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Aktualizacja PTC Therapeutics na temat
badania PIVOT-HD

Firma PTC Therapeutics wydata oswiadczenie o wstrzymaniu rekrutacji osob w
amerykanskim ramieniu badania PIVOT-HD. W tym artykule wyjasnimy doktadnie, co
wiadomo i co oznacza to oswiadczenie.

@ @ Napisany przez Dr Rachel Harding i Dr Leora Fox grudzien 12, 2022

Zredagowany przez Dr Tamara Maiuri Przetlumaczony przez Sabina Mydlarz
Po raz pierwszy opublikowany listopad 02, 2022

ekrutacja uczestnikdw w amerykanskim ramieniu badania PIVOT-HD firmy PTC

Therapeutics zostata wstrzymana. Od tego oswiadczenia pojawito sie wiele

roznych (i dezorientujgcych!) nagtdowkoéw o wstrzymaniu rekrutacji. W tym artykule
wyjasnimy, co wiadomo i co oznacza ten komunikat.

Jaki jest cel badania PIVOT-HD?

Badanie PIVOT-HD, prowadzone przez PTC Therapeutics, ma za zadanie sprawdzic, czy lek
PTC518 dziatajgc poprzez obnizenie poziomu biatka huntingtyny, moze byc¢ korzystny dla
pacjentdéw z chorobg Huntingtona (HD). PTC518 moze by¢ przyjmowany w formie tabletki i
jest rodzajem leku okreslanym jako modulator splicingu (sktadania RNA). Ten typ leku moze
zmienic to, w jaki sposob przetwarzana jest informacja genetyczna, co wptywa na poziom
kodowanych przez nig czgsteczek biatka.

W przypadku PTC518 lek ten wptywa na to, jak nasz organizm przetwarza informacje
genetyczng tworzong przez gen HD, co skutkuje obnizeniem poziomu biatka huntingtyny.
PTC518 nie rozréznia niewydtuzonej od wydtuzonej wiadomosci genetycznej huntigtyny,
wiec zaréwno poziom formy prawidtowej i toksycznej tego biatka zostaje obnizony. Wiecej
na temat tego, jak dziata PTC518 mozna znalez¢ w artykule, ktéry napisaliSmy na poczatku
tego roku.

PIVOT-HD jest badaniem fazy Il, w ktérym zostang przetestowane dwie rozne dawki
PTC518, z opcja trzeciej dawki w zaleznosci od otrzymanych wynikow oraz zastosowaniem
kontroli placebo. Badanie potrwa tgcznie 12 miesiecy, wliczajgc w to poczatkowy,
trzymiesieczny okres ustalenia dawki, a nastepnie dziewieciomiesieczny okres, podczas
ktérego bedg pobierane probki krwi, ptynu mézgowo-rdzeniowego, a takze wykonywane
inne pomiary, aby sprawdzi¢, jak uczestnicy reagujg na lek.
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Co przedstawiono w aktualizacji?

Osiemnastego pazdziernika PTC opublikowato komunikat, ktory potwierdzit, ze rekrutacja
do badania klinicznego jest aktywna i trwa. W ogtoszeniu potwierdzono réwniez, ze badanie
posiada zgode zaréwno europejskich, jak i australijskich agencji na kontynuowanie badania
zgodnie z planem.

Pomimo ze rekrutacja do badania w Stanach Zjednoczonych juz sie rozpoczeta, to jednak
zostata wstrzymana. PTC ponownie podkreslito w swoim oswiadczeniu, ze nie nastgpito to
w zwigzku z zaobserwowaniem zadnego skutku ubocznego spowodowanego przez lek.
Powodem przerwy jest to, ze gtdwna agencja regulujgca bezpieczenstwo lekow w USA,
FDA, zwrdcita sie z prosbg do PTC o dostarczenie dodatkowych danych, aby badanie w
USA mogto by¢ nadal prowadzone zgodnie z planem.

Wiecej szczegotow na temat wstrzymania
rekrutacji w USA

Drugiego listopada podczas webinaru zorganizowanego przez Amerykanskie Towarzystwo
Choroby Huntingtona, dyrektor operacyjny PTC, dr Matthew Klein, oméwit szczegdtowo
przyczyny wstrzymania badania przez FDA. Najpierw wyjasnit, ze czas przez jaki lek moze
by¢ testowany u ludzi, powinien zwykle odpowiadac¢ okresowi, przez jaki lek ten byt
testowany na zwierzetach. Zazwyczaj jesli firma chce testowac lek u ludzi przez 9 miesiecy
lub dtuzej, musi by¢ on przetestowany na zwierzetach co najmniej przez 9 miesiecy i w
dawkach odpowiadajgcych tym, ktdére bedg badane u ludzi.

Kiedy PTC rozpoczynato badanie PIVOT-HD, dysponowato trzymiesiecznymi, obiecujgcymi
danymi badan na zwierzetach, co pozwalato na rozpoczecie trzymiesiecznego badania z
udziatem ludzi. W miedzyczasie firma PTC wiedziata, ze otrzyma wyniki 9-miesiecznego
badania na zwierzetach, wiec mogta ubiegac sie o przedtuzenie badania do 1 roku u ludzi.
Kiedy otrzymano wyniki trwajgcych dtuzej badan na zwierzetach, a dane bezpieczenstwa
oraz dawkowania pozostawaty zachecajgce, zwrdcono sie do agencji, takich jak FDA w
Stanach Zjednoczonych czy EMA w Europie, o przedtuzenie badan z udziatem ludzi.

Podczas gdy agencje w kilku krajach (na przyktad w Australii, Wielkiej Brytanii, Niemczech
czy Holandii) zatwierdzity diuzsze badanie, FDA w Stanach Zjednoczonych zwrdcita sie z
prosba o wiekszg ilos¢ danych na zwierzetach przed rozszerzeniem badania na ludziach.
Na tym etapie nie jest podane do publicznej wiadomosci, jakie doktadnie dane byty
wymagane. Obecnie PTC wspotpracuje z FDA, aby kontynuowac badanie w Stanach
Zjednoczonych, jednoczesnie koncentrujgc swoje wysitki na rekrutacji w aktywnych
osrodkach w innych krajach.

Co to oznacza dla badania PIVOT-HD?
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W przypadku osrodkéw badawczych poza Stanami Zjednoczonymi badanie PIVOT-HD
bedzie przebiegato zgodnie z planem. O ile nam wiadomo, gdy PTC spetni nowe kryteria
ustalone przez FDA, badanie bedzie rowniez kontynuowane w USA.

Mozna byto zauwazy¢, ze na niektorych blogach lub stronach z wiadomosciami
farmaceutycznymi pojawity sie rozne opinie, na temat tego, co to oznacza dla przysztosci
PTC518, jako leku w chorobie Huntingtona. Niestety, niektore z tych artykutdw nie sg oparte
na faktach, a jedynie na daleko idgcych domystach.

Nalezy pamietac, ze zadaniem FDA jest zapewnic¢, aby badania kliniczne byty bezpieczne,
etyczne i naukowo uzasadnione. Nie jest rzadkoscig, ze FDA prosi o dodatkowe dane przed
kontynuowaniem proby klinicznej, poniewaz w ich gestii lezy dziatanie w najlepszym
interesie uczestnikow badania.

Kiedy dowiemy sie wiecej?
PTC Therapeutics planuje nastepng aktualizacje dotyczacg tej proby w pierwszej potowie
2023 roku, kiedy udostepni dane z pierwszej, 12-tygodniowej czesci badania.

Spodziewamy sie rowniez, ze PTC Therapeutics poinformuje, gdy rekrutacja w USA
zostanie wznowiona.

Gdy tylko pojawi sie kolejna aktualizacja, HDBuzz ponownie napisze o niej, aby na biezgco
informowac spotecznos¢ HD.

Autorzy nie zgtosili konfliktu interesow. Aby uzyskacé 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,
ktdra nie dziata.
RNA substancja chemiczna, podobna do DNA, tworzy czasteczke 'wiadomosci',
wykorzystywana przez komorke podczas produkcji biatek jako kopia robocza genu.
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