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Translarna (ataluren)
A Translarna nev( gydgyszer attekintése és indoklas, hogy miért
engedélyezték az EU-ban

Milyen tipusu gyogyszer a Translarna és milyen betegségek esetén
alkalmazhato?

A Translarna-t olyan, 2 éves vagy idésebb, Duchenne-féle muszkularis disztréfidban szenvedé betegek
kezelésére alkalmazzak, akik képesek jarni. A Duchenne-féle muszkularis disztréfia egy genetikai
betegség, amely fokozatosan gyengeséget és az izomfunkcid elvesztését okozza. A Translarna-t a
betegek azon kis csoportjanal alkalmazzak, akiknél a betegséget a disztrofin gén specidlis genetikai
defektusa (Ugynevezett ,,nonszensz mutacié”) okozza.

Mivel a Duchenne-féle muszkularis disztrofia ritkdnak mindsul, ezért a Translarna-t 2005. majus 27-én
Jritka betegség elleni gydgyszerré” (orphan drug) mindsitették. Tovabbi informacio a ritka betegség
elleni (orphan) statusszal rendelkez6 gydgyszerekrdl itt taldlhato: ema.europa.eu/Find
medicine/Human medicines/Rare disease designation.

Hogyan kell alkalmazni a Translarna-t?

A Translarna csak receptre kaphat6, és kizarélag a Duchenne/Becker-féle muszkularis disztréfia
kezelésében tapasztalattal rendelkez6 szakorvos kezdheti meg a kezelést.

A Translarna-val végzett kezelés megkezdése el6tt a betegeknél genetikai vizsgdlatot végeznek annak
megerGsitésére, hogy a betegséget egy nonszensz mutacioé okozza, és ezért alkalmasak a Translarna-
kezelésre.

A Translarna granulatum (125, 250 és 1000 mg) formajaban kaphatd, amelyet folyadékba vagy félig
folyékony ételbe (példaul joghurt) keverve, szajon at kell bevenni. A Translarna-t naponta haromszor
kell bevenni, és a javasolt adag 10 mg/kg (10 mg testtémeg-kilogrammonként) reggel, 10 mg/kg
délben és 20 mg/kg este (6sszesen 40 mg/kg napi adag).

Tovabbi informaciéért a Translarna alkalmazasarol olvassa el a betegtajékoztatét vagy kérdezze meg
kezelGorvosat vagy gyogyszerészét.
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Hogyan fejti ki hatasat a Translarna?

A Duchenne-féle muszkularis disztréfidban szenvedd betegeknél hidnyzik a normalis disztrofin, amely
az izmokban talalhat6 fehérje. Mivel ez a fehérje segit megvédeni az izmokat a sériiléstdl, ahogy azok
0sszehtzédnak és elernyednek, a Duchenne-féle muszkularis disztréfidaban szenvedd betegeknél az
izmok karosodnak, és végul leall a mikodéslk.

A Duchenne-féle muszkularis disztréfiat szamos genetikai elvaltozas okozhatja. A Translarna olyan
betegeknél alkalmazhatd, akiknél a betegséget bizonyos defektusok (Ugynevezett nonszensz mutaciok)
okozzak a disztrofin génben, amelyek id6 el6tt ledllitjak a normalis disztrofin fehérje termelését, és egy
rovidebb disztrofin fehérjét eredményeznek, amely nem miikédik megfelel6en. A Translarna azaltal hat
ezeknél a betegeknél, hogy lehetdvé teszi a sejtekben a fehérjetermeld rendszer szamara, hogy
tovabbhaladjon a defektuson, igy a sejtek képessé valnak egy miikodoképes disztrofin fehérje
el6allitédsara.

Milyen elonyei voltak a Translarna alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

Egy f6 vizsgdlatban, amelyben 174, 5-20 éves, Duchenne-féle muszkularis disztréfidban szenvedd,
jaréképes beteg vett részt, kétféle dézisu Translarna-t (40 mg/kg naponta, illetve 80 mg/kg naponta)
hasonlitottak 6ssze placebdval (hatéanyag nélkiili kezelés). A f6 hatékonyséagi mutatd a beteg altal hat
perc alatt lesétalt tavolsagban, 48 hetes kezelést kovetben bekbdvetkezett valtozas volt.

Bar a vizsgalatbdél szarmazé6 6sszes adat eredményeinek kezdeti elemzése nem igazolt szignifikans
kllonbséget a tavolsagban, amelyet a Translarna, illetve placebo csoportban 1év6 betegek képesek
voltak megtenni, a tovabbi elemzések arra utaltak, hogy a jaréképesség kisebb mértékben csdkkent a
napi 40 mg/kg Translarna esetén, mint placebdval: a 48 hetes kezelést kovetéen a napi 40 mg/kg
Translarna-t kapo betegek atlagosan 32 méterrel tébbet tudtak megtenni, mint a placebéval kezelt
betegek. JelentGsebb hatast észleltek azon betegek alcsoportjaban, akiknél a jaréképesség romlott: a
napi 40 mg/kg Translarna-t kap6 betegek atlagosan 50 méterrel tobbet tudtak megtenni, mint a
placebdval kezelt betegek. Az alacsonyabb ddzis el6nyos hatasat a hatékonysag egyéb mutatdinak
javulasa is alatamasztotta, beleértve azokat, amelyek kézvetlenil kapcsolédnak a betegek napi
tevékenységeihez. A magasabb dozis (napi 80 mg/kg) esetében nem mutattak ki tovabbi javulast.

Az eredeti engedélyezést kdvetden egy tovabbi vizsgalatot végeztek 230, olyan 7—14 éves beteg
bevonasaval, akiknél a jaroképesség romlott, azonban a vizsgalat eredményei nem voltak
meggy6zbek. Mindemellett az adatok azt mutatték, hogy a Translarna el6nydsen hatott a kilonféle
mértékekre, igy a 10 méteres futds/gyaloglas idejére, a 4 1épcson fel- és lemenés idejére és a
jaréképesség fenntartasanak idejére is. Mindkét vizsgalatban a Translarna el6ny0ds hatasai
nyilvanvalébbak voltak azoknal a betegeknél, akiknél a betegség mérsékelten sulyosbodott.

Egy, 2-5 éves, Duchenne-féle muszkularis disztréfiaban szenvedd gyermekekkel végzett vizsgalatban
a Translarna szokasos adagja, vagyis a napi 40 mg/kg elegendének bizonyult. A Translarna
hatékonynak tlint egy, 12 beteg fizikai aktivitdsaval kapcsolatos értékelésen, amelynek soran 11
hasonlé kord, am Translarna-kezelést nem kapd beteg korabbi adataival hasonlitotték 0ssze Gket.

Milyen kockazatokkal jar a Translarna alkalmazasa?

A Translarna leggyakoribb mellékhatasai (100 beteg kézil tébb mint 5-nél jelentkezhet) a hanyas,
hasmenés, hanyinger, fejfajas, gyomorfajdalom és a felfGvodas.

A Translarna nem alkalmazhaté egyidejlleg vénas injekciéban vagy infuziéban adott aminoglikozid
antibiotikumokkal.
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A Translarna alkalmazasaval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatas, valamint a korlatozasok teljes
felsorolasa a betegtajékoztatéban talalhato.

Miért engedélyezték a Translarna forgalomba hozatalat az EU-ban?

Az Eurdpai Gydégyszeriigynokség megallapitotta, hogy a Translarna alkalmazasanak el6nyei
meghaladjak a kockazatokat, ezért a gyodgyszer forgalombahozatali engedélye az EU-ban kiadhaté.

Annak ellenére, hogy tovabbi adatok szilkségesek, az Ugynokség agy itélte meg, hogy van
tudomanyos bizonyiték arra, hogy a Translarna lassitja a betegség sulyosbodasat, és biztonsagossagi
profilja nem jelent jelent6sebb problémat. Az Ugynokség elismerte, hogy a Duchenne-féle muszkularis
disztréfiaban szenved6 betegeknek kielégitetlen igénylk van ennek a sulyos betegségnek a kezelésére.

A Translarna-t ,feltételes forgalombahozatali engedéllyel” engedélyezték. Ez azt jelenti, hogy a
gyogyszerrel kapcsolatban tovabbi tudomanyos bizonyitékok varhatok, amelyek benyujtasara
kotelezték a vallalatot. Az Eurdpai Gyoégyszerligynokség évente felllvizsgal minden Ujonnan
hozzaférhet6 informacidt, és sziikség esetén aktualizalja ezt az attekintést.

Milyen informaciok varhaték még a Translarna-val kapcsolatban?

Mivel a Translarna forgalomba hozatalat feltételes forgalombahozatali engedéllyel engedélyezték, a
forgalmazo6 vallalat Uj vizsgalatot végez, amelyben a Translarna-t placebéval hasonlitjak dssze a
gyogyszer hatékonysaga és biztonsagossaga megerssitése érdekében.

Milyen intézkedések vannak folyamatban a Translarna biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabol?

A Translarna biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségiigyi szakemberek és a
betegek altal kovetendd ajanlasok és dvintézkedések feltiintetésre kerlltek az alkalmazasi el6irdsban
és a betegtajékoztatéban.

A Translarna alkalmazasa soran jelentkez6 informacidkat — hasonléan minden mas gyogyszerhez —
folyamatosan monitorozzak. A Translarna alkalmazasaval osszefiiggésben jelentett mellékhatasokat
gondosan értékelik és a biztonsagos és hatékony alkalmazas érdekében a sziikséges intézkedéseket
meghozzak.

A Translarna-val kapcsolatos egyéb informacio

2014. julius 31-én a Translarna megkapta az Eurdpai Unid egész teriiletére érvényes, feltételes
forgalombahozatali engedélyt.

Tovabbi informacié a Translarna gydgyszerrdl az Eurdpai Gyogyszerligynokség honlapjan
talalhat6: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports.

Az attekintés utolsé aktualizalasa: 06-2018.

Translarna (ataluren)
EMA/423254/2018 3/3


http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/002720/human_med_001742.jsp

	Milyen típusú gyógyszer a Translarna és milyen betegségek esetén alkalmazható?
	Hogyan kell alkalmazni a Translarna-t?
	Hogyan fejti ki hatását a Translarna?
	Milyen előnyei voltak a Translarna alkalmazásának a vizsgálatok során?
	Milyen kockázatokkal jár a Translarna alkalmazása?
	Miért engedélyezték a Translarna forgalomba hozatalát az EU-ban?
	Milyen információk várhatók még a Translarna-val kapcsolatban?
	Milyen intézkedések vannak folyamatban a Translarna biztonságos és hatékony alkalmazásának biztosítása céljából?
	A Translarna-val kapcsolatos egyéb információ

