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ANEXO I 
 

FICHA TÉCNICA O RESUMEN DE LAS CARACTERÍSTICAS DEL PRODUCTO 
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Este medicamento está sujeto a seguimiento adicional, lo que agilizará la detección de nueva 
información sobre su seguridad. Se invita a los profesionales sanitarios a notificar las sospechas de 
reacciones adversas. Ver la sección 4.8, en la que se incluye información sobre cómo notificarlas. 
 
 
1. NOMBRE DEL MEDICAMENTO 
 
Translarna 125 mg granulado para suspensión oral 
Translarna 250 mg granulado para suspensión oral 
Translarna 1.000 mg granulado para suspensión oral 
 
 
2. COMPOSICIÓN CUALITATIVA Y CUANTITATIVA 
 
Translarna 125 mg granulado para suspensión oral 
Cada sobre contiene 125 mg de atalureno. 
 
Translarna 250 mg granulado para suspensión oral 
Cada sobre contiene 250 mg de atalureno. 
 
Translarna 1.000 mg granulado para suspensión oral 
Cada sobre contiene 1.000 mg de atalureno. 
 
Para consultar la lista completa de excipientes, ver sección 6.1. 
 
 
3. FORMA FARMACÉUTICA 
 
Granulado para suspensión oral. 
Granulado de color entre blanco y blanquecino. 
 
 
4. DATOS CLÍNICOS 
 
4.1 Indicaciones terapéuticas  
 
Translarna está indicado para el tratamiento de la distrofia muscular de Duchenne (DMD) debida a 
una mutación sin sentido en el gen de la distrofina, en pacientes ambulatorios a partir de 2 o más años 
de edad (ver sección 5.1). 
 
La presencia de una mutación sin sentido en el gen de la distrofina se debe determinar mediante 
pruebas genéticas (ver sección 4.4). 
 
4.2 Posología y forma de administración 
 
El tratamiento con Translarna se debe iniciar solo por médicos especialistas con experiencia en el 
control de la distrofia muscular de Duchenne/Becker. 
 
Posología 
 
Atalureno se debe administrar por vía oral, 3 veces al día. 
 
La primera toma se debe administrar por la mañana, la segunda al mediodía y la tercera por la noche. 
Los intervalos posológicos recomendados son de 6 horas entre la toma de la mañana y la del mediodía; 
de 6 horas entre la del mediodía y la de la noche, y de 12 horas entre la de la noche y la primera toma 
del día siguiente.  
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La dosis recomendada es de 10 mg/kg de peso corporal por la mañana, 10 mg/kg de peso corporal a 
mediodía y 20 mg/kg de peso corporal por la noche (para una dosis diaria total de 40 mg/kg de peso 
corporal). 
 
Translarna se presenta en sobres de 125 mg, 250 mg o 1.000 mg. La siguiente tabla ofrece información 
sobre la o las dosis del sobre que se deben emplear para preparar la posología recomendada según el 
intervalo de peso corporal. 
 

Intervalo 
de peso 

(kg) 

Número de sobres 
Mañana  Mediodía Noche 

Sobres 
de 125  

mg 

Sobres 
de 250  

mg 

Sobres 
de 

1.000  
mg 

Sobres 
de 125  

mg 

Sobres 
de 250  

mg 

Sobres 
de 

1.000  
mg 

Sobres 
de 

125 mg 

Sobres 
de 

250 mg 

Sobres 
de 

1.000 mg 

12 14 1 0 0 1 0 0 0 1 0 
15 16 1 0 0 1 0 0 1 1 0 
17 20 0 1 0 0 1 0 0 1 0 
21 23 0 1 0 0 1 0 1 1 0 
24 26 0 1 0 0 1 0 0 2 0 
27 31 0 1 0 0 1 0 1 2 0 
32 35 1 1 0 1 1 0 1 2 0 
36 39 1 1 0 1 1 0 0 3 0 
40 44 1 1 0 1 1 0 1 3 0 
45 46 0 2 0 0 2 0 1 3 0 
47 55 0 2 0 0 2 0 0 0 1 
56 62 0 2 0 0 2 0 0 1 1 
63 69 0 3 0 0 3 0 0 1 1 
70 78 0 3 0 0 3 0 0 2 1 
79 86 0 3 0 0 3 0 0 3 1 
87 93 0 0 1 0 0 1 0 3 1 
94 105 0 0 1 0 0 1 0 0 2 

106 111 0 0 1 0 0 1 0 1 2 
112 118 0 1 1 0 1 1 0 1 2 
119 125 0 1 1 0 1 1 0 2 2 
 
Retraso u olvido de la toma de la dosis 

Si hay un retraso en la administración de atalureno de menos de 3 horas después de la toma habitual de 
la mañana o del mediodía, o de menos de 6 horas después de la de la noche, se deberá tomar la dosis 
sin realizar cambios en la pauta posológica. Si hay un retraso de más de 3 horas después de la toma 
habitual de la mañana o del mediodía, o de más de 6 horas después de la de la noche, no se debe tomar 
la dosis, y el paciente debe reanudar su pauta posológica habitual. Los pacientes no deben tomar una 
dosis doble o adicional para compensar una dosis olvidada. Es importante administrar la dosis correcta. 
El aumento de la dosis por encima de la dosis recomendada puede tener como resultado una reducción 
de la eficacia. 
 
Poblaciones especiales 
 
Pacientes de edad avanzada 

No se ha establecido todavía la seguridad y eficacia de atalureno en pacientes de 65 años o más (ver 
sección 5.2). 
 



4 

Insuficiencia renal 

No es necesario ajustar la dosis en los pacientes con insuficiencia renal leve o moderada. No se 
recomienda el tratamiento de pacientes con insuficiencia renal grave (VFGe <30 ml/min) o nefropatía 
terminal (ver secciones 4.4 y 5.2). 
 
Insuficiencia hepática 
No es necesario ajustar la dosis en los pacientes con insuficiencia hepática leve, moderada o grave (ver 
sección 5.2). 
 
Población pediátrica 

A los pacientes pediátricos con un peso corporal ≥12 kg se les tratará según las dosis recomendadas en 
función del intervalo de peso corporal (ver la tabla de dosificación anterior). La dosis recomendada es 
la misma para todos los intervalos de edad; es decir, 10 mg/kg de peso corporal por la mañana, 
10 mg/kg de peso corporal a mediodía y 20 mg/kg de peso corporal por la noche (para una dosis total 
diaria de 40 mg/kg de peso corporal). 
 
No se ha establecido todavía ni la seguridad ni la eficacia de Translarna en niños <12 kg y con edades 
comprendidas entre los 6 meses y los 2 años de edad. No se dispone de datos. 
 
Forma de administración 
 
Translarna se debe administrar por vía oral después de mezclarlo para formar una suspensión en 
líquido o con un alimento semisólido.  
No se deben abrir los sobres hasta el momento de la preparación de la dosis. Se debe mezclar todo el 
contenido de cada sobre con un mínimo de 30 ml de líquido (agua, leche o zumo de fruta), o 
3 cucharadas soperas de un alimento semisólido (yogur o compota de manzana). La dosis preparada se 
debe mezclar bien antes de su administración. Se puede aumentar la cantidad de líquido o alimento 
semisólido según las preferencias del paciente. Los pacientes deben tomar la dosis completa. 
 
Para consultar las instrucciones de reconstitución del medicamento antes de la administración, ver 
sección 6.6. 
 
4.3 Contraindicaciones 
 
Hipersensibilidad al principio activo o a alguno de los excipientes incluidos en la sección 6.1.  
 
Uso concomitante de aminoglucósidos por vía intravenosa (ver sección 4.4 y 4.5). 
 
4.4 Advertencias y precauciones especiales de empleo 
 
Pacientes que no tienen una mutación sin sentido 
 
Los pacientes deben tener una mutación sin sentido en el gen de la distrofina, determinada mediante 
análisis genéticos, como parte de su estado patológico subyacente. No se debe administrar atalureno a 
pacientes que no tengan una mutación sin sentido. 
 
Insuficiencia renal 
 
Se ha notificado un aumento en la exposición a atalureno y en el metabolito de atalureno en pacientes 
con insuficiencia renal grave (VFGe <30 ml/min). Se desconoce la toxicidad del metabolito. Una 
mayor exposición a atalureno se asoció con una posible disminución de la eficacia. Por lo tanto, los 
pacientes con insuficiencia renal grave o nefropatía terminal deben ser tratados con atalureno 
únicamente si el beneficio médico previsto supera el posible riesgo, y deben ser objeto de un 
seguimiento estrecho para detectar la posible toxicidad de los metabolitos y la disminución de la 
eficacia. Se debe considerar una dosis más baja de atalureno. 
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No se debe iniciar el tratamiento en pacientes con VFGe <30 ml/min que no han sido tratados 
anteriormente (ver secciones 4.2 y 5.2). 
 
Cambios en el perfil lipídico 
 
Puesto que se han notificados cambios en el perfil lipídico (aumento de triglicéridos y colesterol) de 
algunos pacientes en ensayos clínicos, se recomienda realizar, en los pacientes con distrofia 
muscular de Duchenne debida a una mutación sin sentido (DMDmss) que reciban atalureno, un 
control del colesterol total, LDL, HDL y triglicéridos cada año, o con mayor frecuencia si es 
necesario por el estado clínico del paciente. 
 
Hipertensión con el uso concomitante de corticosteroides sistémicos 
 
Puesto que se han notificado casos de hipertensión con el uso concomitante de corticosteroides 
sistémicos en algunos pacientes en ensayos clínicos, se recomienda realizar, en los pacientes con 
DMDmss que reciban atalureno de forma concomitante con corticosteroides, un control de la 
tensión arterial sistólica y diastólica en reposo cada 6 meses, o con mayor frecuencia si es necesario 
por el estado clínico del paciente.  
 
Monitorización de la función renal 
 
Puesto que se han notificados ligeros aumentos de las concentraciones medias de creatinina sérica, 
nitrógeno ureico en sangre (BUN, por sus siglas en inglés) y de cistatina C en los estudios 
comparativos de DMDmss, se recomienda realizar, en los pacientes con DMDmss que reciban 
atalureno, un control de la creatinina sérica, el BUN y la cistatina C cada 6-12 meses, o con mayor 
frecuencia si es necesario por el estado clínico del paciente. 
 
Interacciones potenciales con otros medicamentos  
 
Se debe actuar con precaución al administrar atalureno de forma conjunta con medicamentos que sean 
inductores de UGT1A9 o sustratos de OAT1 u OAT3 (ver sección 4.5). 
 
Aminoglucósidos 
 
Se ha demostrado que los aminoglucósidos reducen la actividad de lectura ribosómica del atalureno in 

vitro. Asimismo, se encontró que el atalureno aumenta la nefrotoxicidad de los aminoglucósidos 
intravenosos. Se debe evitar la administración conjunta de esos medicamentos con atalureno (ver 
sección 4.3). Dado que se desconoce el mecanismo mediante el cual el atalureno aumenta la 
nefrotoxicidad de los aminoglucósidos intravenosos, no se recomienda el uso concomitante de otros 
medicamentos nefrotóxicos con atalureno. En caso de que esto sea inevitable, (por ejemplo: 
vancomicina para el tratamiento de SARM) se recomienda una monitorización minuciosa de la 
función renal (ver sección 4.5). 
 
4.5 Interacción con otros medicamentos y otras formas de interacción 
 
Aminoglucósidos 
 
No se debe administrar Atalureno de forma conjunta con aminoglucósidos intravenosos, pues se han 
observado casos de disminución de la función renal en un ensayo clínico en pacientes con nmCF (ver 
sección 4.3).  
 
En varios pacientes tratados con atalureno y aminoglucósidos intravenosos junto con otros antibióticos 
para los brotes de la fibrosis quística se produjeron elevaciones de la creatinina sérica. Las elevaciones 
de la creatinina sérica remitieron en todos los casos cuando se interrumpió la administración del 
aminoglucósido intravenoso, tanto si se continuó como si se interrumpió la administración de 
Translarna. Estos datos sugieren que la administración conjunta de Translarna y aminoglucósidos 
intravenosos podría potenciar el efecto nefrotóxico de los aminoglucósidos. En consecuencia, si es 
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necesario el tratamiento con aminoglucósidos intravenosos se debe interrumpir el tratamiento con 
Translarna, que se podrá reanudar 2 días después de finalizar la administración del aminoglucósido. Se 
desconoce el efecto de la administración conjunta de atalureno con otros medicamentos nefrotóxicos. 
 
La deshidratación podría ser un factor que contribuyera en alguno de estos casos. Los pacientes se 
deben mantener adecuadamente hidratados mientras tomen atalureno (ver sección 4.4). 
 

Efectos de otros medicamentos en la farmacocinética de atalureno 

Los datos obtenidos en estudios in vitro indican que atalureno es un sustrato de UGT1A9. La 
administración conjunta de rifampicina, un potente inductor de las enzimas metabólicas, que incluye 
UGT1A9, redujo la exposición a atalureno en el 29 %. Se desconoce la importancia de estos hallazgos 
para el ser humano. Se debe actuar con precaución cuando se administra de forma conjunta atalureno 
con medicamentos inductores de UGT1A9 (como la rifampicina). 
 

Efectos de atalureno sobre la farmacocinética de otros medicamentos 

Los datos obtenidos en estudios in vitro indican que tiene el potencial de inhibir UGT1A9, el 
transportador de aniones orgánico 1 (OAT1), el transportador de aniones orgánico 3 (OAT3) y el 
polipéptido de transporte del anión orgánico 1B3 (OATP1B3). La administración conjunta de 
atalureno con micofenolato de mofetilo en sujetos sanos no afectó a la exposición a su metabolito 
activo, el ácido micofenólico (un sustrato de UGT1A9). No es necesario ajustar la dosis cuando 
atalureno se administra de manera conjunta con medicamentos que son sustratos de UGT1A9.  
 
En un estudio clínico para evaluar el potencial de atalureno como inhibidor del sistema de transporte 
OATP1B3 usando una dosis única de 80 mg de telmisartán, un sustrato selectivo de OATP1B3 in 

vitro, atalureno aumentó la exposición a telmisartán en un 28 %. Este efecto se considera clínicamente 
irrelevante. No obstante, la magnitud de este efecto podría ser mayor para la dosis de 40 mg de 
telmisarán. Por consiguiente, se debe actuar con precaución cuando se administra de forma conjunta 
atalureno con medicamentos sustratos de OAT1 u OATP1B3 (por ejemplo, oseltamivir, aciclovir, 
captoprilo, furosemida, bumetanida, valsartán, pravastatina, rosuvastatina, atorvastatina o 
pitavastatina).  
 
También se debe actuar con precaución cuando se administra de forma conjunta atalureno con 
sustratos de OAT3 (p. ej. ciprofloxacino), especialmente con sustratos de OAT3 con un estrecho 
margen terapéutico. En un estudio clínico, el grado de exposición para ciprofloxacino fue un 32 % 
superior en presencia de atalureno. En otro estudio clínico, el grado de exposición para adefovir fue un 
60 % superior en presencia de atalureno. Se debe tener precaución cuando se administre atalureno 
conjuntamente con adefovir. 
 
Basándose en estudios in vitro no se espera que atalureno sea un inhibidor del transporte mediado por 
P-gp ni del metabolismo mediado por el citocromo P450. Del mismo modo, resulta poco probable que 
atalureno sea in vivo un inductor de las isoenzimas del citocromo P450.  
 
La administración conjunta de corticosteroides (deflazacort, prednisona o prednisolona) con atalureno 
no afectó a las concentraciones plasmáticas de atalureno. No se observó ningún cambio clínicamente 
relevante en las concentraciones plasmáticas de los corticoides con la administración conjunta de 
atalureno. Estos datos indican que no existe interacción farmacológica aparente entre los 
corticosteroides y atalureno, no siendo necesario ningún ajuste de la dosis. 
 
Medicamentos que afectan el transportador de glucoproteína P 
 
In vitro, atalureno no es un sustrato del transportador de glucoproteína P. Es poco probable que la 
farmacocinética de atalureno resulte afectada por medicamentos que inhiben el transportador de 
glucoproteína P. 
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4.6 Fertilidad, embarazo y lactancia 
 
Embarazo 
 
No hay datos suficientes relativos al uso de atalureno en mujeres embarazadas. Los estudios realizados 
en animales han revelado una toxicidad para la reproducción solamente con dosis tóxicas para la 
madre (ver sección 5.3).  
Como medida de precaución no se recomienda utilizar atalureno durante el embarazo. 
 
Lactancia 
 
Se desconoce si el atalureno/sus metabolitos se excretan en la leche materna. Los datos 
farmacodinámicos/toxicológicos disponibles en animales muestran que el atalureno/ sus metabolitos se 
excretan en la leche (ver sección 5.3). No se puede excluir el riesgo en recién nacidos/niños lactantes. 
 
Debe interrumpirse la lactancia durante el tratamiento con atalureno. 
 
Fertilidad 
 
Los datos preclínicos no muestran riesgos para los seres humanos en base a los estudios de fertilidad 
estándar con machos y hembras de rata (ver sección 5.3). 
 
4.7 Efectos sobre la capacidad para conducir y utilizar máquinas 
 
No se ha estudiado el efecto de atalureno sobre la conducción de coches o bicicletas o la utilización de 
máquinas. Los pacientes que experimenten mareos deben tener cuidado si conducen coches o 
bicicletas o utilizan máquinas. 
 
4.8 Reacciones adversas 
 
Resumen del perfil de seguridad 
 
El perfil de seguridad del atalureno se basa en los datos agrupados de dos estudios aleatorizados, doble 
ciego y controlados con placebo de 48 semanas realizados en un total de 232 pacientes varones con 
distrofia muscular de Duchenne debida a una mutación sin sentido (DMDmss) que recibieron 
tratamiento con la dosis recomendada de 40 mg/kg/día (10, 10, 20 mg/kg; n = 172) o una dosis de 
80 mg/kg/día (20, 20, 40 mg/kg; n = 60), en comparación con los pacientes tratados con placebo 
(n = 172).  
 
Las reacciones adversas más frecuentes en los 2 estudios controlados con placebo fueron vómitos, 
diarrea, náuseas, cefalea, dolor abdominal alto y flatulencia, todos los cuales se dieron en ≥ 5 % de los 
pacientes tratados con atalureno. En ambos estudios, 1/232 (0,43 %) de los pacientes tratados con 
atalureno suspendió el tratamiento debido a una reacción adversa de estreñimiento y 1/172 (0,58 %) de 
los pacientes con placebo suspendió el tratamiento debido a una reacción adversa de progresión de la 
enfermedad (pérdida de la ambulación). 
 
Se ha llevado a cabo un estudio abierto con pacientes de 2 a 5 años (n = 14) para evaluar la PK y la 
seguridad de atalureno. Se comunicó una mayor frecuencia de malestar general (7,1 %), pirexia 
(42,9 %), infección de oído (28,6 %) y exantema (21,4 %) en los pacientes de 2 a 5 años que en los de 
5 años en adelante. Sin embargo, estas afecciones se describen con más frecuencia en los niños más 
pequeños en general. Los datos sobre seguridad de 28 semanas de tratamiento mostraron un perfil de 
seguridad de atalureno similar en los pacientes de 2 a 5 años y en los de 5 años en adelante. 
 
En general, las reacciones adversas fueron de intensidad leve o moderada y no se notificaron 
acontecimientos adversos graves relacionados con el tratamiento en los pacientes tratados con 
atalureno en estos 2 estudios.  
 



8 

Tabla de reacciones adversas  
 
Las reacciones adversas notificadas en los pacientes con DMDmss tratados con la dosis diaria 
recomendada de atalureno 40 mg/kg/día en los 2 estudios controlados con placebo se presentan en la 
tabla 1. Las reacciones adversas notificadas en > 1 paciente del grupo de 40 mg/kg/día a una 
frecuencia superior a la del grupo del placebo se presentan de acuerdo con la Clasificación por órganos 
y sistemas de MedDRA, el término preferente y la frecuencia. Los grupos de frecuencia se definen 
según la siguiente convención: muy frecuentes (≥ 1/10) y frecuentes (≥ 1/100 a < 1/10).  
 
Tabla 1. Reacciones adversas notificadas en > 1 paciente con DMDmss tratado con atalureno a una 
frecuencia superior a la del grupo de placebo en los 2 estudios controlados con placebo (análisis 
agrupado)  
 
Clasificación de por órganos 

y sistemas Muy frecuentes Frecuentes Frecuencia no 
conocida 

Trastornos del metabolismo y 
de la nutrición  

Disminución del 
apetito, 
hipertrigliceridemia 

Cambio en el perfil 
lipídico (aumento de 
triglicéridos y 
colesterol) 

Trastornos del sistema 
nervioso  Cefalea  

Trastornos vasculares  Hipertensión   

Trastornos respiratorios, 
torácicos y mediastínicos   Tos, epistaxis  

Trastornos gastrointestinales  Vómitos 

Náuseas, dolor 
abdominal alto, 
flatulencia, molestias 
abdominales, 
estreñimiento 

 

Trastornos de la piel y del 
tejido subcutáneo  Exantema 

eritematoso 
 

Trastornos 
musculoesqueléticos y del 
tejido conjuntivo  

 

Dolor en las 
extremidades, dolor 
torácico 
osteomuscular 

 

Trastornos renales y urinarios  Hematuria, enuresis 

Cambio en las 
pruebas de función 
renal (aumento de la 
creatinina, nitrógeno 
ureico en sangre, 
cistatina C) 

Trastornos generales y 
alteraciones en el lugar de 
administración  

 Pirexia, pérdida de 
peso  

 

 
Un estudio de extensión abierto de 48 semanas en pacientes con DMDmss ambulantes o no 
ambulantes mostró un perfil de seguridad similar. No se dispone de datos de seguridad a largo plazo. 
 
Descripción de reacciones adversas seleccionadas (anomalías analíticas) 
 
Lípidos séricos 

Se ha observado un incremento de los lípidos séricos, es decir, de colesterol y triglicéridos. Se han 
notificado casos en los que este incremento hasta valores anormalmente elevados se percibía ya al 
cabo de 4 semanas. 
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Pruebas de función renal 

Durante los estudios aleatorizados controlados con placebo de DMDmss se observaron ligeros 
aumentos en el valor medio de la creatinina sérica,  
BUN y cistatina C. Los valores tendían a estabilizarse en la parte inicial del estudio y no aumentaron 
más con la continuación del tratamiento. 
 
Notificación de sospechas de reacciones adversas 
  
Es importante notificar sospechas de reacciones adversas al medicamento tras su autorización. Ello 
permite una supervisión continua de la relación del beneficio/riesgo del medicamento. Se invita a los 
profesionales sanitarios notificar las sospechas de reacciones adversas a través del sistema nacional de 
notificación incluido en el Apéndice V. 
 
4.9 Sobredosis 
 
Algunos voluntarios sanos que recibieron una única dosis por vía oral de 200 mg/kg de atalureno 
experimentaron síntomas transitorios leves de cefalea, náuseas, vómitos y diarrea. No se observaron 
reacciones adversas graves en esos sujetos. En el caso de sospecha de sobredosis se debe proporcionar 
tratamiento de soporte, incluyendo la consulta con un profesional sanitario y una estrecha observación 
del estado clínico del paciente. 
 
 
5. PROPIEDADES FARMACOLÓGICAS 
 
5.1  Propiedades farmacodinámicas 
 
Grupo farmacoterapéutico: Otros fármacos para trastornos del sistema musculoesquelético, código 
ATC: M09AX03 
 
Mecanismo de acción 
 
Una mutación sin sentido en el ADN tiene como resultado un codón de parada prematuro en un 
ARNm. Este codón de parada prematuro en el ARNm provoca la enfermedad al finalizar la traducción 
antes de que se genere una proteína funcional. Atalureno facilita la lectura ribosómica del ARNm que 
contiene un codón de parada prematuro de ese tipo, lo que tiene como resultado la producción de una 
proteína funcional.  
 
Efectos farmacodinámicos 
 
Los experimentos preclínicos in vitro realizados en cultivos de células con mutaciones sin sentido y en 
larvas de peces cultivadas en una solución de atalureno han demostrado que atalureno facilita la 
lectura ribosómica con una relación concentración/respuesta en forma de campana (forma de U 
invertida). Se propone la hipótesis de que la relación dosis/respuesta in vivo también podría tener 
forma de campana, pero los datos de estudios in vivo realizados en un modelo de ratón para DMDmss 
y en humanos son demasiado limitados para confirmar esa hipótesis. 
 
Los estudios preclínicos in vitro sugieren que puede ser importante la exposición continua a atalureno 
para maximizar su actividad, y que los efectos del principio activo sobre la lectura ribosómica de los 
codones de parada prematuros revierten poco después de la retirada de atalureno. 
 
Eficacia clínica y seguridad 
 
La seguridad y la eficacia de Translarna se evaluaron en 2 estudios aleatorizados, doble ciego, 
controlados con placebo sobre la DMDmss. La variable primaria de la eficacia en ambos ensayos era 
el cambio en la prueba de marcha de 6 minutos (6-minute Walk Test, 6MWT) en la semana 48. Otras 
variables incluidas en los ensayos eran el tiempo hasta un empeoramiento persistente del 10 % en la 
PM6M, el cambio en el tiempo para correr/caminar 10 metros en la semana 48, el cambio en el tiempo 

http://www.ema.europa.eu/docs/en_GB/document_library/Template_or_form/2013/03/WC500139752.doc
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para ascender 4 escalones en la semana 48 y el tiempo hasta descender 4 escalones en la semana 48. 
Se exigió que todos los pacientes tuvieran una confirmación documentada de la presencia de una 
mutación sin sentido en el gen de la distrofina determinada mediante secuenciación genética.  
 
El estudio 1 evaluó a174 pacientes varones de entre 5 y 20 años de edad. Se exigió que todos los 
pacientes fueran capaces de caminar ≥ 75 metros sin necesidad de dispositivos de asistencia durante 
una 6MWT realizada durante el cribado. También fue necesario que los pacientes tuvieran una 
confirmación documentada de la presencia de una mutación sin sentido en el gen de la distrofina, 
determinada por secuenciación genética. La mayoría de los pacientes de todos los grupos de 
tratamiento eran de origen caucásico (90 %). Se asignó aleatoriamente a los pacientes en una 
proporción de 1:1:1 para recibir atalureno o placebo 3 veces al día (mañana, mediodía y noche): 57 
recibieron atalureno 40 mg/kg/día (10, 10 y 20 mg/kg), 60 recibieron atalureno 80 mg/kg/día (20, 20 y 
40 mg/kg) y 57 recibieron placebo.  
 
En el estudio 1, un análisis post hoc de la variable primaria reveló que desde el periodo basal hasta la 
semana 48, en los pacientes tratados con atalureno 40 mg/kg/día se observó una disminución media de 
la 6MWD de 12,9 metros y en los pacientes que recibían placebo se observó una disminución media 
de la 6MWD de 44,1 metros (figura 1). Por lo tanto, el cambio medio en la 6MWD observada desde el 
momento inicial hasta la semana 48 fue de 31,3 metros mejor en el grupo de atalureno 40 mg/kg/día 
que en el grupo de placebo (p=0,056). En una estimación de modelo estadístico, la diferencia media 
fue de 31,7 metros (p ajustada = 0,0367). No hubo ninguna diferencia entre atalureno 80 mg/kg/día y 
placebo.  
 
Estos resultados indican que atalureno 40 mg/kg/día disminuyen el ritmo de la pérdida de la capacidad 
ambulante en los pacientes con DMDmss. 
 
Figura 1. Cambio medio en la distancia recorrida en 6 minutos (estudio 1) 
 

 
 
 
Un análisis post hoc del tiempo transcurrido hasta el empeoramiento persistente del 10 % en la 6MWD 
mostró que en el 26 % de los pacientes del grupo de atalureno 40 mg/kg/día había habido progresión 
en la semana 48, frente al 44 % de los del grupo de placebo (p=0,0652) (figura 2). No hubo ninguna 
diferencia entre atalureno 80 mg/kg/día y placebo. Estos resultados indican que un menor número de 
pacientes que reciben atalureno 40 mg/kg/día empeoraron en 6MWD a lo largo de 48 semanas. 
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Figura 2. Curva de Kaplan-Meier del tiempo transcurrido hasta el empeoramiento persistente del 10 % 
en la 6MWD (estudio 1) 
 

 
 
 
En las pruebas de tiempo funcionales (timed function test, TFT), las pruebas de tiempo para 
correr/caminar 10 metros, el tiempo para ascender 4 escalones y el tiempo para descender 4 escalones, 
los pacientes tratados con atalureno demostraron incrementos menores en el tiempo necesario para 
correr/caminar 10 metros, ascender 4 escalones y descender 4 escalones, lo que indica una 
disminución de la progresión DMDmss en relación con el placebo. 
 
El cambio de la media en pruebas de tiempo funcionales desde el periodo basal hasta la semana 48 fue 
mejor en el grupo de atalureno 40 mg/kg/día que en el grupo de placebo en el tiempo necesario para 
correr/caminar 10 metros (mejor en 1,5 segundos), el tiempo para ascender cuatro escalones (mejor en 
2,4 segundos), y el tiempo para descender 4 escalones (mejor en 1,6 segundos), Figura 3. 
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Figura 3, cambio de la media en pruebas de tiempo funcionales (estudio 1) 

 
 
Resultados de 6MWD en pacientes con periodo basal de 6MWD < 350 metros. 
 
En el caso de pacientes con un periodo basal de 6MWD < 350 metros, el cambio de media observado 
en 6MWD desde el periodo basal a la semana 48 fue de un mejoramiento en 68 metros del grupo de 
atalureno 40 mg/kg/día respecto al el grupo de placebo (p=0.0053). 
 
En el caso de estos pacientes, el cambio de la media en pruebas de tiempo funcionales desde el 
periodo basal hasta la semana 48 fue mejor en el grupo de atalureno 40 mg/kg/día que en el grupo de 
placebo en el tiempo necesario para correr/caminar 10 metros (mejor en 3,5 segundos), el tiempo para 
ascender cuatro escalones (mejor en 6,4 segundos), y el tiempo para descender 4 escalones (mejor en 
5,0 segundos). 
 
El estudio 2 evaluó a 230 pacientes de entre 7 y 14 años de edad. Se exigió que todos los pacientes 
fueran capaces de caminar ≥ 150 metros y menos del 80 % de lo predicho sin necesidad de 
dispositivos de asistencia médica durante una 6MWT realizada durante el cribado. La mayoría de los 
pacientes de ambos grupos de tratamiento eran de origen caucásico (76 %). Se asignó aleatoriamente a 
los pacientes en una proporción de 1:1:1 para recibir atalureno 40 mg/kg/día (n = 115) o placebo 
(n = 115) 3 veces al día (mañana, mediodía y noche). 
 
Los pacientes tratados con atalureno experimentaron un beneficio clínico medido por diferencias 
numéricamente favorables respecto al placebo en las variables de la eficacia principal y secundarias. 
Dado que la variable primaria (cambio en la 6MWD desde el momento basal hasta la semana 48) no 
alcanzó significación estadística (p ≤ 0,05), todos los valores de p restantes se deben considerar 
nominales. 
 
En la población IT, la diferencia entre los grupos de atalureno y placebo en el cambio medio 
observado en la 6MWD desde el momento basal hasta la semana 48 fue de 15,4 metros mejor en el 
grupo de atalureno 40 mg/kg/día que en el grupo de placebo. En un modelo estadístico, la diferencia 
en la media estimada se situó en 13,0 metros (p = 0,213), figura 4. La separación entre el atalureno y el 
placebo se mantuvo desde la semana 16 hasta el final del estudio.  
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Figura 4. Cambio medio en la distancia recorrida en 6 minutos (estudio 2) 
 

 
 
A lo largo de 48 semanas, los pacientes tratados con atalureno mostraron un menor descenso de la 
función muscular, como revelan los menores aumentos en el tiempo para correr/caminar 10 metros, 
ascender 4 escalones y descender 4 escalones en el grupo tratado con atalureno en comparación con el 
placebo. Las diferencias a favor del atalureno con respecto al placebo en el cambio medio en las 
pruebas de tiempo funcionales en la semana 48 en la población IT alcanzaron el umbral de diferencia 
clínicamente significativa (cambios de ~1 a 1,5 segundos). 
 
El cambio medio en las pruebas de tiempo funcionales desde el periodo basal hasta la semana 48 fue 
mejor en el grupo de atalureno 40 mg/kg/día que en el grupo de placebo en el tiempo necesario para 
correr/caminar 10 metros (mejor en 1,2 segundos), el tiempo para ascender 4 escalones (mejor en 
1,8 segundos, p = 0,058), y el tiempo para descender 4 escalones (mejor en 1,8 segundos, p = 0,012), 
figura 5. 
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Figura 5. Cambio de la media en pruebas de tiempo funcionales (estudio 2) 
 

 
 
El tiempo hasta un empeoramiento del 10 % en la 6MWD se definió como la última ocasión en que la 
6MWD no fue el 10 % peor que el momento basal. En la población IT, el cociente de riesgos del 
atalureno en comparación con el placebo se situó en 0,75 (p = 0,160), lo que representa una reducción 
del 25 % en el riesgo de un empeoramiento del 10 % en la 6MWD.  
 
Población pediátrica 
 
La seguridad, la farmacocinética y la eficacia exploratoria de Translarna se han evaluado en un estudio 
abierto con niños de 2 a 5 años de edad con DMDmss. La eficacia de Translarna en niños entre 2 y 
5 años de edad se ha establecido por extrapolación a partir de los pacientes >5 años. 
 
En el programa clínico que investigó la eficacia y seguridad de atalureno en monoterapia en pacientes 
con fibrosis quística con mutación antisentido no se observaron efectos estadísticamente significativos 
en las medidas clave primarias y secundarias del resultado clínico (ppFEV1 y tasa de exacerbaciones 
pulmonares) en adultos y niños de 6 años y mayores. 
 
Se llevó a cabo un estudio exploratorio abierto (Estudio 045) en 20 niños de 2 a 7 años de edad con 
distrofia muscular de Duchenne con mutación sin sentido (nmDMD) para analizar los niveles 
cuantitativos de distrofina en el tejido muscular antes y después de 40 semanas de tratamiento con 
atalureno. La distrofina se midió mediante las pruebas de electroquimioluminiscencia (EQL) e 
inmunohistoquímica (IHQ). De cada sujeto, se obtuvieron 3 biopsias con aguja del gastrocnemio y el 
tibial anterior, al inicio y al final del tratamiento. El estudio 045 también comprendió la evaluación de 
los resultados funcionales (es decir, la evaluación ambulatoria North Star revisada [rNSAA] y las 
pruebas funcionales cronometradas [TFTs]). 
La mediana de los niveles de distrofina al inicio, medidos mediante EQL, fue del 0,42 % con respecto 
a la normalidad (intervalo del 0,00 % al 41,85 %). Al final del estudio, la mediana del nivel de 
distrofina fue del 0,33 % con respecto a la normalidad (intervalo del 0,04 % al 48,55 %). 
En el caso de la IHQ, la mediana del porcentaje de fibras positivas al inicio fue del 73 % (intervalo del 
0,42 % al 99,6 %). Al final del estudio, la mediana del porcentaje de fibras positivas fue del 66 % 
(intervalo del 0,51 % al 99,77 %). 
Al final del estudio, el empeoramiento medio (mediana) desde el inicio en la rNSAA fue de 0,1 (1,0) 
puntos en la puntuación total y el cambio medio (mediana) desde el inicio respecto al tiempo para 
ponerse de pie, correr o caminar 10 metros, subir 4 peldaños y bajar 4 peldaños fue de -1,56 (-0,6), -
0,41 (-0,35), -1,09 (-0,5) y -2,43 (-0,7) segundos, respectivamente. 
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La Agencia Europea de Medicamentos ha eximido al titular de la obligación de presentar los 
resultados de los ensayos realizados con atalureno en DMDmss en dos diferentes grupos de la 
población pediátrica, desde el nacimiento hasta menos de 28 días y lactantes de entre 28 días y menos 
de 6 meses, conforme a la decisión sobre el Plan de Investigación Pediátrica (PIP) en la indicación 
autorizada (ver sección 4.2 para consultar la información sobre el uso en la población pediátrica).  
 
La Agencia Europea de Medicamentos ha concedido al titular un aplazamiento para presentar los 
resultados de los ensayos realizados con atalureno en DMDmss en un diferente grupo de la población 
pediátrica, de entre 6 meses y menos de 2 años de edad, conforme a la decisión sobre el Plan de 
Investigación Pediátrica (PIP) en la indicación autorizada (ver sección 4.2 para consultar la 
información sobre el uso en la población pediátrica). 
 
Este medicamento se ha autorizado con una «aprobación condicional». Esta modalidad de aprobación 
significa que se espera obtener más información sobre este medicamento. La Agencia Europea de 
Medicamentos revisará la información nueva de este medicamento al menos una vez al año y esta 
Ficha Técnica o Resumen de las Características del Producto (RCP) se actualizará cuando sea 
necesario.  
 
5.2 Propiedades farmacocinéticas 
 
La administración de atalureno con una dosis ajustada al peso corporal (mg/kg) tuvo como resultado 
exposiciones similares en estado estacionario o (AUC) entre niños y adolescentes con DMDmss en un 
amplio intervalo de pesos corporales. Aunque atalureno es prácticamente insoluble en agua, se absorbe 
con facilidad tras su administración por vía oral en suspensión.  
 
Características generales de atalureno después de la administración 
 

Absorción 
Los niveles plasmáticos máximos de atalureno se alcanzan aproximadamente 1,5 horas después de la 
administración en personas que han recibido el medicamento en los 30 minutos siguientes a una 
comida. Basándose en la recuperación de radiactividad en la orina observada en un estudio de dosis 
única de atalureno radiomarcado, se calcula que la biodisponibilidad oral de atalureno es de ≥ 55 %. 
Las concentraciones plasmáticas de atalureno en estado estacionario aumentan proporcionalmente a la 
dosis. Las concentraciones plasmáticas en estado estacionario son proporcionales para dosis de 
atalureno de entre 10 y 50 mg/kg, no observándose ninguna acumulación tras su administración 
repetida.  
 
Distribución 

In vitro, atalureno está unido en un 99,6 % a las proteínas plasmáticas humanas, y esa unión es 
independiente de la concentración plasmática. Atalureno no se distribuye en los glóbulos rojos. 
 
Biotransformación 
Atalureno se metaboliza mediante conjugación por la acción de las enzimas uridina difosfato 
glucuronosiltransferasa (UGT), principalmente UGT1A9, en el hígado, en el intestino y en el riñón.  
 
In vivo, el único metabolito detectado en el plasma tras la administración por vía oral de atalureno 
radiomarcado fue el O-1β-acil glucurónido de atalureno; la exposición a este metabolito en seres 
humanos fue de aproximadamente el 8 % de la AUC plasmática de atalureno.  
 
Eliminación 
La semivida plasmática de atalureno oscila entre 2 y 6 horas, y no se ve afectada ni por la dosis ni por 
la administración repetida. La eliminación de atalureno depende probablemente de la glucuronidación 
hepática y renal de atalureno seguida de la excreción renal y hepática del metabolito glucurónido 
resultante. 
 
Después de una dosis oral única de atalureno radiomarcado, aproximadamente la mitad de la dosis 
radiactiva administrada se recupera en las heces, y el resto se recupera en la orina. En la orina, el 
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atalureno inalterado y el metabolito acil-glucurónido suponen, respectivamente, < 1% y el 49 % de la 
dosis administrada. 
 
Linealidad/no linealidad 
Las concentraciones plasmáticas en estado estacionario son proporcionales a la dosis para dosis de 
atalureno de entre 10 y 50 mg/kg, no observándose ninguna acumulación tras una administración 
repetida. Los datos obtenidos con voluntarios sanos indican que la biodisponibilidad relativa de 
atalureno es aproximadamente un 40 % más baja en estado estacionario que después de la dosis inicial. 
Se calcula que el inicio de la reducción de la biodisponibilidad relativa tiene lugar aproximadamente 
60 horas después de la primera dosis. El estado estacionario se establece después de aproximadamente 
dos semanas de tres administraciones al día. 
 
Características en grupos específicos de sujetos o pacientes 
 

Edad 

Los datos obtenidos en personas de entre 2 y 57 años de edad indican que la edad no tiene un efecto 
claro sobre la exposición plasmática de atalureno. No es necesario ajustar la dosis por la edad. 
 
La farmacocinética de atalureno se ha evaluado en el estudio PTC124-GD-030 a lo largo de 4 semanas. 
Las concentraciones plasmáticas de atalureno en pacientes de entre 2 y 5 años de edad fueron 
coherentes con las observadas en pacientes mayores de 5 años que recibieron la pauta posológica de 
10/10/20 mg/kg dosis. 
 
Sexo 

En los ensayos clínicos de DMDmss no se estudiaron mujeres. Sin embargo, en otras poblaciones no 
existe un efecto claro del sexo sobre la exposición plasmática de atalureno. 
 
Raza 

Es poco probable que la farmacocinética de atalureno se vea afectada de forma significativa por los 
polimorfismos de UGT1A9 en la población de origen caucásico. A causa del bajo número de pacientes 
de otras razas incluidos en los estudios clínicos, no se pueden establecer conclusiones sobre el efecto 
de UGT1A9 en otros grupos étnicos. 
 
Insuficiencia renal 

No es necesario ajustar la dosis en los pacientes con insuficiencia renal leve o moderada. 
En un estudio farmacocinético en pacientes con diferentes grados de insuficiencia renal, tras la 
administración de una sola dosis, la exposición al plasma de atalureno cambió en un -13 %, 27 % y 
61 % en los grupos leve, moderado y grave, respectivamente, y en un 46 % en el grupo de nefropatía 
terminal en comparación con el grupo de función renal normal. Además, se ha notificado un aumento 
de 3 a 8 veces el metabolito atalureno en pacientes con insuficiencia renal grave (VFGe <30 ml/min). 
Después de la administración de varias dosis, está previsto que el aumento de atalureno y de 
metabolito de atalureno será mayor en pacientes con insuficiencia renal grave o nefropatía terminal en 
comparación con pacientes con función renal normal en estado estacionario. Los pacientes con 
insuficiencia renal grave (VFGe <30 ml/min) o nefropatía terminal deben ser tratados con atalureno 
únicamente si el beneficio médico previsto supera el posible riesgo (ver secciones 4.2 y 4.4). 
 
Insuficiencia hepática 

Si se tienen en cuenta los resultados de una evaluación farmacocinética realizada en grupos con 
insuficiencia hepática leve, moderada o grave en comparación con un grupo control de sujetos sanos, 
no es necesario ningún ajuste de la dosis para los pacientes con cualquier grado de insuficiencia 
hepática. No se observaron diferencias evidentes en cuanto a la exposición total a atalureno entre el 
grupo control y los grupos de insuficiencia hepática leve, moderada y grave. Se observó una 
disminución de aproximadamente el 40 % en la exposición total media a atalureno en el grupo de 
insuficiencia hepática moderada con respecto al grupo control, probablemente debida al pequeño 
tamaño de la muestra y a la variabilidad. 
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Pacientes no ambulantes 

No existen diferencias claras debidas a la pérdida de la capacidad ambulante, ni en la 
biodisponibilidad relativa en estado estacionario ni en el aclaramiento aparente. No es necesario 
ajustar las dosis para los pacientes que han perdido la capacidad ambulante. 
 
5.3 Datos preclínicos sobre seguridad 
 
Los datos de los estudios preclínicos no muestran riesgos especiales para los seres humanos según los 
estudios convencionales de seguridad farmacológica y genotoxicidad.  
 
Se ha dispuesto de un conjunto estándar de estudios sobre toxicidad reproductiva. No se han 
observado efectos sobre la fertilidad masculina ni femenina, pero no se han investigado los efectos 
sobre la fertilidad durante la edad adulta del tratamiento en la primera juventud. Se ha observado 
toxicidad embrio-fetal (p. ej. aumento de reabsorciones prematuras, pérdidas después de la 
implantación, disminución del número de fetos viables) y signos de retraso en el desarrollo (aumento 
de variaciones esqueléticas) en ratas y conejos en presencia de toxicidad materna. La exposición, en el 
nivel de exposición sin efectos adversos observados (no observed adverse effect level, NOAEL), fue 
similar (en el conejo) o 4 veces superior (en la rata) a la exposición sistémica en seres humanos 
(40 mg/kg/día). Se demostró la existencia de una transferencia placentaria de atalureno radiomarcado 
en las ratas. Con una dosis materna única ensayada, relativamente baja, de 30 mg/kg, la concentración 
de radiactividad fetal fue ≤ 27 % de la concentración materna. En el estudio de toxicidad para el 
desarrollo pre/posnatal, con una exposición de aproximadamente 5 veces la exposición en seres 
humanos se observó una toxicidad materna significativa y efectos sobre el peso corporal y el 
desarrollo de la actividad ambulante en las crías. La exposición sistémica materna en el nivel de 
exposición sin efectos adversos observados (no observed effect level, NOEL) para la toxicidad 
neonatal fue 3 veces superior a la exposición en seres humanos. Con una dosis materna única, 
relativamente baja, de 30 mg/kg de atalureno radiomarcado, la concentración más alta medida de 
radiactividad en la leche de rata fue del 37 % de la concentración plasmática materna. La presencia de 
radiactividad en el plasma de las crías confirmó la absorción por las crías a partir de la leche. 
 
Se produjo toxicidad renal (nefrosis de la nefrona distal) en estudios de dosis orales repetidas en 
ratones con una exposición sistémica equivalente a 0,3 veces la AUC en equilibrio en pacientes a 
quienes se administró Translarna con las dosis respectivas, por la mañana, al mediodía y por la noche, 
de 10, 10 y 20 mg/kg y superiores. 
 
En un modelo de ratón transgénico de 26 semanas para la carcinogenicidad no se encontraron indicios 
de carcinogenicidad. En un estudio de carcinogenicidad en ratas de 2 años se observó un caso de 
hibernoma. Además de eso, con una exposición mucho más alta que en los pacientes se observó un 
aumento de los tumores de la vejiga urinaria (raros). Se considera poco probable la importancia de los 
tumores de la vejiga urinaria en seres humanos.  
 
En uno de dos estudios de administración repetida en ratas de 26 semanas de duración, realizado con 
ratas de 4-5 semanas de edad, se observó un aumento relacionado con la dosis de la incidencia del 
hibernoma maligno, un tumor raro en las ratas. Además de eso, se encontró un caso de hibernoma 
maligno con la dosis más alta en un estudio de carcinogenicidad con ratas de 2 años de duración. La 
tasa histórica de incidencia de este tipo de tumor en ratas y en seres humanos es muy baja, y se 
desconoce el mecanismo que causa ese tumor en los estudios con ratas (incluida su relación con el 
tratamiento con atalureno). Se desconoce la importancia que puedan tener estos datos para los seres 
humanos. 
 
En un estudio de 1 año de duración realizado con perros de 10-12 semanas de edad se observaron 
hallazgos en las glándulas suprarrenales (inflamación localizada y degeneración en las regiones de la 
corteza que producen glucocorticoides) y una cierta dificultad para la producción de cortisol tras la 
estimulación exógena con hormona adrenocorticotropa. Estos hallazgos se observaron en perros con 
una exposición sistémica equivalente a 0,8 veces la AUC en equilibrio en pacientes a quienes se 
administró Translarna con las dosis respectivas, por la mañana, al mediodía y por la noche, de 
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40 mg/kg/día y superiores. En un estudio de distribución con ratas se observó una elevada 
concentración suprarrenal de atalureno. 
 
Además de los efectos antes mencionados, en los estudios de administración repetida se observaron 
algunos otros efectos menos adversos; en concreto, la disminución del aumento de peso y de la ingesta 
de alimento y el aumento del peso del hígado sin una correlación histológica y con una relevancia 
clínica poco clara. También en estudios con ratas y perros se encontraron cambios en los lípidos 
plasmáticos (colesterol y triglicéridos) que sugieren cambios en el metabolismo de los lípidos. 
 
No se observó ningún acontecimiento adverso, incluso en la glándula suprarrenal, en un estudio de 
3 meses en perros neonatos (1 semana de edad), seguido de un periodo de recuperación de 3 meses 
hasta las exposiciones sistémicas en estado estacionario equivalentes al AUC en estado estacionario en 
los pacientes. En los estudios preliminares en perros neonatos (1 semana de edad), las exposiciones 
sistémicas iniciales equivalentes a 5-10 veces el AUC en estado estacionario en pacientes no fueron 
toleradas en algunos animales. 
 
 
6. DATOS FARMACÉUTICOS 
 
6.1 Lista de excipientes  
 
Polidextrosa (E1200) 
Macrogol 
Poloxámero 
Manitol (E421) 
Crospovidona 
Hidroxietilcelulosa 
Aroma artificial de vainilla: maltodextrina, aromas artificiales y propilenglicol. 
Dióxido de sílice coloidal (E551) 
Estearato de magnesio 
 
6.2 Incompatibilidades 
 
No procede 
 
6.3 Período de validez 
 
4 años 
 
Se recomienda administrar cada dosis preparada inmediatamente después de su preparación. Si la 
dosis preparada se mantiene refrigerada (2 – 8 ºC) se debe desechar si no se utiliza en las 24 horas 
siguientes a su preparación o en las 3 horas siguientes si se mantiene a temperatura ambiente 
(15 - 30 °C). 
 
6.4 Precauciones especiales de conservación 
 
No requiere condiciones especiales de conservación. 
Para las condiciones de conservación tras la dilución del medicamento, ver sección 6.3. 
 
6.5 Naturaleza y contenido del envase 
 
Sobre de una hoja de aluminio laminada y termosellada: tereftalato de polietileno (seguridad infantil), 
polietileno (color y adhesión por poliéster/lámina), lámina de aluminio, (barrera contra humedad), 
adhesivo (de la clase de los poliuretanos), copolímero de etileno y ácido metacrílico (resina selladora 
para la integridad del envoltorio). 
 
Envase con 30 sobres.  
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6.6 Precauciones especiales de eliminación y otras manipulaciones 
 
No se deben abrir los sobres hasta el momento de la preparación de la dosis. Se debe mezclar todo el 
contenido de cada sobre con un mínimo de 30 ml de líquido (agua, leche o zumo de fruta) o 
3 cucharadas soperas de un alimento semisólido (yogur o compota de manzana). La dosis preparada se 
debe mezclar bien antes de su administración. Puede aumentarse la cantidad de líquido o alimento 
semisólido según las preferencias del paciente.  
 
La eliminación del medicamento no utilizado y de todos los materiales que hayan estado en contacto 
con él se realizará de acuerdo con la normativa local. 
 
 
7. TITULAR DE LA AUTORIZACIÓN DE COMERCIALIZACIÓN 
 
PTC Therapeutics International Limited 
5th Floor 
3 Grand Canal Plaza 
Grand Canal Street Upper 
Dublin 4 
D04 EE70 
Irlanda 
 
 
8. NÚMEROS DE AUTORIZACIÓN DE COMERCIALIZACIÓN  
 
Translarna 125 mg granulado para suspensión oral 
EU/1/13/902/001 
 
Translarna 250 mg granulado para suspensión oral 
EU/1/13/902/002 
 
Translarna 1.000 mg granulado para suspensión oral 
EU/1/13/902/003 
 
 
9. FECHA DE LA PRIMERA AUTORIZACIÓN/ RENOVACIÓN DE LA 

AUTORIZACIÓN 
 

Fecha de la primera autorización: 31 de julio de 2014 

Fecha de la última renovación: 20 de junio de 2022 

 
 
10. FECHA DE LA REVISIÓN DEL TEXTO 
 
 
 
La información detallada de este medicamento está disponible en la página web de la Agencia 
Europea de Medicamentos http://www.ema.europa.eu. 
 

http://www.ema.europa.eu/
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COMERCIALIZACIÓN CONDICIONAL 
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A. FABRICANTE(S) RESPONSABLE(S) DE LA LIBERACIÓN DE LOS LOTES 
 
Nombre y dirección del fabricante responsable de la liberación de los lotes. 
 
Almac Pharma Services Ltd. 
Seagoe Industrial Estate 
Craigavon 
Co. Armagh BT63 5UA 
Reino Unido 
 
PTC Therapeutics International Limited 
5th Floor 
3 Grand Canal Plaza 
Grand Canal Street Upper 
Dublin 4 
D04 EE70 
Irlanda 
 
Almac Pharma Services (Ireland) Limited 
Finnabair Industrial Estate 
Dundalk, Co. Louth, A91 P9KD 
Irlanda 
 
El prospecto impreso del medicamento debe especificar el nombre y dirección del fabricante 
responsable de la liberación del lote en cuestión. 
 
 
B. CONDICIONES O RESTRICCIONES DE SUMINISTRO Y USO  
 
Medicamento sujeto a prescripción médica restringida (ver Anexo I: Ficha Técnica o Resumen de las 
Características del Producto, sección 4.2). 
 
 
C. OTRAS CONDICIONES Y REQUISITOS DE LA AUTORIZACIÓN DE 
COMERCIALIZACIÓN 
 
• Informes periódicos de seguridad (IPS) 
 
Los requerimientos para la presentación de los informes periódicos de seguridad para este 
medicamento se establecen en la lista de fechas de referencia de la Unión (lista EURD) prevista en el 
artículo 107quarter, apartado 7, de la Directiva 2001/83/CE y cualquier actualización posterior 
publicadas en el portal web europeo sobre medicamentos: 
El Titular de la Autorización de Comercialización (TAC) presentará el primer informe periódico de 
seguridad para este medicamento en un plazo de 6 meses después de la autorización. 
 
 
D. CONDICIONES O RESTRICCIONES EN RELACIÓN CON LA UTILIZACIÓN 
SEGURA Y EFICAZ DEL MEDICAMENTO 
 
• Plan de Gestión de Riesgos (PGR)  
 
El TAC realizará las actividades e intervenciones de farmacovigilancia necesarias según lo 
acordado en la versión del PGR incluido en el Módulo 1.8.2 de la Autorización de 
Comercialización y en cualquier actualización del PGR que se acuerde posteriormente.  
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Se debe presentar un PGR actualizado: 
 

• A petición de la Agencia Europea de Medicamentos.  
• Cuando se modifique el sistema de gestión de riesgos, especialmente como resultado de nueva 

información disponible que pueda conllevar cambios relevantes en el perfil beneficio/riesgo, o 
como resultado de la consecución de un hito importante (farmacovigilancia o minimización de 
riesgos). 

 
Si coincide la presentación de un IPS con la actualización del PGR, ambos documentos se pueden 
presentar conjuntamente. 
 
 
E. OBLIGACIÓN ESPECÍFICA DE LLEVAR A CABO MEDIDAS POSAUTORIZACIÓN 
EN RELACIÓN CON UNA AUTORIZACIÓN DE COMERCIALIZACIÓN CONDICIONAL 
 
Al ser esta una autorización de comercialización condicional y según lo que establece el Artículo 
14(7) del Reglamento (CE) 726/2004, el TAC deberá llevar a cabo, dentro del plazo establecido, las 
siguientes medidas: 
 
Descripción Fecha límite 
Con el fin de confirmar la eficacia y la seguridad de atalureno en el tratamiento de 
pacientes ambulatorios de 5 años de edad o mayores con nmDMD, el TAC debería 
llevar a cabo un estudio controlado con placebo, multicéntrico, aleatorizado y doble 
ciego de 18 meses de duración, seguido de una extensión abierta de 18 meses de 
duración, y presentar sus resultados de acuerdo con un protocolo acordado. 
 

Envío del 
informe final 
del estudio 
Fecha límite:  
septiembre de 
2022 
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ETIQUETADO Y PROSPECTO 



24 

 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 

A. ETIQUETADO 
 



25 

INFORMACIÓN QUE DEBE FIGURAR EN EL EMBALAJE EXTERIOR 
 
Embalaje 
 
1. NOMBRE DEL MEDICAMENTO 
 
Translarna 125 mg granulado para suspensión oral 
atalureno 
 
 
2. PRINCIPIO(S) ACTIVO(S) 
 

Cada sobre contiene 125 mg de atalureno 
 
 
3. LISTA DE EXCIPIENTES 
 
 
 
4. FORMA FARMACÉUTICA Y CONTENIDO DEL ENVASE 
 
Granulado para suspensión oral 
30 sobres 
 
 
5. FORMA Y VÍA(S) DE ADMINISTRACIÓN 
 
Leer el prospecto antes de utilizar este medicamento 
Vía oral 
 
 
6. ADVERTENCIA ESPECIAL DE QUE EL MEDICAMENTO DEBE MANTENERSE 
FUERA DE LA VISTA Y DEL ALCANCE DE LOS NIÑOS 
 
Mantener fuera de la vista y del alcance de los niños 
 
 
7. OTRA(S) ADVERTENCIA(S) ESPECIAL(ES), SI ES NECESARIO 
 
 
 
8. FECHA DE CADUCIDAD 
 
CAD 
 
 
9. CONDICIONES ESPECIALES DE CONSERVACIÓN 
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10. PRECAUCIONES ESPECIALES DE ELIMINACIÓN DEL MEDICAMENTO NO 
UTILIZADO Y DE LOS MATERIALES DERIVADOS DE SU USO, CUANDO 
CORRESPONDA 
 
 
 
11. NOMBRE Y DIRECCIÓN DEL TITULAR DE LA AUTORIZACIÓN DE 
COMERCIALIZACIÓN 
 
PTC Therapeutics International Limited 
5th Floor 
3 Grand Canal Plaza 
Grand Canal Street Upper 
Dublin 4 
D04 EE70 
Irlanda 
 
 
12. NÚMERO(S) DE AUTORIZACIÓN DE COMERCIALIZACIÓN  
 
EU/1/13/902/001 125 mg granulado para suspensión oral 
 
 
13. NÚMERO DE LOTE 
 

Lote 
 
 
14. CONDICIONES GENERALES DE DISPENSACIÓN 
 

Medicamento sujeto a prescripción médica 
 
 
15. INSTRUCCIONES DE USO 
 
 
 
16. INFORMACIÓN EN BRAILLE 
 
Translarna 125 mg  
 
 
17. IDENTIFICADOR ÚNICO - CÓDIGO DE BARRAS 2D 

 
Incluido el código de barras 2D que lleva el identificador único. 
 
 
18. IDENTIFICADOR ÚNICO - INFORMACIÓN EN CARACTERES VISUALES 
 
PC: {número} 
SN: {número} 
NN: {número} 
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INFORMACIÓN MÍNIMA QUE DEBE INCLUIRSE EN PEQUEÑOS 
ACONDICIONAMIENTOS PRIMARIOS 
 
Sobre de aluminio 
 
1. NOMBRE DEL MEDICAMENTO Y VÍA(S) DE ADMINISTRACIÓN 
 
Translarna 125 mg granulado para suspensión oral 
atalureno 
 
Vía oral 
 
 
2. FORMA DE ADMINISTRACIÓN 
 
Leer el prospecto antes de utilizar este medicamento 
 
 
3. FECHA DE CADUCIDAD 
 
CAD 
 
 
4. NÚMERO DE LOTE 
 
Lote 
 
 
5. CONTENIDO EN PESO, EN VOLUMEN O EN UNIDADES 
 
125 mg  
 
 
6. OTROS 
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INFORMACIÓN MÍNIMA QUE DEBE INCLUIRSE EN PEQUEÑOS 
ACONDICIONAMIENTOS PRIMARIOS 
 
Embalaje 
 
1. NOMBRE DEL MEDICAMENTO Y VÍA(S) DE ADMINISTRACIÓN 
 
Translarna 250 mg granulado para suspensión oral 
atalureno 
 
 
2. FORMA DE ADMINISTRACIÓN 
 

Cada sobre contiene 250 mg de atalureno 
 
 
3. LISTA DE EXCIPIENTES 
 
 
 
4. FORMA FARMACÉUTICA Y CONTENIDO DEL ENVASE 
 
Granulado para suspensión oral 
30 sobres 
 
 
5. FORMA Y VÍA(S) DE ADMINISTRACIÓN 
 
Leer el prospecto antes de utilizar este medicamento 
Vía oral 
 
 
6. ADVERTENCIA ESPECIAL DE QUE EL MEDICAMENTO DEBE MANTENERSE 
FUERA DE LA VISTA Y DEL ALCANCE DE LOS NIÑOS 
 
Mantener fuera de la vista y del alcance de los niños 
 
 
7. OTRA(S) ADVERTENCIA(S) ESPECIAL(ES), SI ES NECESARIO 
 
 
 
8. FECHA DE CADUCIDAD 
 
CAD 
 
 
9. CONDICIONES ESPECIALES DE CONSERVACIÓN 
 
 
 



29 

10. PRECAUCIONES ESPECIALES DE ELIMINACIÓN DEL MEDICAMENTO NO 
UTILIZADO Y DE LOS MATERIALES DERIVADOS DE SU USO (CUANDO 
CORRESPONDA) 
 
 
 
11. NOMBRE Y DIRECCIÓN DEL TITULAR DE LA AUTORIZACIÓN DE 
COMERCIALIZACIÓN 
 
PTC Therapeutics International Limited 
5th Floor 
3 Grand Canal Plaza 
Grand Canal Street Upper 
Dublin 4 
D04 EE70 
Irlanda 
 
 
12. NÚMERO(S) DE AUTORIZACIÓN DE COMERCIALIZACIÓN  
 
EU/1/13/902/002 250 mg granulado para suspensión oral 
 
 
13. NÚMERO DE LOTE 
 

Lote 
 
 
14. CONDICIONES GENERALES DE DISPENSACIÓN 
 

Medicamento sujeto a prescripción médica 
 
 
15. INSTRUCCIONES DE USO 
 
 
 
16. INFORMACIÓN EN BRAILLE 
 
Translarna 250 mg  
 
 
17. IDENTIFICADOR ÚNICO - CÓDIGO DE BARRAS 2D 

 
Incluido el código de barras 2D que lleva el identificador único. 
 
 
18. IDENTIFICADOR ÚNICO - INFORMACIÓN EN CARACTERES VISUALES 
 
PC: {número} 
SN: {número} 
NN: {número} 
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INFORMACIÓN MÍNIMA A INCLUIR EN PEQUEÑOS ACONDICIONAMIENTOS 
PRIMARIOS 
 
Sobre de aluminio 
 
1. NOMBRE DEL MEDICAMENTO Y VÍA(S) DE ADMINISTRACIÓN 
 
Translarna 250 mg granulado para suspensión oral 
atalureno 
 
Vía oral 
 
 
2. FORMA DE ADMINISTRACIÓN 
 
Leer el prospecto antes de utilizar este medicamento 
 
 
3. FECHA DE CADUCIDAD 
 
CAD 
 
 
4. NÚMERO DE LOTE 
 
Lote 
 
 
5. CONTENIDO EN PESO, EN VOLUMEN O EN UNIDADES 
 
250 mg  
 
 
6. OTROS 
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INFORMACIÓN QUE DEBE FIGURAR EN EL EMBALAJE EXTERIOR 
 
Embalaje 
 
1. NOMBRE DEL MEDICAMENTO 
 
Translarna 1.000 mg granulado para suspensión oral 
atalureno 
 
 
2. PRINCIPIO(S) ACTIVO(S) 
 

Cada sobre contiene 1.000 mg de atalureno 
 
 
3. LISTA DE EXCIPIENTES 
 
 
 
4. FORMA FARMACÉUTICA Y CONTENIDO DEL ENVASE 
 
Granulado para suspensión oral 
30 sobres 
 
 
5. FORMA Y VÍA(S) DE ADMINISTRACIÓN 
 
Leer el prospecto antes de utilizar este medicamento 
Vía oral 
 
 
6. ADVERTENCIA ESPECIAL DE QUE EL MEDICAMENTO DEBE MANTENERSE 
FUERA DE LA VISTA Y DEL ALCANCE DE LOS NIÑOS 
 
Mantener fuera de la vista y del alcance de los niños 
 
 
7. OTRA(S) ADVERTENCIA(S) ESPECIAL(ES), SI ES NECESARIO 
 
 
 
8. FECHA DE CADUCIDAD 
 
CAD 
 
 
9. CONDICIONES ESPECIALES DE CONSERVACIÓN 
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10. PRECAUCIONES ESPECIALES DE ELIMINACIÓN DEL MEDICAMENTO NO 
UTILIZADO Y DE LOS MATERIALES DERIVADOS DE SU USO (CUANDO 
CORRESPONDA) 
 
 
 
11. NOMBRE Y DIRECCIÓN DEL TITULAR DE LA AUTORIZACIÓN DE 
COMERCIALIZACIÓN 
 
PTC Therapeutics International Limited 
5th Floor 
3 Grand Canal Plaza 
Grand Canal Street Upper 
Dublin 4 
D04 EE70 
Irlanda 
 
 
12. NÚMERO(S) DE AUTORIZACIÓN DE COMERCIALIZACIÓN  
 
EU/1/13/902/003 1.000 mg granulado para suspensión oral 
 
 
13. NÚMERO DE LOTE 
 

Lote 
 
 
14. CONDICIONES GENERALES DE DISPENSACIÓN 
 

Medicamento sujeto a prescripción médica 
 
 
15. INSTRUCCIONES DE USO 
 
 
 
16. INFORMACIÓN EN BRAILLE 
 
Translarna 1.000 mg  
 
 
17. IDENTIFICADOR ÚNICO - CÓDIGO DE BARRAS 2D 

 
Incluido el código de barras 2D que lleva el identificador único. 
 
 
18. IDENTIFICADOR ÚNICO - INFORMACIÓN EN CARACTERES VISUALES 
 
PC: {número} 
SN: {número} 
NN: {número} 
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INFORMACIÓN MÍNIMA A INCLUIR EN PEQUEÑOS ACONDICIONAMIENTOS 
PRIMARIOS 
 
Sobre de aluminio 
 
1. NOMBRE DEL MEDICAMENTO Y VÍA(S) DE ADMINISTRACIÓN 
 
Translarna 1.000 mg granulado para suspensión oral 
atalureno 
 
Vía oral 
 
 
2. FORMA DE ADMINISTRACIÓN 
 
Leer el prospecto antes de utilizar este medicamento 
 
 
3. FECHA DE CADUCIDAD 
 
CAD 
 
 
4. NÚMERO DE LOTE 
 
Lote 
 
 
5. CONTENIDO EN PESO, EN VOLUMEN O EN UNIDADES 
 
1.000 mg  
 
 
6. OTROS 
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B. PROSPECTO 
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Prospecto: información para el paciente 
 

Translarna 125 mg granulado para suspensión oral 
Translarna 250 mg granulado para suspensión oral 

Translarna 1.000 mg granulado para suspensión oral 
atalureno 

 
Este medicamento está sujeto a seguimiento adicional, lo que agilizará la detección de nueva 

información sobre su seguridad. Puede contribuir comunicando los efectos adversos que pudiera usted 
tener. La parte final de la sección 4 incluye información sobre cómo comunicar estos efectos adversos. 
 
Lea todo el prospecto detenidamente antes de empezar a tomar este medicamento, porque 
contiene información importante para usted. 
- Conserve este prospecto, ya que puede tener que volver a leerlo.  
- Si tiene alguna duda, consulte a su médico o farmacéutico. 
- Este medicamento se le ha recetado solamente a usted, y no debe dárselo a otras personas 

aunque tengan los mismos síntomas que usted, ya que puede perjudicarles. 
- Si experimenta efectos adversos, consulte a su médico o farmacéutico, incluso si se trata de 

efectos adversos que no aparecen en este prospecto. Ver sección 4. 
 
Contenido del prospecto 
 
1. Qué es Translarna y para qué se utiliza 
2. Qué necesita saber antes de empezar a tomar Translarna 
3. Cómo tomar Translarna 
4. Posibles efectos adversos  
5. Conservación de Translarna 
6. Contenido del envase e información adicional 
 
 
1. Qué es Translarna y para qué se utiliza 
 
Translarna es un medicamento que contiene el principio activo atalureno. 
 
Translarna se utiliza para el tratamiento de la distrofia muscular de Duchenne debida a un defecto 
genético que afecta a la función normal de los músculos. 
 
Translarna se utiliza para tratar a pacientes de 2 años de edad y mayores que pueden caminar. 
 
Su médico debe haberle realizado pruebas a usted o a su hijo antes de comenzar el tratamiento con 
Translarna para confirmar que su enfermedad es adecuada para este medicamento. 
 
¿Cómo actúa Translarna? 
 
La distrofia muscular de Duchenne está causada por cambios genéticos que producen una anomalía de 
una proteína muscular llamada distrofina, la cual es necesaria para que los músculos funcionen 
adecuadamente. Translarna hace posible la producción de distrofina funcional y contribuye a que los 
músculos funcionen adecuadamente. 
 
 
2. Qué necesita saber antes de empezar a tomar Translarna 
 
No tome Translarna 
- si es alérgico a atalureno o a cualquiera de los demás componentes de este medicamento 

(incluidos en la sección 6). 
- si está recibiendo antibióticos como gentamicina, tobramicina o estreptomicina por vía 

intravenosa. 
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Advertencias y precauciones  
Su médico debe tener que haberle realizado un análisis de sangre que confirme que su enfermedad es 
adecuada para el tratamiento con Translarna. Si usted tiene algún problema de riñón, su médico llevará 
a cabo reconocimientos periódicos de sus riñones.  
 
Si tiene insuficiencia renal grave (VFGe <30 ml/min) o si está recibiendo diálisis porque sus riñones 
no funcionan (nefropatía terminal), su médico determinará si el tratamiento con Translarna es 
adecuado para usted. 
 
Su médico comprobará los niveles de lípidos (grasas como el colesterol y los triglicéridos) en su 
sangre y su función renal cada 6 o 12 meses. Si usted está tomando medicinas corticosteroides, su 
médico revisará su tensión arterial cada 6 meses. 
 
Niños y adolescentes 
No dé este medicamento a niños menores de 2 años o que pesen menos de 12 kg, dado que todavía no 
ha sido probado en este grupo de pacientes. 
 
Otros medicamentos y Translarna 
Informe a su médico si está utilizando, ha utilizado recientemente o podría tener que utilizar cualquier 
otro medicamento. En concreto no tome Translarna con antibióticos gentamicina, tobramicina o 
estreptomicina administrados por vía intravenosa. Pueden afectar su función renal.  
 
Debe informar a su médico si está tomando alguno de los siguientes medicamentos:  
 
Medicamento Generalmente utilizado en casos de 
aciclovir tratamiento de varicela 
adefovir tratamiento de hepatitis B crónica o / HIV 
atorvastatina disminución de lípidos 
bencilpenicilina infecciones agudas 
bumetanida tratamiento o prevención de insuficiencia cardíaca congestiva 
captopril tratamiento o prevención de insuficiencia cardíaca congestiva 
ciprofloxacino tratamiento de infecciones 
famotidina tratamiento de úlcera duodenal activa, enfermedad de reflujo 

gastroesofágico 
furosemida tratamiento o prevención de insuficiencia cardíaca congestiva 
metotrexato reumatoide artritis, psoriasis 
olmesartán hipertensión esencial en adultos 
oseltamivir prevención de gripe 
fenobarbital inductor de sueño, anticonvulsivo 
pitavastatina disminución de lípidos 
pravastatina disminución de lípidos 
rifampicina tratamiento para la tuberculosis 
rosuvastatina disminución de lípidos 
sitagliptina diabetes tipo II 
valsartán tratamiento o prevención de insuficiencia cardíaca congestiva 
 
Algunos de esos medicamentos no se han probado en administración conjunta con Translarna, y su 
médico podría decidir controlarle estrechamente. 
 
Embarazo y lactancia 
 
Si está embarazada o en período de lactancia, cree que puede estar embarazada o tiene intención de 
quedarse embarazada, consulte a su médico antes de utilizar este medicamento. Si se queda 
embarazada mientras está tomando Translarna, consulte a su médico inmediatamente, ya que no se 
recomienda tomar Translarna durante el embarazo o la lactancia. 
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Conducción y uso de máquinas 
Si siente mareo, no conduzca ni utilice maquinaria. 
 
 
3. Cómo tomar Translarna 
 

Siga exactamente las instrucciones de administración de este medicamento indicadas por su médico o 
farmacéutico. En caso de duda, consulte de nuevo a su médico o farmacéutico. 
 
Translarna está disponible en sobres de las siguientes concentraciones: 125 mg, 250 mg y 1.000 mg de 
atalureno por sobre. Su médico o farmacéutico le indicará el número exacto de sobres y qué 
concentración debe tomar en cada momento.  
 
Su dosis de Translarna depende de su peso corporal. La dosis recomendada es de 10 mg/kg de peso 
corporal por la mañana, 10 mg/kg de peso corporal a mediodía y 20 mg/kg de peso corporal por la 
noche (sumando una dosis diaria total de 40 mg/kg de peso corporal). 
 
Este medicamento se toma por vía oral mezclada en líquido o con un alimento semisólido. 
No debe abrir el sobre hasta el momento que lo vaya a tomar y utilice el contenido completo del sobre. 
Todo el contenido del sobre se debe mezclar con al menos 30 ml de líquido (agua, leche, zumo de 
fruta) o 3 cucharadas soperas de alimento semisólido (yogur o compota de manzana). Mezcle bien la 
dosis preparada antes de tomarla. Se puede aumentar la cantidad de líquido o alimento semisólido si 
así lo prefiere. 
 
Tabla de posología 
 

Rango de 
peso 
(kg) 

Número de sobres 
Mañana  Mediodía Noche 

Sobres 
de 

125 mg 

Sobres 
de 

250 mg 

Sobres 
de 

1.000 mg 

Sobres 
de 

125 mg 

Sobres 
de 

250 mg 

Sobres 
de 

1.000 mg 

Sobres 
de 

125 mg 

Sobres 
de 

250 mg 

Sobres 
de 

1.000 mg 
12 14 1 0 0 1 0 0 0 1 0 
15 16 1 0 0 1 0 0 1 1 0 
17 20 0 1 0 0 1 0 0 1 0 
21 23 0 1 0 0 1 0 1 1 0 
24 26 0 1 0 0 1 0 0 2 0 
27 31 0 1 0 0 1 0 1 2 0 
32 35 1 1 0 1 1 0 1 2 0 
36 39 1 1 0 1 1 0 0 3 0 
40 44 1 1 0 1 1 0 1 3 0 
45 46 0 2 0 0 2 0 1 3 0 
47 55 0 2 0 0 2 0 0 0 1 
56 62 0 2 0 0 2 0 0 1 1 
63 69 0 3 0 0 3 0 0 1 1 
70 78 0 3 0 0 3 0 0 2 1 
79 86 0 3 0 0 3 0 0 3 1 
87 93 0 0 1 0 0 1 0 3 1 
94 105 0 0 1 0 0 1 0 0 2 

106 111 0 0 1 0 0 1 0 1 2 
112 118 0 1 1 0 1 1 0 1 2 
119 125 0 1 1 0 1 1 0 2 2 
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Tome Translarna por vía oral 3 veces al día, por la mañana, al mediodía y a la noche. Debe existir un 
intervalo de 6 horas entre la dosis de la mañana y la dosis del mediodía, de 6 horas entre la dosis del 
mediodía y la dosis de la noche, y de 12 horas entre la dosis de la noche y la primera dosis del día 
siguiente. Por ejemplo, puede tomar Translarna por la mañana a las 7:00 con el desayuno, a mediodía 
a las 13:00 con la comida y de nuevo por la tarde hacia las 19:00 con la cena.  
 
Beba agua u otros líquidos con regularidad para evitar la deshidratación mientras esté tomando 
Translarna. 
 
Si toma más Translarna del que debe 
Si ha tomado más Translarna de la dosis recomendada, póngase en contacto con su médico.  
Podrá experimentar cefalea, náuseas, vómitos o diarrea.  
 
Si olvidó tomar Translarna 
Si ha olvidado tomar Translarna y han pasado menos de 3 horas desde el momento de la toma habitual 
de la mañana o del mediodía, o menos de 6 horas desde la de la noche, todavía puede tomar la dosis. 
Recuerde tomar la siguiente dosis a su hora.  
Si ha olvidado la dosis y han pasado más de 3 horas desde la toma habitual de la mañana o del 
mediodía, o más de 6 horas desde la de la noche, no tome la dosis. Pero tome las siguientes dosis a su 
hora.  
 
No tome una dosis doble para compensar las dosis olvidadas. Es importante que tome la dosis 
correcta. Translarna podría no ser tan efectivo para tratar sus síntomas si toma más de la dosis 
recomendada. 
 
Si interrumpe el tratamiento con Translarna 
No deje de tomar Translarna sin consultar a su médico. 
 
Si tiene cualquier otra duda sobre el uso de este medicamento, pregunte a su médico. 
 
 
4. Posibles efectos adversos 
 
Al igual que todos los medicamentos, este medicamento puede producir efectos adversos, aunque no 
todas las personas los sufran. Después de tomar Translarna podría experimentar uno o varios de los 
siguientes efectos adversos: 
 
Efectos adversos muy frecuentes (pueden afectar a más de 1 de cada 10 pacientes): 
- Vómitos 
 
Efectos adversos frecuentes (pueden afectar hasta 1 de cada 10 pacientes): 
- Pérdida del apetito 
- Niveles elevados de triglicéridos en sangre 
- Dolor de cabeza 
- Náuseas 
- Pérdida de peso 
- Presión arterial alta 
- Tos 
- Sangrado de nariz 
- Estreñimiento 
- Gases 
- Molestias en el estómago 
- Dolor de estómago 
- Erupción 
- Dolor de brazos o piernas 
- Dolor en el pecho 
- Micción involuntaria 
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- Sangre en la orina 
- Fiebre 
 
Frecuencia no conocida (no puede estimarse a partir de los datos disponibles): 
- Aumento en lípidos sanguíneos 
- Aumento en pruebas de función renal 
 
Comunicación de efectos adversos 
Si experimenta cualquier tipo de efecto adverso, consulte a su médico o farmacéutico, incluso si se 
trata de posibles efectos adversos que no aparecen en este prospecto. También puede comunicarlos 
directamente a través del sistema nacional de notificación incluido en el Apéndice V. Mediante la 
comunicación de efectos adversos usted puede contribuir a proporcionar más información sobre la 
seguridad de este medicamento. 
 
 
5. Conservación de Translarna 
 
Mantener este medicamento fuera de la vista y del alcance de los niños. 
 
No utilice este medicamento después de la fecha de caducidad que aparece en el embalaje y el sobre 
después de “CAD”. La fecha de caducidad es el último día del mes que se indica. 
 
No requiere condiciones especiales de conservación.  
 
Tome cada dosis preparada inmediatamente después de su preparación. Si la dosis preparada se 
mantiene refrigerada (2 - 8 °C) se debe desechar si no se utiliza en las 24 horas siguientes a la 
preparación si o en las 3 horas siguientes si se mantiene a temperatura ambiente (15 - 30 °C). 
 
Los medicamentos no se deben tirar por los desagües ni a la basura. Pregunte a su farmacéutico cómo 
deshacerse de los envases y de los medicamentos que ya no necesita. De esta forma ayudará a proteger 
el medio ambiente. 
 
 
6. Contenido del envase e información adicional 
 
Composición de Translarna  
Translarna está disponible en 3 concentraciones, que contienen respectivamente 125 mg, 250 mg y 
1.000 mg del principio activo, llamado atalureno. Los demás componentes (excipientes) son: 
polidextrosa (E1200), macrogol, poloxámero, manitol (E421), crospovidona, hidroxietil celulosa, 
aroma artificial de vainilla, (maltodextrina, aromatizantes artificiales y glicol de propileno), sílice, 
coloidal (E551) y estearato de magnesio. 
 
Aspecto del producto y contenido del envase 
Translarna es un granulado de color entre blanco y blanquecino para suspensión oral en sobres. 
Translarna está disponible en envases que contienen 30 sobres. 
 
Titular de la autorización de comercialización y responsable de la fabricación  
PTC Therapeutics International Limited 
5th Floor 
3 Grand Canal Plaza 
Grand Canal Street Upper 
Dublin 4 
D04 EE70 
Irlanda 
 

http://www.ema.europa.eu/docs/en_GB/document_library/Template_or_form/2013/03/WC500139752.doc
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Responsable de la fabricación 
Almac Pharma Services 
22 Seagoe Industrial Estate 
Craigavon BT63 5QD 
Reino Unido  
 
PTC Therapeutics International Limited 
5th Floor 
3 Grand Canal Plaza 
Grand Canal Street Upper 
Dublin 4 
D04 EE70 
Irlanda 
 
Almac Pharma Services (Ireland) Limited 
Finnabair Industrial Estate 
Dundalk, Co. Louth, A91 P9KD 
Irlanda 
 
Pueden solicitar más información respecto a este medicamento dirigiéndose al representante local del 
titular de la autorización de comercialización: 
 
AT, BE, BG, CY, CZ, DK, DE, EE, EL, ES, 
HR, HU, IE, IS, IT, LT, LU, LV, MT, NL, NO, 
PL, PT, RO, SI, SK, FI, SE, UK (NI) 
PTC Therapeutics International Ltd. (Irlanda) 
+353 (0)1 447 5165 
medinfo@ptcbio.com 

FR 
PTC Therapeutics France 
Tel: +33(0)1 76 70 10 01 
medinfo@ptcbio.com 
 
 

 
Fecha de la última revisión de este prospecto:  
Este medicamento se ha autorizado con una «aprobación condicional». Esta modalidad de aprobación 
significa que se espera obtener más información de este medicamento. 
La Agencia Europea de Medicamentos revisará la información nueva de este medicamento al menos 
una vez al año y este prospecto se actualizará cuando sea necesario 
 
La información detallada de este medicamento está disponible en la página web de la Agencia 
Europea de Medicamentos: http://www.ema.europa.eu. También existen enlaces a otras páginas web 
sobre enfermedades raras y medicamentos huérfanos. 
 

mailto:medinfo@ptcbio.com
mailto:medinfo@ptcbio.com
http://www.ema.europa.eu/
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