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FDA zatwierdza nowy lek na objawy choroby
Huntingtona

Deutetrabenazyna pierwszym w tej dekadzie nowym lekiem dopuszczonym przez FDA do
leczenia objawow ruchowych HD

@ Napisany przez Dr Jeff Carroll maj22, 2017

Zredagowany przez Dr Tamara Maiuri Przettumaczony przez Arkadiusz Szatkowski
Po raz pierwszy opublikowany kwiecien 05, 2017

naczgca wiadomos¢ o chorobie Huntingtona w tym tygodniu: amerykanska

instytucja kontrolujgca rynek lekow (FDA) oficjalnie zezwolita na przepisywanie

pacjentom z HD leku o nazwie Austedo (znanego rowniez jako deutetrabenazyna).
Ta zmodyfikowana forma tetrabenazyny zmniejsza nasilenie plgsawicy - ruchéw
mimowolnych spotykanych u pacjentdéw z HD. Lek ten trzeba przyjmowac dwa, a nie trzy
razy dziennie.

Przypomnienie tetrabenazyny

Tetrabenazyna jest bardzo dtugo stosowana w leczeniu choroby Huntingtona - uprzednio
omawialisSmy jg w HDBuzz tutaj i tutaj. Lek pomaga kontrolowac przypominajgce taniec
ruchy mimowolne zwigzane z chorobga. W niektorych krajach (np. w Wielkiej Brytanii)
tetrabenazyne dopuszczono do stosowania w HD w latach siedemdziesigtych ubiegtego
wieku, jednak dopiero w 2008 r. stata sie pierwszym w Stanach Zjednoczonych lekiem,
ktory uzyskat oficjalng aprobate do stosowania w HD.

Kontrolowanie plgsawicy moze by¢ wazng czescig walki z objawami HD, wielu pacjentow z
HD dzieki tetrabenazynie doznato ulgi. Jednak jak wszystkie leki, rowniez tetrabenazyna ma
dziatania niepozgdane, w tym zwiekszone ryzyko depresji i mysli samobdjczych. Kolejnym
problemem z tetrabenazyng jest to, ze jest ona szybko przetwarzana przez organizm, wiec
wielu pacjentéw musi przyjmowac trzy tabletki dziennie. Jest to szczegdlnie trudne w
przypadku HD, gdyz ze wzgledu na problemy z mysleniem i pamiecig nietrudno zapomniec¢
o kolejnej dawce leku.

Z powodu tych probleméw, mata firma biotechnologiczna o nazwie Auspex Pharmaceuticals
opracowata ulepszong wersje tetrabenazyny (opisang tutaj). Nowa wersje tetrabenazyny
nazwano deutetrabenazyng (a czasami SD-809), poniewaz w strukture tetrabenazyny
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wigczono atomy deuteru. Taka poprawka pozwala na dtuzsze utrzymywanie leku w
krwioobiegu - co oznacza, ze tabletki sg potrzebne rzadziej.

Huntington Study Group (we wspoétpracy z firmg Auspex) przeprowadzita w latach 2013-
2015 dwa badania deutetrabenazyny, nazywane First-HD i ARC-HD. Deutetrabenazyne
badano na dwa rézne sposoby - w badaniu First-HD sprawdzano, czy deutetrabenazyna
byta lepsza od placebo w kontrolowaniu plgsawicy. Wyniki tego badania byty pozytywne -
tak jak w wypadku tetrabenazyny, leczenie deutetrabenazyna redukuje plgsawice u
chorych na HD. Badanie ARC-HD miato na celu sprawdzenie bezpieczenstwa zamiany
tetrabenazyny na deutetrabenazyne wsrod pacjentéw. Stosowanie nowego leku okazato
sie bezpieczne.

Co dzieje sie teraz?

W ostatnim czasie, w historii deutetrabenazyny nastgpito kilka nowych wydarzen. Po
pierwsze, Auspex zostat kupiony przez izraelskg firme farmaceutyczng Teva. Po drugie, w
oparciu o sukcesy badan ARC-HD i First-HD, Teva wniosta do amerykanskiej FDA o
zatwierdzenie deutetrabenazyny w leczeniu HD.

Proces zatwierdzania deutetrabenazyny nabrat predkosci w potowie 2016 r., kiedy FDA
spytata firme Teva o dodatkowe informacje na temat leku. Deutetrabenazyna jest
pierwszym lekiem zawierajgcym atomy deuteru, stosowanym u ludzi, dlatego tez
szczegolna ostroznos¢ Tevy i FDA wydaje sie uzasadniona.

W tym tygodniu Teva ogtosita, ze odpowiedzi usatysfakcjonowaty FDA, ktdra zatwierdzita
deutetrabenazyne do stosowania u pacjentéw z HD w Stanach Zjednoczonych. To oznacza,
ze FDA uznata lek za bezpieczny w uzyciu. Poniewaz lek zostanie wprowadzony do obrotu i
bedzie sprzedawany, otrzymat kolejng, tym razem komercyjng nazwe, czyli Austedo.

Co z kosztami?

Pierwsze wskazania sugerujg, ze Austedo moze by¢ niecotanszy niz tetrabenazyna.
Wczesne oficjalne oswiadczenia Tevy sugerujg, ze Austedo moze kosztowac o jedna
trzecig mniej niz rwnowazna dawka tetrabenazyny. Trudno przewidziec, jak
wprowadzenie nowego leku wptynie na wszystkie koszty leczenia pacjentdow z HD, sytuacja
moze sie zmienic¢. Na przyktad producenci tetrabenazyny mogg zmieni¢ swoje ceny lub tez
nowy lek moze stac sie drozszy, jesli popyt okaze sie nizszy niz oczekiwano.

Wiadomosc¢ do zapamietania

Historia badan nad tetrabenazyng zakonczyta sie szczesliwie, czekamy teraz na
doniesienia o doswiadczeniach pacjentdw z nowym lekiem. Spotecznos¢ HD miata swoj
udziat, poprzez zgtaszanie sie i uczestnictwo w testach prowadzonych przez HSG, podczas
gdy Auspex i Teva wykonaty trudne prace w procesie zatwierdzania leku.
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Austedo staje sie nowg bronig dla rodzin i lekarzy, walczacych z objawami wystepujgcymi u
pacjentéw z HD. Kazda skuteczna terapia jest mile widzianym wsparciem, poniewaz
pracujemy nad opracowaniem lekow, ktore spowolnig lub zapobiegng objawom.

Autorzy nie zgtosili konfliktu interesow. Aby uzyskac wiecej informacji na temat naszej

polityki informacyjnej zobacz FAQ...

SLOWNIK
placebo Placebo to substancja nie zawierajgca aktywnych sktadnikow. Efekt placebo to
efekt psychologiczny, powoduje, ze ludzie czujg sie lepiej, nawet jesli biorg pigutke,
ktora nie dziata.
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