Otazky Santera — Family Friendly verze
1. Co je Catena® a jak funguje?

Catena® je americké produktové oznaceni pro potahované tablety s idebenonem (150mg) od spolecnosti
Santhera. Catena je podavana peroralné (ve formé tablet) 3x denné.

Idebenon pfi DMD zvySuje energeticky vydej bunécnych mitochondrii, které jsou vlastné takovymi
tovarnami, pohanéjicimi veskeré bunécné aktivity. Konkrétné latka plsobi jako elektronovy nosi¢ a dodava
dopliikové elektrony do mitochondrii - ty je pak ddle vyuZivaji k zasobeni bunék energii. Idebenon navic
aktivuje enzym, ktery je v bunécném cyklu jindy zfidka vyuzivany, a to ma za nasledek produkci jesté
vétsiho mnoistvi energie. Idebenon dokaze prenaset a distribuovat elektrony v rdmci mitochondrii vicekrat.
Pomahd bunkam nejenom s vytvafenim dodatecné energie - je také silnym antioxidantem a dokaze
v bunikach neutralizovat Skodlivé volné radikaly.

Veskeré tyto pochody pomadhaji dystrofickym svalovym bufkam se zachovanim dostatec¢ného
energetického zasobovani, jeZ je u nich v dlsledku nedostatku dystrofinu omezeno, a navic je chrani pred
oxidacnim stresem.

U mysi s nedostatkem dystrofinu se pfi podavaniidebenonu potvrdilo, Ze latka snizuje poskozeni srde¢niho
svalu a zvysuje jeho vykon pfi zatézi.

V klinickych studiich s idebenonem faze Il a Ill se potvrdila u¢innost idebenonu — dokdazal oddalit ztratu
respiracni funkce u pacient(, ktefi nebyli souc¢asné léceni steroidy (vék pacientl v klinickych studiich byl 8 a
vice let).

2. Jaky je rozdil mezi idebenonem a koenzymem Q10?

Na rozdil od béiného potravinového doplinku Konezymu Q10 (KOQ10), ktery je velkou molekulou
nerozpustnou ve vodé, byl idebenone optimalizovan tak, aby se stejné dobre rozpoustél ve vodé i v lipidech
(oleji podobné tuky, tvofici bunééné membrany). To znamena, Ze idebenon dokaze ucinné proniknout do
svalovych bunék a dokaze opakované pronikat také bunécnymi membranami a dopravovat elektrony do
mitochondrii, a zajistovat tedy i opakovanou donasku elektron do mitochondrii. Jeho rozpustnost ve vodé
navic zarucuje, Ze je idebenon ,rozpoznan“ enzymem, ktery idebenonu doda elektronovy naklad, a ten je
posléze vyloZen v mitochondriich.

Idebenon a Koenzym Q10 maji zdsadni rozdily v chemické struktufe, i kdyZz jsou si jinak v nékterych
ohledech podobné. Koenzym Q10 mda mnohem delSi ,ocasek”, coz pravé umozZnuje velmi dobrou
rozpustnost v lipidech,idebenone m3a tento ocasek kratsi, a je proto rozpustny ve vodé. Schopnosti obou
molekul také nelze zaménovat. S koenzymem nebyli provedeny Zadné placebem kontrolované studie, které
by dokladaly jeho efektivitu pfi oddaleni ztraty respiracni funkce u pacientll s Duchennovou svalovou
dystrofii —ty jsou k dispozici jen pro idebenon.

3. Existuje néjaky duvod, pro¢ bych si idebenon nemél/a jednoduse obstarat po internetu?

Idebenonové zdroje prodavané po internetu jsou nesprdvné oznaCované chemické latky - vitaminy,
potravinové doplnky, riizné Ziviny a podobné. Nejedna se o lékafské produkty. Agentura FDA Zadny z téchto
produktll neschvalila pro pouziti u lidskych pacientl a tyto produkty nejsou FDA ani sledovany z hlediska
kvality. Rodina/pacient si proto nemohou byt jisti jejich U¢innosti a neni ani jisté, zda neobsahuji skodlivé
slozky. Nize tiskové vyjadreni reditele Kancelafe pro vykonné rozhodovani a dovozové operace FDA z 22.
kvétna 2014 k ilegalnim internetovym zdrojim:
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»Pokud si spotfebitelé zakoupi Iéky na predpis mimo zakonny zasobovaci fetézec, nemohou védét,
zda neobdrzi l1éky padélané, nebo zda vibec obdrzi 1éCiva obsahujici spravnou ucinnou sloZzku ve
spravném ddavce,” Sdélil DouglasStearn, feditel Kanceldfe pro vykonné rozhodovani a dovozové
operace FDA. ,Spotrebitelé maji malé nebo Zadné zakonné zdroje ochrany pokud u nich dojde
k reakci na neregulované lécivo nebo pokud se nedostavi zZadny lécebny prinos. Kromé zdravotnich
rizik tato lécCiva navic vystavuji spotrebitele i dalSim riziklim: Napfiklad zneuZiti kreditnich karet,
kradezi identity nebo nakaze pocitacovymi viry.”

4. MizZete nam sdélit néco o ,oznaceni“léciva (,label”), u kterého bude probihat schvalovani? (Napf.
vékové omezeni, zda bude Iék uréen pro chodici/nechodici pacienty, zda budou Iék moci uZivat pacienti
se steroidni lécbou atd.)

Oznaceni/label |é¢iva popisuje dikazy o Gcéinnosti léku, o jeho vedlejSich Gcincich a také pro koho je
predepsdni léku uréeno. Casto také urcuje, komu by méla pojistovna nebo statni zdravotnicky systém lé¢bu
danym lékem hradit. Rozhodnuti o pfesném oznaceni se bude muset projednavat s FDA a ta je také
odsouhlasi.

V soucasné dobé Santhera predpokladd, Zze se bude usilovat o omezeni na pacienty, ktefi neuzivaji steroidy
a ktefi maji znamky poskozeni dychaci funkce. Regulaéni agentury casto ,label” zalozi na dostupnych
datech, kterd maji, a pfipomenme, Ze veskera data o idebenonu shromazdéna ve studii 3. faze pochazi od
Ucastnikd (v dobé konani studie) ve véku 10 let a starSich. Santhera nepredpoklada, Zze bude néjaké
omezeni z hlediska schopnosti chize chlapcu.

5. V jakych zemich Santhera o schvaleni produktu Catena™ zada?
Santhera se pfipravuje na podavani Zadosti o schvaleni pro trh v Severni Americe a Evropé (pod
produktovym oznaéenim Raxone®)

6. Jaké jsou vysledky studie 3. faze?

Data zfaze Il studie DELOS budou prezentovdna na konferenci WMS v Berliné vramci webindre
poradaného PPMD dne 15. fijna 2014 (18H). (Pro vice podrobnosti kliknéte sem.)

Ve fazi Il (DELOS) klinické studie idebenon prokazal ucéinnost pfi oddaleni ztraty respiracni funkce u
pacient soucasné nelécenych steroidy (pacientim V DELOS bylo 10 a vice let; bez vybéru specifickych
mutaci v dystrofinovém genu; vice nez 90% bylo nechodicich)

7. Jaké budou dalsi kroky Santhery v Severni Americe a Evropé?

Santera zahdjila diskuze s evropskymi regula¢nimi organy a zacala kompilovat dokumentaci potifebnou pro
dosazZeni schvaleni zadosti. Ocekava se, Ze schvaleni pro indikaci DMD by mohlo byt dosaZeno v prvni
poloviné roku 2015.

8. Jak si mam udrzet aktualni informace o lé¢ivu Catena™?

Navstivte prosim stranky www.santhera.com. Naleznete zde pravidelné aktualizace a zpravy.

Santhera bude komunitu DMDudrZovat v obraze o hlavnich bodech vyvoje.
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