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Studie faze 2 u chlapci s DMD ve véku od 6 do 10 let (mladsi 10 let)
(Identifikator studie na ClinicalTrials.gov: NCT02310763)

O jako studii jde?

Jde o multicentrickou klinickou studii hodnotici bezpecnost, snasenlivost, G¢innost, farmakokinetiku
(co télo déla s lékem) a farmakodynamiku (co Iék déla s télem) nové slouceniny ve stadiu vyzkumu PF-
06252616 u cca. 105 chlapcl s diagnézou DMD, ktefi jsou schopni chlize a chiize do schod(. Studie by
méla podpofit potencidlni budouci Zadost o pfihlaseni nového léku u regulacnich organ.

Co je PF-062526167

PF-06252616 je experimentalni monoklondlni protilatka proti myostatinu. Myostatin v téle pomaha
regulovat rdst sval(l tim, Ze brani (blokuje) svalové diferenciaci a rlistu. Blokovani aktivity myostatinu
muzZe mit terapeutické vyuzZiti v [é€bé onemocnéni jako DMD, spojenych s Ubytkem svalové hmoty. Na
zakladé planovaného mechanismu Ucinku ma PF-06252616 potencial zvySovat mnoiZstvi svalové
hmoty a zlepSovat svalovou funkci u chlapci s DMD, ktefi jevi znamky ubytku svalové hmoty.
V preklinické fazi vyzkumu bylo zvySeni svalové hmoty a zlepSeni funkce prokdzano u mysi a
nehumannich primatd. Studie PF-06252616 faze 1 u zdravych dospélych jiz probéhla a nyni pfipravuje
zpravu s vysledky.

Kdo bude povaZovan za zpuUsobilého k ucasti ve studii?

Chlapci, ktefi maji diagnostikovdano onemocnéni DMD, vék od 6 < 10 let, chodici. Diagnéza DMD musi
byt potvrzena v anamnéze pacienta a genetickymi testy ziskanymi béhem rutinni lékarské péce.
Genetické testy se neprovadi v ramci studie. ZpUsobili ic¢astnici musi byt na kortikosteroidech po dobu
nejméné 6 mésicl pred podpisem informovaného souhlasu se vstupem do studie. ZpUsobili Gcastnici
musi byt schopni provést vystup do 4 schodl v ¢ase > 0,33 schod/vtefin < 1,6 schod/vtefin. V misté
studie bude pro potvrzeni zpUsobilosti probihat dalsi screeningové hodnoceni.

Jaky je design studie a bude studie obsahovat vétev s placebem?

Studie bude mit dvé obdobi a v kazdém bude probihat 48 tydnd. Na zacatku budou chlapci
randomizovani (ndhodné rozdéleni) do prvni ze tii skupin. Prvni skupina obdrzi Iék v 1. obdobi a
zGstane na léku i ve 2. obdobi studie. Druha skupina také obdrzi Iék v 1. obdobi, ale ve 2. obdobi
prejde na placebo. Treti skupina dostane placebo v 1. obdobi, |ék pak ve 2. obdobi studie. Studie bude
zaslepena, aby Ucastnici, rodiny ani vyzkumni pracovnici nevédéli, do které skupiny pati. Primarni
analyza bude vychazet z Udaja ziskanych v 1. obdobi. To umozni védciim a vyzkumnik(m sledovat jak
efekt zahdjeni a ukonceni IéEby, tak také efekt konstantni dlouhodobé expozice Ié¢bé se stejnou
davkou léku. Je pravdépodobné, Ze lék bude ztél ucastnikl skupiny prechdazejicich na placebo
vyplaven ai po uplynuti dvou tfetin druhého obdobi. U€astnici skupiny s placebem mohou tedy byt
béhem obdobi s placebem jesté vystaveni uréitému pusobeni léku.

Lék bude podavan formou dvouhodinové IV infuze kazdé 4 tydny. U kazdého ucastnika se muze davka
zvysit vidy po uplynuti 16 tydna v zavislosti na tom, jak dobre je Iék sndsen a zda je bezpecny. Jsou-li
pozorovany jakékoliv problémy v dané urovni davky, davka bud nebude zvySena, bude snizena nebo
muze byt davkovani ukonceno.



Studie zahrnuje mésicni klinické kontroly, z nichz nékteré budou vyZzadovat Ucast ve dvou po sobé
jdoucich dnech, a dale radu vysetfeni MRI, Casté testovani sily, schopnosti chlze a vystupu do schodd.
Veskeré primérené cestovni vydaje a ndklady na ubytovani budou hrazeny.
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Co se stane po skonceni studie?

Pokud se v této studii faze 2 prokaze bezpecnost a ucinnost, mohou byt subjekty, ktefi studii dokon¢i,
vyzvani k Ucasti v oteviené studii.

Kde studie probiha?

Schvdlena studijni mista jsou v détské nemocnici v Cincinnati (OH; Children’s Hospital Medical Center;
Dr. Brenda Wong) a v centru pro genetickd svalovd onemocnéni na Kennedy Krieger Institute pfi
nemocnici Johns Hopkins v Baltimoru, MD (Dr. Kathryn Wagner). Ocekava se, Ze se aktivné zapoji i
dalsi centra a zucastni se studie v USA (MO, IA, CA, WA, MN, CO, TX, NC, UT, MA a FL), Kanadé, Evropé
a Japonsku. Planované otevreni vSech téchto lokalit je v roce 2015.

Potencidlni ucastnici nebudou uprednostiiovani podle blizkosti jejich bydlisté k danému centru studie.
Je zndmo, Ze zapis predstavuje pro pacienty velkou vyzvu, ale ve snaze o zachovani konzistence a
integrity dat z klinické studie, nebude pfesun mezi lokalitami povolen.

Kam se mam obratit, mam-li zajem o dalsi informace o studii?

Vétsina aktualnich informaci bude zvefejnéna na strankach ClinicalTrials.gov s moZnosti kontaktovat
pro dalsi informace spoleénost Pfizer. Vezméte prosim na védomi, Ze pfi Zadosti o informace budete
potfebovat identifikacni Cislo studie ClinicalTrails.gov. Vice informaci bude k dispozici také v prabéhu
studie. Identifikator studie na ClinicalTrials.gov: NCT02310763.

Zdrojovy text je pfistupny pres odkaz na adrese: https.//www.duchenneconnect.org/en/news/clincial-trial-news/701-pfizers-myostatin-
inhibitor-phase-ii-trial-is-now-recruiting.html (Na této strdnce zcela dole:To read Pfizer’s Family-Friendly Fact Sheet on this trial, please
click here.) Dalsi informace o studii: https://www.clinicaltrials.qov/ct2/show/NCT02310763?term=PF-06252616&rank=2
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