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Translarna (ataluren)
O prezentare generala a Translarna si de ce este autorizat acest medicament
n UE

Ce este Translarna si pentru ce se utilizeaza?

Translarna este un medicament care se utilizeaza pentru tratamentul pacientilor cu varsta de cel putin
2 ani cu distrofie musculara Duchenne care au capacitatea de a se deplasa. Distrofia musculara
Duchenne este o boalad genetica care duce treptat la slabiciune si la pierderea functiei musculare.
Translarna se utilizeaza la un grup mic de pacienti, la care boala este cauzatd de un anumit defect
genetic (numit ,mutatie nonsens”) la nivelul genei distrofinei.

Distrofia musculara Duchenne este rara, iar Translarna a fost desemnat ,,medicament orfan” (un
medicament utilizat in boli rare) la 27 mai 2005. Informatii suplimentare cu privire la medicamentele
desemnate ca orfane pot fi gasite aici: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease

designation

Cum se utilizeaza Translarna?

Translarna se poate obtine numai pe baza de prescriptie medicala, iar tratamentul trebuie initiat de un
medic specialist cu experienta in gestionarea terapeutica a distrofiei musculare Duchenne/Becker.

Inainte de inceperea tratamentului cu Translarna, pacientilor li se va face un test genetic pentru a
confirma ca boala de care sufera este cauzata de o mutatie nonsens si ca, prin urmare, tratamentul cu
Translarna este adecvat in cazul lor.

Translarna este disponibil sub forma de granule (125, 250 si 1 000 mg), care se administreaza pe cale
orald dupa ce au fost amestecate intr-un lichid sau in alimente semisolide (de exemplu Tn iaurt).
Translarna se administreaza de trei ori pe zi, iar doza recomandata este de 10 mg/kg (10 mg pe
kilogram de greutate corporald) dimineata, 10 mg/kg la pranz si 20 mg/kg seara (obtinandu-se o doza
zilnica totala de 40 mg/kg).

Pentru informatii suplimentare cu privire la utilizarea Translarna, cititi prospectul sau adresati-va unui
medic sau unui farmacist.

30 Churchill Place e Canary Wharf e London E14 5EU e United Kingdom
Telephone +44 (0)20 3660 6000 Facsimile +44 (0)20 3660 5555 n
Send a question via our website www.ema.europa.eu/contact An agency of the European Union

© European Medicines Agency, 2018. Reproduction is authorised provided the source is acknowledged.


http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000304.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000304.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b

Cum actioneaza Translarna?

Pacientilor cu distrofie musculara Duchenne le lipseste distrofina normald, o proteina care se gaseste in
muschi. Deoarece aceasta proteina ajuta la protejarea muschilor impotriva leziunilor cand muschii se
contracta si se relaxeaza, la pacientii cu distrofie musculara Duchenne muschii se degradeaza si, in
cele din urma, nu mai functioneaza.

Distrofia musculara Duchenne poate fi cauzata de o serie de anomalii genetice. Translarna se utilizeaza
la pacientii la care boala este determinata de prezenta in gena distrofinei a anumitor defecte (numite
mutatii nonsens), care opresc prematur producerea proteinei distrofina normale, ducand la producerea
unei distrofine mai scurte care nu functioneaza corespunzator. La acesti pacienti, Translarna actioneaza
ajutand aparatul celular care produce proteina sa depaseasca defectul, ceea ce face ca celulele sa
producad o proteina distrofina functionala.

Ce beneficii a prezentat Translarna pe parcursul studiilor?

Tntr-un studiu principal, care a cuprins 174 de pacienti cu distrofie musculara Duchenne care puteau
merge, cu varste intre 5 si 20 de ani, au fost comparate doud doze de Translarna (40 mg/kg zilnic si
80 mg/kg zilnic) cu placebo (un preparat inactiv). Principala masura a eficacitatii a fost modificarea
distantei pe care pacientul a putut sa o parcurga in mers in sase minute dupa 48 de saptamani de
tratament.

Desi o analiza initiald a rezultatelor indicate de toate datele studiului nu a demonstrat o diferenta
semnificativa intre distantele pe care le-au putut parcurge in mers pacientii din grupul tratat cu
Translarna si cei din grupul placebo, analizele ulterioare au indicat o inrautatire mai mica a capacitatii
de mers dupa tratamentul cu Translarna in doza zilnica de 40 mg/kg decat dupa administrarea de
placebo: dupa 48 de sdaptamani de tratament, pacientii care au primit Translarna 40 mg/kg pe zi au
putut parcurge in medie cu 32 de metri mai mult decat cei care au primit placebo. Efectul a fost mai
pronuntat la o subgrupa de pacienti a caror capacitate de mers era in curs de inrautatire: pacientii care
au luat Translarna 40 mg/kg pe zi au putut sd mearga in medie cu 50 de metri mai mult decat cei care
au luat placebo. Efectul benefic al dozei mai mici a fost sustinut si de imbunatatirile observate in
celelalte masuri ale eficacitatii, inclusiv in cele direct legate de activitatile zilnice ale pacientilor. Nu s-a
observat nicio ameliorare la doza mai mare (80 mg/kg/zi).

Dupa aprobarea initiala a fost incheiat un alt studiu, efectuat pe 230 de pacienti cu varste intre 7 si

14 ani a caror capacitate de mers era in curs de inrautatire, dar rezultatele au fost considerate
neconcludente. Totusi, datele obtinute au ardtat ca Translarna a avut un efect pozitiv asupra mai
multor masuri, de exemplu timpul de mers sau de alergat 10 metri, timpul de urcat si coborat 4 trepte
si timpul pana la pierderea capacitdtii de a merge. Tn ambele studii, efectele benefice ale Translarna au
parut mai evidente la pacientii la care agravarea bolii era moderata.

Un studiu de mica amploare efectuat pe copii cu varste intre 2 si 5 ani cu distrofie musculara Duchenne
a constatat ca doza uzuald de Translarna, 40 mg/kg zilnic, este suficienta. Translarna a parut sa fie
eficace in cadrul unei evaluari a activitatii fizice la 12 pacienti, atunci cand a fost comparat cu
antecedentele a 11 pacienti de varsta similara care nu fusesera tratati cu Translarna.

Care sunt riscurile asociate cu Translarna?

Cele mai frecvente reactii adverse asociate cu Translarna (care pot afecta mai mult de 5 persoane din
100) sunt varsaturi, diaree, greata, dureri de cap, dureri de stomac si flatulenta.

Este contraindicata utilizarea Translarna in acelasi timp cu antibioticele numite aminoglicozide,
administrate prin injectie sau prin perfuzie (picurare) in vena.
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Pentru lista completa a reactiilor adverse si a restrictiilor asociate cu Translarna, cititi prospectul.
De ce a fost autorizat Translarna in UE?

Agentia Europeand pentru Medicamente a hotdrat ca beneficiile Translarna sunt mai mari decat
riscurile asociate si cd acest medicament poate fi autorizat pentru utilizare in UE.

Tn ciuda nevoii de date suplimentare, agentia a considerat cd dovezile sugereaza ca Translarna
incetineste progresia bolii si ca profilul de siguranta nu prezintd motive de ingrijorare majore. Agentia
a tinut cont de faptul ca pacientii cu distrofie musculara Duchenne se confrunta cu o necesitate
nesatisfacuta de tratament pentru aceasta afectiune grava.

Translarna a primit ,autorizare conditionata”. Aceasta inseamna ca sunt asteptate dovezi suplimentare
despre acest medicament, pe care compania are obligatia s& le furnizeze. In fiecare an, agentia va
analiza orice informatie nou aparuta, iar aceasta prezentare generala va fi actualizata, dupa caz.

Ce informatii se asteapta in continuare despre Translarna?

Avand in vedere ca Translarna a primit autorizare conditionata, compania care comercializeaza
medicamentul va prezenta rezultatele unui nou studiu care compara Translarna cu placebo, cu scopul
de a confirma eficacitatea si siguranta medicamentului.

Ce masuri se iau pentru utilizarea sigura si eficace a Translarna?

Tn Rezumatul caracteristicilor produsului si in prospect au fost incluse recomandari si masuri de
precautie pentru utilizarea sigura si eficace a Translarna, care trebuie respectate de personalul medical
si de pacienti.

Similar tuturor medicamentelor, datele cu privire la utilizarea Translarna sunt monitorizate continuu.
Reactiile adverse raportate la Translarna sunt evaluate cu atentie si sunt luate orice masuri necesare
pentru protectia pacientilor.

Alte informatii despre Translarna

Translarna a primit o autorizatie de punere pe piata conditionata valida pe intreg teritoriul UE la
31 iulie 2014.

Informatii suplimentare cu privire la Translarna sunt disponibile pe site-ul

agentiei: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports.

Aceasta prezentare generala a fost actualizata ultima data in 06-2018.
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