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Translarna: przediuzenie waznosci warunkowego dopuszczenia do obrotu

Komitet ds. Produktow Leczniczych Stosowanych u Ludzi (CHMP) zakonczyt ocene naukowg corocznego
przedtuzenia waznosci warunkowego dopuszczenia do obrotu produktu Translarna (artaluren) i zaleca
przedtuzenie waznosci warunkowego dopuszczenia do obrotu. W ramach swojej oceny Komitet
przeprowadzit przeglad wszystkich dostepnych danych, w tym wynikdéw badania przeprowadzonego
przez podmiot odpowiedzialny, stanowigcego warunek przedtuzenia waznosci dopuszczenia do obrotu
po udzieleniu wstepnego zezwolenia. Cho¢ dostepne dane w dalszym ciggu wskazujg, ze produkt
Translarna spowalnia postep choroby i nie istnieja zadne istotne zastrzezenia dotyczace
bezpieczenstwa, Komitet uznat, ze niezbedne jest pozyskanie dalszych kompleksowych danych, aby w
petni potwierdzi¢, ze stosunek korzysci do ryzyka dla tego leku jest pozytywny. W zwigzku z tym
Komitet ztozyt wniosek o przeprowadzenie przez podmiot odpowiedzialny dla produktu Translarna
nowego 18-miesiecznego randomizowanego badania z kontrolg placebo u pacjentéw z dystrofig
miesniowg Duchenne'a, po ktéorym powinien nastgpi¢ 18-miesieczny okres, w ktorym wszyscy pacjenci
beda otrzymywali produkt Translarna. Oczekuje sie, ze wyniki badania bedq dostepne w pierwszym
kwartale 2021 r.

Produkt Translarna stosuje sie w leczeniu pacjentéw w wieku co najmniej pieciu lat cierpigcych na
dystrofie miesniowg Duchenne'a - ciezkg i rzadko wystepujacg chorobe, na ktdérg obecnie nie ma
zatwierdzonego leczenia. Lek ma by¢ stosowany u pacjentéw, ktdrzy mogg chodzi¢ i u ktérych choroba
jest wywotana przez okreslong wade genetyczna (zwana ,mutacjg nonsensowng”) w genie kodujacym
biatko miesniowe - dystrofine.

Warunkowe dopuszczenie do obrotu umozliwia EMA zalecenie wydania dopuszczenia do obrotu dla
lekéw, w przypadku ktérych korzysci dla zdrowia publicznego ptynace z natychmiastowej dostepnosci
przewazajq nad ryzykiem zwigzanym z faktem, ze w dalszym ciqgu niezbedne sg dodatkowe dane. Te
leki podlegajg okreslonym zobowigzaniom po wydaniu zgody na dopuszczenie obrotu, ktére majg na
celu zgromadzenie kompleksowych danych na ich temat. Warunkowe dopuszczenie do obrotu jest
wazne przez jeden rok i moze zosta¢ przedtuzone lub zamienione na standardowe piecioletnie
dopuszczenie do obrotu, gdy zgromadzone dodatkowe dane potwierdzg, ze stosunek korzysci do
ryzyka dla tego leku jest pozytywny.

Raport z oceny przedtuzenia waznosci warunkowego dopuszczenia do obrotu dla produktu Translarna
zostanie opublikowany po wydaniu przez Komisje Europejska decyzji w sprawie przedtuzenia waznosci.
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