Wyniki badania klinicznego #Biogen

Sponsor badania: Biogen

Lek badany:  Fumaran dimetylu (BG00012, Tecfidera®)

IdentyfikatorClinicalTrials.gov: NCT02555215
Numer EudraCT: 2015-003282-29

Numer protokotu: 109MS311
Termin badania: od lutego 2016 r. do wrzesnia 2018 r.

SkrOcony tytul badania: Badanie oceniajace dtugoterminowe bezpieczenistwo

stosowania fumaranu dimetylu u dzieci i mtodziezy

z rzutowymi postaciami stwardnienia rozsianego

Dzig¢kujemy!
Uczestnik badania klinicznego nalezy do duzej spotecznosci uczestnikow badan klinicznych z calego

Swiata.

Biorac udzial w badaniu, uczestnicy pomagaja badaczom odpowiedzie¢ na wazne pytania
dotyczace zdrowia 1 oceni¢ potencjalne nowe terapie medyczne.

To badanie kliniczne pomoglo badaczom zgromadzi¢ informacje na temat dlugoterminowego
bezpieczenstwa stosowania leku badanego, fumaranu dimetylu, u mlodziezy z rzutowymi
postaciami stwardnienia rozsianego. Fumaran dimetylu okreslany jest tez jako BGO0012 1
Tecfidera®. W tym streszczeniu fumaran dimetylu okreslany jest jako DMF.

Biogen, sponsor tego badania, jest wdzigczny wszystkim uczestnikom . Wierzymy, ze
przedstawienie ogoélnych wynikéw badania jest wazne. W przypadku pytan prosze porozmawiac
z lekarzem lub personelem w swoim osrodku badawczym.
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Wyniki badania klinicznego

Jaki byt cel tego badania naukowego?

Badacze szukaja lepszej metody leczenia dzieci i mlodziezy ze stwardnieniem rozsianym, znanym
réwniez jako SM. Choroba ta wystepuje, gdy uklad odpornosciowy danej osoby atakuje warstwe

tluszczowa komorek, ktére pomagaja zakrywac i chroni¢ nerwy

w organizmie. W przypadku uszkodzenia tej warstwy sygnaly wysylane miedzy mozgiem a reszta
organizmu sg opéznione albo blokowane. Osoby ze stwardnieniem rozsianym maja problemy ze
wzrokiem, umiejetnosciami zwigzanymi z mySleniem i pamigcia, ruchami migsni i koordynacja.

Pacjenci, bioracy udzial w tym badaniu to dzieci i mlodziez chorujacy na rzutowe postacie
stwardnienia rozsianego. W tych postaciach stwardnienia rozsianego moga powroci¢ wezesniejsze
objawy lub moga wystapi¢ nowe objawy po pozornym ustgpieniu choroby przez pewien czas.
Dla dorostych pacjentéw z rzutowymi postaciami stwardnienia rozsianego istnieje kilka opcji
leczenia, natomiast dla dzieci i mlodziezy z rzutowymi postaciami stwardnienia rozsianego jest
dostepna tylko jedna zatwierdzona opcja leczenia.

Lek badany, DMF, moze by¢ stosowany w leczeniu rzutowych postaci stwardnienia
rozsianego u doroslych. Pacjenci uczestniczacy w tym badaniu zakofczyli udziat w
pierwszym badaniu oceniajacym stosowanie DMF w leczeniu dzieci i mtodziezy z
rzutowymi postaciami stwardnienia rozsianego. W tym badaniu badacze chcieli uzyskac
informacje na temat bezpieczenstwa dlugoterminowego stosowania DMF u pacjentéw
kontynuujacych przyjmowanie DMF.

Oto gléwne pytanie, na ktore chcieli uzyska¢ odpowiedz badacze:

¢ Jakie zdarzenia niepozadane wystapily u pacjentéw? Zdarzenia niepozadane to
problemy zdrowotne, ktére moga, ale nie musza by¢ wywolane przez lek badany.

Co si¢ dziato w trakcie badania?

Przeprowadzenie tego badania zaj¢lo ponad dwa lata. W badaniu wzigto udziat 20 pacjentow w 12
osrodkach badawczych w Belgii, Bulgarii, Czechach, Niemczech, Kuwejcie, Yotwie, Libanie,
Polsce, Turcji i Stanach Zjednoczonych. Pacjentami w tym badaniu byly dzieci i mtodziez z
rzutowymi postaciami stwardnienia rozsianego. Pacjenci ci ukonczyli wezesniej badanie obejmujace
leczenie DMF. W momencie rozpoczecia tego badania wiek pacjentéw wynosit od 14 do 18 lat.

Po zakonczeniu badania sponsor zweryfikowal dane i sporzadzil sprawozdanie z
wynikow. Oto streszczenie tego sprawozdania.
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Badanie to bylo prowadzone ,,metoda otwartej proby”. Oznacza to, ze pacjenci,

lekarzeprowadzacy badanie, personel prowadzacy badanie oraz badacze wiedzieli, ze kazdy
pacjent przyjmowal DMF. W tym badaniu wszyscy pacjenci przyjmowali doustnie tabletki DMF.

Dawki byly odmierzane w miligramach, okreslanych réowniez jako mg.

Zanim pacjenci otrzymali leczenie, odbyli wizyt¢ w swoim osrodku badawczym. Podczas tej

wizyty lekarze zbadali kazdego pacjenta, aby upewnic sig, czy moze on wziac udzial

w badaniu. Ta wizyta stanowila jednoczes$nie ostatnia wizyte we wczesniejszym badaniu DMF lub

odbyla si¢ ona w ciagu czterech tygodni przed rozpoczeciem tego badania.

W trakcie badania 20 pacjentéw przyjmowalo 240 mg DMF doustnie dwa razy na dobe.
Pacjenci przyjmowali DMF przez okres do 96 tygodni.

W trakcie trwania badania lekarze pytali kazdego pacjenta o samopoczucie i przyjmowane leki.

Cztery tygodnie po przyjeciu ostatniej dawki pacjenci odwiedzili osrodek badawczy w celu
odbycia wizyty kontrolnej. Ponizszy schemat przedstawia sposob przeprowadzenia badania.

.

\.

Przed
otrzymaniem
leczenia przez
pacjentéw

Pacjenci zakonczyli
wczesniejsze badanie
dotyczace DMF —
badanie 109MS202.

Lekarze sprawdzili, czy
pacjenci moga wzia¢

udzial w badaniu.

Do czterech tygodni

W trakcie
badania

e 20 pacjentow
przyjmowato 240 mg
DMF dwa razy na dobg.

Do 96 odni

Po przyjeciu \
ostatniej dawki

e Pacjenci odwiedzili

osrodek badawczy.

Do czterech tygodni p6zniej

Jakie byly wyniki badania?

Ponizej przedstawiono informacje, ktore uzyskali badacze podczas poszukiwania

odpowiedzi na gtéwne pytania. Ponizej znajduje si¢ ogblne streszczenie wynikéw

klinicznego i kluczowe pytania, jakie badacze zadawali podczas badania.
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Jakie zdarzenia niepozadane wystapily u pacjentow?

Potrzebne jest przeprowadzenie wielu badan naukowych, aby ustali¢, czy dany lek wywoluje
problem medyczny zwany zdarzeniem niepozadanym. Zdarzenie niepozadane jest uznawane za
cigzkie, kiedy skutkuje zgonem, zagraza zyciu, powoduje dlugotrwate problemy lub wymaga
leczenia szpitalnego. Gléwnym celem tego badania bylo uzyskanie informacji na temat
jakichkolwiek zdarzen niepozadanych wystepujacych przy dlugoterminowym leczeniu. Podczas
badan nad lekami lekarze §ledza wszystkie zdarzenia niepozadane wystepujace u pacjentow.
Obejmuje to okres w trakcie badania i po jego zakonczeniu. Nie u wszystkich one wystepuja oraz
mogg one, ale nie musza, by¢ spowodowane stosowaniem leku badanego.

W tym badaniu badacze uzyskali nowe informacje na temat dlugoterminowego bezpieczenistwa
stosowania DMF u dzieci i mlodziezy. Zdarzenia niepozadane wystepujace u pacjentow w trakcie
tego badania byly podobne do tych wystepujacych w poprzednim badaniu dotyczacym DMF.

U ilu pacjentéw w tym badaniu wystapily zdarzenia niepozadane?

W trakcie tego badania zdarzenia niepozadane wystapily u wickszosci pacjentow.
U niektérych pacjentéw wystapily ciezkie zdarzenia niepozadane. Zaden z pacjentéw nie
zakonczyl udzialu w badaniu z powodu zdarzen niepozadanych.

W tabeli ponizej przedstawiono, u ilu pacjentéw w trakcie tego badania wystapily zdarzenia

niepozadane.
Zdarzenia niepozadane w
trakcie tego badania
DMF Sposrod
20 pacjentow
(*o)

U ilu pacjentow wystapily zdarzenia 18 (90%)

niepozadane?

U ilu Pac]entow wystapily ci¢zkie zdarzenia 2 (10%)

niepozadane?

Ilu pacjentéw zakonczylo udzial w badaniu z 0 (0%)

powodu zdarzen niepozadanych?

Biogen-24735 4



Wyniki badania klinicznego

Jakie cigzkie zdarzenia niepozadane wystapily u pacjentow?
W trakcie tego badania ci¢zkie zdarzenia niepozadane wystapily u dwoch pacjentéw. Te cigzkie
zdarzenia niepozadane to:

* rzut stwardnienia rozsianego,

* bol zotadka.
Zaden z pacjentéw nie zmarl w wyniku zdarzer niepozadanych w trakcie tego badania.
Jakie zdarzenia niepozadane wystepowaly najczesciej?

W trakcie tego badania najczesciej wystepujacym zdarzeniem niepozadanym byly uderzenia
goraca, w ktorych dochodzi do zaczerwienienia skory. Wystepowaly one u 25% pacjentow
w tym badaniu, czyli u 5 na 20 pacjentow.
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W tabeli ponizej przedstawiono zdarzenia niepozadane, ktére wystapily u przynajmniej 15%
pacjentéw w tym badaniu. Inne zdarzenia niepozadane wystapily u mniejszej liczby pacjentow.

Najczesciej wystepujace zdarzenia niepozadane w trakcie tego badania

DMF Sposrod
20 pacjentow

%)
Uderzen.ia goraca (W ktérych dochodzi do 5 (25%)
zaczerwienienia skory)
Rzut stwardnienia rozsianego 4 (20%)
Kaszel 3 (15%)
Bél glowy 3 (15%)
Zakazenie gornych drég oddechowych 3 (15%)
Skurcze menstruacyjne 3 (15%)
Bél zotadka 3 (15%)
Wirusowe zakazenie gornych drog 3 (15%)

oddechowych
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Gdzie moge uzyskac wiecej informacji na temat
badania?

Wigcej informacji na temat badania mozna znalez¢ na stronie internetowej
www.clinicaltrials.gov. Po wejsciu na strone nalezy wpisa¢ w polu wyszukiwania

»INCT02555215” i kliknac przycisk ,,Search” (Szukaj).

Wiecej informacji mozna rowniez znalez¢ na stronie internetowe;
www.clinicaltrialsregister.ecu. Po wejsciu na strong internetows klikna¢ element ,,Home and
Search” (Strona gtéwna i wyszukiwanie), a nastgpnie wpisac ,,2015-003282-29” w polu
wyszukiwania 1 kliknaé¢ przycisk ,,Search” (Szukayj).

W przypadku pytan dotyczacych DMF lub wynikéw omawianego badania prosze

porozmawia¢ z lekarzem lub personelem prowadzacym badanie.

Oficjalny tytul badania: Wieloosrodkowe badanie kontynuacyjne majace na celu ocene
dlugoterminowej skutecznosci i bezpieczenstwa stosowania BG0O0012 u pacjentow
pediatrycznych z rzutowo-remisyjna postacia stwardnienia rozsianego

Siedziba Biogen, sponsora tego badania, znajduje si¢ w Cambridge, w stanie
Massachusetts (USA).

Zaprezentowane tutaj wyniki dotycza jednego badania. Nie nalezy wprowadzac¢
zmian w leczeniu na podstawie wspomnianych wynikéw bez uprzedniej konsultacji
z lekarzem. Obecnie trwaja dalsze badania nad stosowaniem DMF u dzieci

i mtodziezy z rzutowymi postaciami stwardnienia rozsianego.

Dzig¢kujemy!
> Biogen \J CISCRP

Biogen Centrum Informacji i Badan Dotyczacych Udziatu
225 Binney Street w Badaniach Klinicznych (Center for Information & Study on
Cambridge, MA 02142 Clinical Research Participation, CISCRP) to organizacja typu

non-profit, ktorej celem jest uswiadamianie
1 informowanie opinii publicznej o udziale w klinicznych
badaniach naukowych. CISCRP pomogto przygotowac to

clinicaltrials@biogen.com

streszczenie wynikéw badania. CISCRP nie prowadzi dziatan
zwigzanych z rekrutacja uczestnikéw do badan klinicznych, ani
z przeprowadzaniem badan klinicznych.

WWW.Ciscrp.or:
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