
























Translarna 40mg/kg is the first approved therapy for 
the treatment of ambulatory patients with DMD









Pre-clinica Fase 1 Fase 2 Fase 3
Idebenone (SIDEROS)

Givinostat

BMS-986089

Domagrozumab

Ezutromid

Pamrevlumab (antiCTGF)

Edasalonexent

Vamorolone (steroide)

Cellule staminali cardiache

HT-100(dosaggiominore)

MA-0211

WVE-210201 (exon 51 skip)

AAV-micro-dystrophin

Arruolamento completato

Arruolamento iniziato

Arruolamento completato (fase I / II )

Appena avviato

In corso (fase IIa)

Arruolamento iniziato (fase II / III )

In corso in USA

Arruolamento in corso in USA

Inizio entro fine 2017 (fase I / II )

Hakim et al 2017

In corso (volontari sani)

Arruolamento completato

Maggio 2018

Appena avviato

Hakim et al 2017
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18 anni di studi clinici con Ataluren hanno contribuito all’avanzamento 
della conoscenza della storia naturale della DMD

Fase 2a (004)
38 pazienti

Fase 2b (007)
174 pazienti

Prima pubblicazione 
sulla storia naturale 

della malattia

Scoperta di
Ataluren

Fase 1
62 volontari sani

Linee guida 
preliminari FDA

Fase 3 (020)
228 pazienti

EMA 
Approval

Linee guida 
preliminari EMA

• Ataluren è un farmaco specifico per la causa della malattia poiche’ consente il 
readthrough dei codoni nonsenso nel mRNA, rendendo possibile la sintesi della 
proteina della distrofina completa.

• Ataluren rappresenta la prima terapia farmacologica approvata specificamente nella 
Distrofia Muscolare di Duchenne con mutazione nonsenso

• Oltre 900 soggetti sono stati esposti/trattati con TRANSLARNA ed il farmaco è risultato 
in generale ben tollerato.
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