Vilken@ring hade foretaget ans6kt om?

Fbreti@ansbkte om en utdkning av indikationen till att &ven omfatta behandling av patienter med

% nes muskeldystrofi som inte langre kan ga.
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Hur verkar Translarna?

Patienter med Duchennes muskeldystrofi saknar normalt dystrofin, ett protein som finns i musklerna.
Eftersom detta protein hjalper till att skydda musklerna mot skador nar de dras samman och slappnar
av, skadas musklerna hos patienter som har Duchennes muskeldystrofi och slutar sa sméningom%
fungera. °

Duchennes muskeldystrofi kan orsakas av manga olika genetiska avvikelser. Translarna ges,ti
patienter vars sjukdom ar en foljd av vissa defekter (s.k. nonsensmutationer) i dystrofingernen som i
fortid avbryter produktionen av dystrofin, vilket leder till ett forkortat dystrofinprotein’@n inte
fungerar som det ska. Translarna verkar hos dessa patienter genom att lata den p@\skapande
apparaten i cellerna ga forbi defekten, sa att cellerna kan producera ett funger% ystrofinprotein.

Vad har foretaget lamnat in som stdd for sin ansokan? ‘\

S
Foretaget lamnade in data for att visa att kroppen hanterar Iakemedle(( mma satt hos patienter
som kan ga& som hos dem som inte kan ga. &

r med nonsensmutationen av
studiens framsta malsattning var

Dessutom lade foretaget fram resultaten fran en studie pa 94 patj
Duchennes muskeldystrofi, varav 44 inte langre kunde ga. Av 0
att bedoma Translarnas langsiktiga sakerhet, undersokte d behandlingens effekt hos patienter
som inte kan g&, genom att mata forandringar i lungfunkti oretaget jamforde sedan resultaten
med historiska data fran patienter med Duchennes mus trofi som registrerats i databasen till
CINRG (Cooperative International Neuromuscular Res% Group).

Vilka var de framsta skalen till att a\@l ansdtkan om andring av
godkannandet for forsaljning?

Det faktum att Translarna hanteras av kro samma satt hos patienter som kan ga som hos dem
som inte kan g& var inte tillrackligt for a;@e réfta Translarnas effekt hos dessa patienter. Detta beror
pa att patienter som inte kan ga befin%g Ig i ett mer framskridet stadium av sjukdomen och har en
nedsatt muskelmassa, varfér nytta d behandlingen kan vara en annan.

De kompletterande uppgifternaé‘%tudien kunde heller inte bekrafta nyttan med Translarna hos
patienter som inte langre kar’m\, pa grund av problem med valet och analysen av data fran CINRG-
databasen, vilken anvande(f)r att indirekt jamfora Translarnas effekter.

*

*
Darfor ansag myndighet@tt Translarnas nytta-riskférhallande hos patienter som inte kan ga inte
kunde faststéllas ochtekommenderade avslag pa ansokan om andring av godkannandet for

forsaljning. Avsl@kraﬁades efter omprévning.
Paverkar avslag patienter som deltar i kliniska provningar?

Fbretage@merade myndigheten om att detta inte far nagra foljder for patienter som far Translarna

i innis@ dvningar.
om eltar i en klinisk provning och behéver mer information om din behandling kan du kontakta

I%‘@n i den kliniska prévningen.

Md hander med Translarna vid behandlingen av patienter med Duchennes
muskeldystrofi som kan ga?

Avslaget far inga foljder for anvandningen av Translarna vid dess godkanda indikation.
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