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EU je odobrila zdravilo Duvyzat za zdravljenje
Duchennove misicne distrofije

e Zdravilo Duvyzat, ki je zdaj odobreno v EU, nudi pomembno novo moznost zdravljenja,
ki upoCasnjuje napredovanje Duchennove misicne distrofije (DMD).

e Duvyzat se jemlje peroralno za zdravljenje DMD pri bolnikin, starih 6 let in vec, ki Se
lahko hodijo.

o Odobritev temeljina podatkih klinicne studije faze 3 EPIDYS, ki je pokazala pomembne
koristi zdravljenja pri bolnikih, ki so Se pokretni.

e Za distribucijo zdravila v Sloveniji bo skrbelo podjetje Medis.

Ljubljana, Milano, 11. junija 2025 - Evropska komisija je izdala pogojno dovoljenje za promet
za zdravilo Duvyzat (givinostat) v EU. Zdravilo je odobreno za zdravljenje Duchennove
misicne distrofije (DMD) pri bolnikih, starih 6 let in ve¢, ki Se lahko hodijo, ob socasnem
zdravljenju s kortikosteroidi. Duchennova misi¢éna distrofija (DMD) je redka, progresivha
Zivéno-misi¢na bolezen, ki jo povzroca mutacija gena za distrofin. DMD je ena najhujsih in

najpogostejsih oblik miSi¢ne distrofije v otrostvu.

Odlocitev Evropske komisije sledi pozitivnemu mnenju Odbora za zdravila za uporabo v

humani medicini (CHMP) Evropske agencije za zdravila (EMA) s koncem letosnjega aprila.
Odobritev velja za vseh 27 drzav Clanic EU ter Islandijo, Lihtenstajn in Norvesko. Proizvajalec
zdravila, italijansko podijetje I[talfarmaco, bo sedqj tesno sodelovalo z nacionalnimi organi in
distribucijskimi partneriji, da bi omogocilo ¢im hitrejsi dostop do zdravila Duvyzat po vsej EU.
Za distribucijo zdravila v Sloveniji bo skrbelo podjetje Medis, ki je ekskluzivni partner podjetja

Italfarmaco za 17 drzav srednje in vzhodne Evrope.

wLjudje, ki Zivijo z DMD v Evropi, Ze dolgo ¢akajo na nove terapevtske moznosti, ki bi lahko
spremenile potek te resne bolezni. Do zdaqj je bilo malo odobrenih zdravil, ki bi obravnavala
osnovno patologijo DMD v Siroki populaciji bolnikov. To se je spremenilo z odobritvijo zdravila
Duvyzat, ki upocasnjuje napredovanje bolezni in ohranja misicno funkcijo ne glede na
mutacijo gena, saj deluje na mehanizme bolezni,« je dejal dr. Paolo Bettica, dr. med.,
medicinski direktor v podjetju Iltalfarmaco. »Tesno bomo sodelovali z zdravstvenimi
institucijami in skupnostjo bolnikov z DMD, da bi zagotovili Cim hifrejSi dostop do te pomembne

nove ferapije po vsej Evropi.«


https://www.globenewswire.com/news-release/2025/04/25/3068387/0/en/CHMP-recommends-EU-approval-for-Duvyzat-to-treat-Duchenne-muscular-dystrophy.html
https://www.italfarmaco.com/
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»Odobritev zdravila Duvyzat je potrditev njegovega terapeviskega potenciala ter dokaz
znanstvene odli¢nosti podjetja Italfarmaco in njegove zavezanosti k inovacijam na podrocju
redkih bolezni,« je dejal dr. Francesco De Santis, predsednik pri Italfarmaco Holding in
predsednik pri ltalfarmaco Group. »Ta mejnik pomeni, da ima sedqj Sirok krog bolnikov z DMD
dostop do nove oblike zdravljenja. V podjetju Italfarmaco s tem dosezkom potriujemo, da se
osredotfocamo na razvoj terapij, ki lahko pomembno izboljSajo Zivijenja ljudi.«

Odobritev temelji na pozitivnih rezultatih Studije faze 3 EPIDYS, multicentricne, randomizirane,

dvojno slepe in s placebom nadzorovane studije (NCT02851797). V Studiji je sodelovalo 179
deckov, starih Sest let ali vec, ki so Se pokretni. Poleg zdravljenja s kortikosteroidi so prejemali
dvakrat dnevno ali zdravilo Duvyzat ali placebo. Studija EPIDYS je dosegla svojo primami
koncni cilj, saj je pokazala statisticno in klinicno pomembno razliko v ¢asu, ki so ga decki
potrebovali za dokoncanje testa hoje po §tirin stopnicah.

Zdravilo Duvyzat je pokazalo ugodne rezultate tudi pri kljucnih sekundarnih koncnih ciljih,
vklju€no z rezultafi 1. i. North Star Ambulatory Assessment (NSAA) vprasalnika fer oceno
prisotnosti mascobnega tkiva v misicah, kot so ga pokazali pregledi z magnetno resonanco.
Natancneje, zdravljenje z zdravilom Duvyzat je pokazalo na 40-odstotni manjsi upad skupne
izgube ocenjenih kategorij v NSAA. To kaze na potencial zdravila Duvyzat pri upoCasnjevaniju
napredovanja bolezni pri bolnikih z DMD.

Vecina nezelenih ucinkov, opazenih pri zdravlienju z zdravilom Duvyzat, je bila blagih do
zmernih. Rezultati te Studije so bili marca 2024 objavljeni v reviji The Lancet Neurology.!
Primerjava dolgoroc¢nin podatkov iz podaljSane in Se vedno frajajoce Studije EPIDYS z
naravnim potekom bolezni ob uporabi propensity score matching statisticne analize je
pokazala, da je bila mediana starosti ob izgubi pokretnosti 18,1 leta v
skupini, ki je prejemala zdravilo Duvyzat, v primerjavi s 15,2 leta v kontrolni skupini.2

Podjetje Italfarmaco bo izvedlo dodatne klinicne studije za nadaljnjo potrditev terapeviskin
koristi zdravila. Zdravilo je ze odobreno tudi izven EU. Ameriska Agencija za hrano in zdravila
(FDA) je marca laniizdala dovoljenje za zdravilo Duvyzat za zdravljenje bolnikov z DMD, starih
6 letinvec. V IZdruzenem kraljestvu je Agencija za nadzor medicinskih in zdravstvenih izdelkov
(Medicines and Healthcare products Regulatory Agency — MHRA) odobrila zdravilo Duvyzat
za zdravlienje Se pokretnih bolnikov, starih 6 let in vec, za nepokretne bolnike pa je izdala
pogojno dovoljenje za promet.

HH#H#


https://www.businesswire.com/news/home/20240319626593/en/Results-from-Italfarmaco-Pivotal-Phase-3-EPIDYS-Study-of-Givinostat-in-Duchenne-Muscular-Dystrophy-DMD-Published-in-The-Lancet-Neurology
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O Duchennovi misi¢ni distrofiji

Duchennova misicna distrofija (DMD) je redka progresivna zivéno-misicna bolezen. Povzroca jo
mutacija v genu DMD, ki preprecuje proizvodnjo delujoCega proteina distrofin, kar povzroci propad z
distrofinom povezanega proteinskega kompleksa (DAPC). Zaradi tega so misicna viakna obcutljivejsa
na poskodbe, v misSicnih celicah pa se poveca raven histonske deacetilaze (HDAC). To blokira
aktivacijo klju€nih genov, ki jih sicer potrebujemo za vzdrzevanje in obnovo misic. MiSicna vlakna so
posledicno izpostavljena nenehnim poskodbam, kar vodi v kronicno vnetje in slabso regeneracijo misic.
MisiCne celice sCasoma odmrejo, nadomesti pa jih fibrozno in masc¢obno tkivo.3¢ Bolezen prizadene
predvsem decke. Simptomi se obicajno pojavijo med drugim in petim letom starosti. Z napredovanjem
bolezni se misicna oslabelost stopnjuje, kar povzroci tezave pri hoji in postopoma bolnik izgubi zmoznost
hoje. Bolezen negativno vpliva tudi na srcno misico in dihalne miSice, kar sta glavna vzroka prezgodnje
smrti.” DMD je ena najhujsih in najpogostejsSin oblik misicne distrofije v otrostvu, s svetovno pojavnostjo
priblizno 1 na 5.050 deckov.8

O zdravilu Duvyzat®

Zdravilo Duvyzat® je plod raziskav in razvoja podjetja Italfarmaco v sodelovanju s Telethonom in
projektom Duchenne Parent Project (Italija). Duvyzat® je zaviralec histonske deacetilaze (HDAC), ki se
uporablja peroralno in uravnava prekomerno aktivnost HDAC, znacilno za misice pri DMD. S tem zdravilo
pripomore k izrazanju kljucnih genov in vzpostavlja ravnovesje bioloskih procesov, ki so bistveni za
vzdrzevanje in obnovo misic. Njegov mehanizem delovanja je neodvisen od vrste genske mutacije, ki
povzroc¢a bolezen.? 10

O podjetju ltalfarmaco

Podjetje Iltalfarmaco, ustanovlieno leta 1938 v Milanu v Itdliji, je zasebno globalno farmacevitsko
podjetje, ki je uspesno razvilo in pridobilo regulatorne odobritve za Steviine farmacevtske izdelke po
vsem svetu. Skupina Italfarmaco posluje v vec kot 90 drzavah prek svojih ali povezanih podjetij. Podjetje
je vodilno na podrocju farmacevtskih raziskav, razvoja izdelkov, proizvodnje in komercializacije ter ima
dokazane uspehe na Stevilnih terapeviskih podrocjih, vkljuCno z imuno-onkologijo, ginekologijo,
nevrologijo, kardiovaskularnimi boleznimi in redkimi boleznimi. Njihov oddelek za redke bolezni pokriva
Duchennovo misicno distrofijo, Beckerjevo misicno distrofijo, amiotroficno lateralno sklerozo in

policitemijo vero.

O podjetju Medis

Medis je mednarodno podjetje za trzenje inovativnih zdravil, sodobnih medicinskin pripomockov ter
izdelkov brez recepta, s sedezem v Ljubljani. Deluje kot ekskluzivni partner globalnim farmacevtskim in
biotehnoloskim podjetiem in s svojim pogloblienim poznavanjem lokalnih posebnosti trgov ter
zdravstvenih sistemov v regiji pomaga partnerjem pri vstopu na izbrane trge. S tem izboljSuje dostop do
sodobnih, ucinkovitin in varnih oblik zdravljenj bolnikom v 19 evropskih drzavah. Medis je ekskluzivni
distributer podjetja Italfarmaco za givinostat v 17 drzavah srednje in vzhodne Evrope, vkljucno s

Slovenijo.
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