
Dystrofia mi##niowa Duchenne’a (DMD)

Wieloo#rodkowe, prowadzone metod# otwartej próby badanie fazy
II maj#ce na celu ocen# skuteczno#ci, bezpiecze#stwa stosowania,
farmakokinetyki i farmakodynamiki satralizumabu u dzieci i
m#odzie#y z Dystrofi# Mi##niow# Duchenne'a (SHIELD DMD)

Trial Status Trial Runs In Trial Identifier
Rekrutacja 4 Countries NCT06450639 2024-512383-65-00

BN45398

Informacje pochodz# bezpo#rednio ze stron internetowych rejestrów publicznych, takich jak
ClinicalTrials.gov, EuClinicalTrials.eu, ISRCTN.com itp. i nie by#y edytowane.

Official Title:

Wieloo#rodkowe, prowadzone metod# otwartej próby badanie fazy II maj#ce na celu ocen# skuteczno#ci,
bezpiecze#stwa stosowania, farmakokinetyki i farmakodynamiki satralizumabu u dzieci i m#odzie#y z
Dystrofi# Mi##niow# Duchenne'a (SHIELD DMD)

Trial Summary:

The purpose of this study is to assess the efficacy, safety, pharmacokinetics (PK) and
pharmacodynamics (PD) of satralizumab, a humanized anti-interleukin-6 receptor (aIL-6R)
monoclonal antibody, in ambulatory and non-ambulatory patients with Duchenne muscular
dystrophy (DMD) age # 8 to < 16 years old receiving corticosteroid therapy.

Hoffmann-La Roche Faza 2
Sponsor Phase

NCT06450639 2024-512383-65-00 BN45398
Trial Identifiers

Eligibility Criteria:

Gender Age Healthy Volunteers
M##czyzna #8 lat & < 18 lat Nie

1. Dlaczego to badanie jest potrzebne?
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Dystrofia mi##niowa Duchenne'a (DMD) jest chorob# genetyczn#, na któr# zapadaj#
ch#opcy i która powoduje os#abienie i zanik mi##ni, prowadz#c do trudno#ci w poruszaniu
si#. DMD najpierw atakuje mi##nie kontroluj#ce ruch, a ostatecznie mi##nie serca i
mi##nie oddechowe. DMD powoduje równie# os#abienie ko#ci, dlatego u osób chorych na
DMD ryzyko z#ama# ko#ci jest wysokie. Obecnie powszechnie do leczenia DMD stosuje
si# leki zwane glikokortykoidami, jednak leki te mog# mie# wiele skutków ubocznych, m.in.
dalsze os#abienie ko#ci. Ponadto nie ma zatwierdzonych metod leczenia w szczególno#ci
przeciwdzia#aj#cych problemom zwi#zanym z ko##mi w DMD.

W tym badaniu oceniany jest lek o nazwie satralizumab (RO533787), aby sprawdzi#,
czy mo#e on pomóc, je#li chodzi o problemy zwi#zane z mi##niami i ko##mi osób
chorych na DMD. Satralizumab jest lekiem eksperymentalnym stosowanym w leczeniu
DMD. Oznacza to, #e organy regulatorowe ds. zdrowia (takie jak Ameryka#ska Agencja
#ywno#ci i Leków oraz Europejska Agencja Leków) nie zatwierdzi#y satralizumabu do
leczenia schorze# mi##ni i ko#ci u osób z DMD.

Celem tego badania jest ocena dzia#ania satralizumabu podawanego w po##czeniu z
glikokortykosteroidami u dzieci chorych na DMD.

2. Kto mo#e wzi## udzia# w badaniu?

W badaniu mog# wzi## udzia# ch#opcy choruj#cy na DMD w wieku od 8 do 17 lat o masie
cia#a od 20 do 100 kilogramów (kg), którzy przyjmuj# codziennie kortykosteroidy. W tym
badaniu mog# uczestniczy# dzieci ze z#amaniami ko#ci w wywiadzie, które s#, lub nie s#
w stanie samodzielnie chodzi#.

W tym badaniu nie mog# uczestniczy# dzieci, które w okresie 3 miesi#cy przed
rozpocz#ciem badania przesz#y powa#ny zabieg chirurgiczny lub które planuj# przej##
zabieg chirurgiczny w jego trakcie. W badaniu nie mog# bra# udzia#u dzieci, które
otrzymuj# leki zwane „bisfosfonianami”, a tak#e leki eksperymentalne ani dzieci, u których
wyst#puj# inne choroby mog#ce zagra#a# ich bezpiecze#stwu.

3. Jak b#dzie przebiega# to badanie?

Dzieci zostan# poddane badaniom przesiewowym w celu sprawdzenia, czy mog#
uczestniczy# w badaniu. Badania przesiewowe b#d# prowadzone przez maksymalnie 12
tygodni przed rozpocz#ciem leczenia.

Wszyscy uczestnicy tego badania b#d# otrzymywa# satralizumab w postaci wstrzykni#cia
podskórnego w brzuch lub udo w tygodniach 0, 2, 4, a nast#pnie co 4 tygodnie przez
##cznie 104 tygodnie. Dawki satralizumabu b#d# zale#e# od masy cia#a uczestnika.
Uczestnicy b#d# poddawani regularnym badaniom krwi oraz b#d# monitorowani pod
k#tem dzia#a# niepo##danych przez ca#y okres badania.
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Jest to badanie prowadzone metod# otwartej próby. Oznacza to, #e wszystkie osoby
zaanga#owane w badanie, w tym uczestnik i lekarz prowadz#cy badanie, wiedz#, jakie
leczenie w ramach badania otrzymuje uczestnik.

W trakcie badania uczestnicy przyjd# 12 razy do o#rodka badawczego na wizyt# u lekarza
prowadz#cego badanie. Pocz#tkowo wizyty b#d# odbywa# si# co dwa tygodnie przez
pierwszy miesi#c oraz co cztery tygodnie w przypadku dwóch kolejnych wizyt, a nast#pnie
co oko#o 3 do 4 miesi#cy przez pozosta## cz### pierwszego roku. W drugim roku wizyty
b#d# si# odbywa# co 6 miesi#cy. Lekarze prowadz#cy badanie b#d# obserwowa#, jak
dobrze dzia#a leczenie i jakie skutki uboczne mog# wyst#pi# u uczestników. Na koniec
uczestnicy odb#d# wizyt# kontroln# po 12 tygodniach od zako#czenia leczenia w ramach
badania. Podczas tej wizyty lekarz prowadz#cy badanie sprawdzi, jak czuj# si# uczestnicy.

Ca#kowity czas udzia#u w badaniu wyniesie oko#o 2 lata. Uczestnicy maj# prawo
przerwa# badane leczenie i opu#ci# badanie w dowolnym jego momencie, je#li sobie tego
za#ycz#. Uczestnicy b#d# równie# okresowo odbywa# kontrolne rozmowy telefoniczne w
celu sprawdzenia stanu zdrowia. W przypadku wyst#pienia u nich jakichkolwiek dzia#a#
niepo##danych lub urazu w trakcie badania lekarz prowadz#cy badanie kliniczne wyja#ni
im dost#pne opcje i omówi plan dalszego leczenia.

4. Jakie s# g#ówne wyniki mierzone w tym badaniu?

G#ównym wynikiem mierzonym w badaniu jest ocena, czy lek zmienia g#sto## mineraln#
ko#ci dolnej cz##ci pleców. Zostanie to ocenione u uczestników, u których w przesz#o#ci
nie wyst#powa#y #adne z#amania ko#ci. Wynik ten b#dzie mierzony za pomoc#
dwuwi#zkowej absorpcjometrii rentgenowskiej (DEXA) od pocz#tku badania do tygodnia
52. DEXA to badanie, podczas którego mierzy si# g#sto## ko#ci, przepuszczaj#c przez
organizm promienie rentgenowskie o du#ej i ma#ej energii. Ilo## promieniowania podczas
obrazowania DEXA jest znacznie mniejsza, ni# w przypadku standardowego badania
rentgenowskiego.

Inne kluczowe parametry mierzone w badaniu to:

# Liczba uczestników, u których wyst#puj# dzia#ania niepo##dane

# Zmiany w liczbie uformowanych i z#amanych ko#ci

# #rednia liczba nowych z#ama# ko#ci w trakcie badania

# Liczba uczestników z nowymi z#amaniami ko#ci w trakcie badania

# Jak dobrze organizm przetwarza satralizumab
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# Liczba uczestników, u których wyst#pi odpowied# uk#adu odporno#ciowego organizmu
na satralizumab

# Zmiany w funkcji motorycznej

5. Czy udzia# w tym badaniu niesie ze sob# jakiekolwiek zagro#enia lub korzy#ci?

Udzia# w badaniu mo#e (ale nie musi) sprawi#, #e uczestnicy poczuj# si# lepiej. Niemniej
informacje zebrane w ramach badania mog# w przysz#o#ci pomóc innym osobom
cierpi#cym na podobne schorzenia.

Badanie wi##e si# z pewnymi zagro#eniami dla uczestnika. Zagro#enia te na ogó# nie
s# wi#ksze ni# te zwi#zane z rutynow# opiek# medyczn# lub naturalnym post#pem DMD.
Osoby zainteresowane udzia#em w badaniu zostan# poinformowane o zagro#eniach i
korzy#ciach oraz o wszelkich dodatkowych procedurach lub testach, którym mog# by#
poddawane. Wszystkie szczegó#y badania zostan# opisane w Formularzu #wiadomej
Zgody na Udzia# w Badaniu Klinicznym. Obejmuje to informacje o mo#liwych skutkach i
innych mo#liwo#ciach leczenia.

 
Zagro#enia zwi#zane z badanym lekiem

U uczestników mog# wyst#powa# dzia#ania niepo##dane leku stosowanego w tym
badaniu. Te dzia#ania niepo##dane mog# mie# nasilenie od #agodnego do ci##kiego, w
tym mog# zagra#a# #yciu, jak równie# mog# ró#ni# si# u poszczególnych osób. Podczas
badania uczestnicy b#d# poddawani regularnym kontrolom w celu sprawdzenia, czy nie
wyst#puj# u nich #adne skutki uboczne. Lek ten zosta# ju# przetestowany pod k#tem
innych chorób i jest zatwierdzony do stosowania w schorzeniu neurologicznym o nazwie
„Spektrum Zaburze# Zapalenia Nerwu Wzrokowego”.

Satralizumab

Uczestnicy zostan# poinformowani o znanych i mo#liwych dzia#aniach niepo##danych
satralizumabu na podstawie bada# z udzia#em ludzi i bada# laboratoryjnych lub wiedzy na
temat podobnych leków. Do znanych dzia#a# niepo##danych zaliczaj# si#: zmniejszenie
liczby bia#ych krwinek, ból g#owy, ból stawów, trudno#ci z zasypianiem lub utrzymaniem
snu, gor#czka sienna, #wi#d i migrena.

Satralizumab b#dzie podawany we wstrzykni#ciu podskórnym w brzuch lub udo. Do
znanych dzia#a# niepo##danych zwi#zanych ze wstrzykni#ciem podskórnym zaliczaj#
si#: podra#nienie w miejscu wstrzykni#cia, takie jak obrz#k, wysypka, zaczerwienienie,
sw#dzenie lub ból.

Inclusion Criteria:
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• P#e# m#ska w czasie narodzin, rozponanie DMD (przeprowadzone badania genetyczne)
• Wiek  # 8 i < 18 lat w chwili podpisywania Formularza #wiadomej Zgody na Udzia# w Badaniu

Klinicznym
• Codzienne stosowanie doustnych kortykosteroidów przez co najmniej 12 miesi#cy

• Uczestnicy z Grupy 1 musz# dodatkowo spe#nia# nast#puj#ce kryteria:

- Uczestnik chodz#cy (co jest zdefiniowane jako zdolno## do samodzielnego
poruszania si# bez korzystania z przyrz#dów wspomagaj#cych) z przebytymi z#amaniami
niskoenergetycznymi w wywiadzie. 

- Uczestnik niechodz#cy, charakteryzuj#cy si# brakiem zdolno#ci chodzenia przez co
najmniej 6 miesi#cy, z wcze#nieszymi z#amaniami lub bez;

• Uczestnicy Grupy 2 musz# spe#nia# nast#puj#ce kryteria:

- brak wcze#niejszych z#ama# zdefiniowane jako: brak wyst#powania z#ama#
niskoenergetycznych w wywiadzie przed wizyt# wyj#ciow# (baseline) lub #ladów
przebytych z#ama# kr#gów (VF) w ocenie radiologicznej podczas wizyty przesiewowej

- Uczestnik chodz#cy (definicja powy#ej)

- Wiek # 8 do < 12 lat w czasie oceny przesiewowej;

 

Exclusion Criteria:

• Powa#ny zabieg chirurgiczny (np. operacja kr#gos#upa) w okresie 3 miesi#cy przed
ocen# wyj#ciow#

• Wyst#powanie jakiejkolwiek klinicznie istotnej choroby,  lub objawowe zaka#enie
w ci#gu 4 tygodni przed ocen# wyj#ciow#

• Wyniki bada# serologicznych wskazuj#ce na wyst#powanie aktualnego,
przewlek#ego lub czynnego zaka#enia ludzkim wirusem niedoboru odporno#ci,
wirusem zapalenia w#troby typu C lub wirusem zapalenia w#troby typu B, cechy
nieleczonej, utajonej lub aktywnej gru#licy

• Masa cia#a < 20 lub > 100 kg podczas wizyty przesiewowej
• Dowody ci##kiego z#amania kr#gów (okre#lanego jako stopie# 3), oceniane na

podstawie obrazowania radiograficznego podczas bada# przesiewowych i oceniane
ilo#ciowo przy u#yciu pó#ilo#ciowej metody Genanta.

 

Mog# równie# obowi#zywa# inne kryteria w##czenia i wykluczenia okre#lone w protokole
badania.
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