Podsumowanie wynikow badania klinicznego

Badanie oceniajace bezpieczenstwo stosowania
baloksawiru marboksylu u dzieci z grypa w wieku ponizej 1

roku (badanie miniSTONE-1)

Petny tytut badania podano na koncu tego dokumentu.

Informacje o Podsumowaniu

Podsumowanie wynikéw badania klinicznego (zwanego w tym
dokumencie ,badaniem™) zostato opracowane dla:

e opinii publicznej oraz

e uczestnikéw badania.

Podsumowanie oparto na informacjach, ktére byty dostepne
w czasie opracowywania dokumentu.

Badanie rozpoczeto w styczniu 2019 r., a zakonczono je w lipcu

2023 r. Podsumowanie to opracowano po zakoriczeniu badania.

Jedno badanie nigdy nie powie nam wszystkiego o
zagrozeniach i korzy$ciach zwigzanych ze stosowaniem danego
leku. Dopiero udziat wielu pacjentéw w wielu badaniach
pozwala nam uzyskac wszystkie potrzebne informacje. Wyniki
omawianego badania moga rézni¢ sie od wynikéw uzyskanych
w innych badaniach oceniajgcych ten sam lek.
¢ Oznacza to, ze nie nalezy podejmowa¢ decyzji na
podstawie tego jednego podsumowania — przed
podjeciem jakiejkolwiek decyzji dotyczacej leczenia
dziecka nalezy zawsze porozmawia¢ z lekarzem.

Podziekowania dla uczestnikéw badania

Spis tresci

1
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sie do poszerzenia
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Osoby, ktére wziely udziat w badaniu, pomogty badaczom odpowiedzie¢ na wazne pytania
dotyczace grypy i badanego leku (baloksawiru marboksylu), co moze przynie$¢ korzysci

dla og6tu spoteczenstwa.
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Kluczowe informacje o badaniu

e Badanie to przeprowadzono, aby sprawdzi¢, czy baloksawir marboksylu moze by¢
bezpiecznie stosowany u dzieci mtodszych niz 1 rok.

e W badaniu wzieto udziat 48 dzieci w 7 krajach (Kostaryka, Finlandia, Meksyk, Polska,
RPA, Hiszpania i USA).

e (Gtéwne wyniki potwierdzity, ze baloksawir marboksylu jest tak samo bezpieczny
u dzieci mtodszych niz 1 rok, jak u starszych dzieci i 0séb dorostych.

e U zadnego z dzieci, ktére wziety udziat w badaniu, nie wystapity ciezkie dziatania
niepozadane zwigzane z baloksawirem marboksylu.

1. Ogolne informacje o badaniu

Dlaczego przeprowadzono to badanie?

Grypa to powszechna choroba spowodowana zakazeniem wirusem grypy. Czeste objawy
to goraczka, kaszel, bdl gardta, bdle catego ciata i uczucie zmeczenia.

U wigkszosci 0s6b grypa ustepuje w ciggu tygodnia bez konieczno$ci zgtaszania sie do
lekarza. Czasami grypa moze prowadzi¢ do wystgpienia powazniejszych choréb
(powiktan), takich jak obrzek/zapalenie ptuc lub zatrucie krwi (posocznica/sepsa). Grypa
to czesta choroba u dzieci, a prawdopodobienstwo wystgpienia u nich powiktan jest
wieksze niz w przypadku oséb dorostych.

Dostepnych jest wiele lekéw bez recepty, ktére mozna stosowac w leczeniu objawdéw
grypy. Nie lecza one jednak przyczyny choroby - zakazenia wirusowego. Leki
przeciwwirusowe atakujg bezposrednio wirusa grypy. Takie leki moze przepisa¢ lekarz lub
farmaceuta. Kazdego roku miliony ludzi na catym $wiecie potrzebujg lekéw na grype.

Baloksawir marboksylu to lek przeciwwirusowy stosowany w leczeniu grypy, ktory dziata
inaczej niz inne leki przeciwwirusowe. Wykazano, ze jest on skuteczny w leczeniu grypy
u oso6b dorostych i dzieci w wieku co najmniej 1 roku. W omawianym badaniu oceniano
bezpieczenstwo stosowania baloksawiru marboksylu u dzieci w wieku ponizej 1 roku.

Jaki lek stosowano w badaniu?

Gtéwnym przedmiotem badania byt lek o nazwie baloksawir marboksylu.

¢ Wymowa: ,ba-lo-ksa-wir mar-bo-ksy-Iu”.

o Baloksawir marboksylu dziata przez hamowanie wytwarzania kopii wirusa grypy
w organizmie.

e Moze to oznaczaé, ze po zastosowaniu baloksawiru marboksylu grypa stanie sie mniej
powazna, a dzieci szybciej wyzdrowieja.

Czego chcieli sie dowiedzie¢ badacze?

Gléwne pytanie, na ktére chcieli odpowiedzie¢ badacze:
U ilu dzieci wystapity dziatania niepozadane (problemy medyczne, ktére wystepuja
w trakcie badania) zwigzane z leczeniem baloksawirem marboksylu?
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Jaki byt to rodzaj badania?

Omawiane badanie byto badaniem ,fazy IlI”. Oznacza to, ze badanie to stanowito
rozszerzenie wczesniejszych badan i miato na celu dostarczenie wiekszej ilosci informaciji
na temat dziatan niepozadanych baloksawiru marboksylu u dzieci w wieku ponizej 1 roku.
Dzigki temu bedzie mozna zdecydowac, czy lek ten mozna zatwierdzi¢, tak aby lekarze
byli w stanie go przepisywa¢ bardzo matym dzieciom.

Byto to badanie prowadzone ,metodg otwartej préby”. Oznacza to, ze zaréwno pacjenci
uczestniczacy w badaniu, jak i prowadzacy badanie lekarze wiedzieli, jaki badany lek
otrzymuja dzieci.

Kiedy i gdzie prowadzono badanie?

Badanie rozpoczeto w styczniu 2019 r., a zakonczono je w lipcu 2023 r. Podsumowanie to
opracowano po zakorczeniu badania.

Badanie prowadzono w 15 o$rodkach badawczych w 7 krajach wskazanych na ponizszej
mapie:

* Kostaryka

 Finlandia ' _‘
*  Meksyk w i

+  Polska ¥

* RPA

* Hiszpania

+ USA " 4

2. Kto uczestniczyt w badaniu?

W badaniu tym wzieto udziat 48 dzieci w wieku ponizej 1 roku z grypg lub zakazeniem
grypopodobnym.

48900

23 z 48 dzieci, ktore wziety
udziat w badaniu,
stanowity dziewczynki

5200

25 z 48 dzieci, ktdre wziety
udziat w badaniu, stanowili
chtopcy

Przedziat wiekowy: ponizej 1
roku
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Dzieci mogty wzig¢ udziat w badaniu, jezeli spetniaty nastepujgce warunki:

e byty w wieku ponizej 1 roku,

e ich rodzice/opiekunowie wyrazili zgode na ich udziat w badaniu,

e rozpoznano u nich grype na podstawie oceny objawéw przez lekarza oraz dodatniego
wyniku badania na obecno$¢ wirusa grypy,

¢ wynik badania w kierunku COVID-19 wykonanego w ciggu 2 dni od wizyty u lekarza
byt ujemny,

e zgtosili sie do lekarza w ciggu 4 dni od wystapienia objawdw grypy.

Dzieci nie mogty wzia¢ udziatu w badaniu, jezeli:

e wymagaly leczenia grypy (lub innej choroby) w szpitalu,

e podano im inne leki, ktére mogtyby wptywaé na dziatanie baloksawiru marboksylu,
e urodzily sie przedwczes$nie lub wazyly mniej niz 2,5 kg.

3. Co dzialo sie w trakcie badania?

W trakcie badania wszystkie dzieci, ktére wziety w nim udziat, otrzymaly pojedyncza
dawke baloksawiru marboksylu doustnie w postaci granulatu zmieszanego z woda.
Podana ilos¢ leku zalezata masy ciata.

Po zakonczeniu badania rodzice lub opiekunowie dzieci uczestniczacych w badaniu
zostali poproszeni o ponowne zgtoszenie sie do osrodka badawczego na dodatkowe
wizyty w celu sprawdzenia ogdlnego stanu zdrowia dzieci. Ponizej przedstawiono wiecej
informacji dotyczacych tego, co sie dziato podczas badania.

Wyboér _Lekarze-
dzieci do monitorowali stan
w badaniu ktore wzu_;ly udziat
w badaniu, przez

okres do 29 dni
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4. Jakie sa wyniki badania?

Gtowne pytanie: U ilu dzieci wystapity dziatania niepozgdane zwigzane
z leczeniem baloksawirem marboksylu?

Dziatania niepozgdane to problemy zdrowotne, ktére mogg sie pojawi¢ w czasie badania.

Dziatania niepozgdane inne niz cigzkie to problemy zdrowotne (takie jak zawroty gtowy),
ktdre pojawiajg sie w czasie badania. Ciezkie dziatania niepozadane to takie, ktére
powodujg nieplanowang hospitalizacje (lub wydtuzajg hospitalizacje) lub zagrazajg zyciu,
powoduja dtugotrwata niepetnosprawnos$é albo prowadzg do zgonu. Przedstawiono tylko
dziatania niepozadane, ktore zdaniem lekarzy byty zwigzane z badanym lekiem.

Nie u wszystkich dzieci bioracych udziat w tym badaniu wystgpito dziatanie niepozadane.

U zadnego z dzieci uczestniczacych w tym badaniu nie wystapity ciezkie dziatania
niepozadane, ktdére bylyby zwigzane z badanym leczeniem.

Sposrdd 48 dzieci biorgcych udziat w tym badaniu u 2 (4%) wystgpity inne niz ciezkie
dziatania niepozadane, ktére uznano za zwigzane z leczeniem. W obu przypadkach byta to
biegunka.
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u 2 z 48 dzieci wystapily inne niz ciezkie
dziatania niepozadane uznane za zwigzane

W trakcie badania zadne z dzieci leczonych baloksawirem marboksylu nie zmarto
z powodu dziatan niepozadanych, ktére mogty by¢ zwigzane z badanym lekiem.

Zadne z dzieci leczonych baloksawirem marboksylu nie przerwato stosowania badanego
leku z powodu dziatan niepozadanych.

W tym punkcie przedstawiono wytgcznie gtéwne wyniki badania. Wiecej informacji na
temat wynikéw badania mozna znalez¢ na stronach internetowych podanych na koncu
tego podsumowania (patrz punkt 7).

5. W jaki sposadb to badanie przyczynito sie do poszerzenia

wiedzy naukowej?

Dane przedstawione w niniejszym dokumencie pochodzg z jednego badania, w ktérym
uczestniczyto 48 chorujacych na grype dzieci w wieku ponizej 1 roku. Wyniki te pomogty
badaczom dowiedzie¢ sie wiecej na temat grypy i baloksawiru marboksylu, co moze
przyczyni¢ sie do poprawy metod leczenia dla ogétu spoteczenstwa.
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Gtéwne wyniki badania sg nastepujace: baloksawir marboksylu jest ogélnie bezpieczny
u dzieci w wieku ponizej 1 roku i nie wystapity zadne ciezkie dziatania niepozgdane
zwigzane z leczeniem. Jest to zgodne ze znanym profilem bezpieczenstwa baloksawiru
marboksylu u starszych dzieci, mtodziezy i oséb dorostych.

Jedno badanie nigdy nie powie nam wszystkiego o zagrozeniach i korzysciach

zwigzanych ze stosowaniem danego leku. Dopiero udziat wielu pacjentéw w wielu

badaniach pozwala nam uzyskac¢ wszystkie potrzebne informacje. Wyniki omawianego

badania moga réznic¢ sie od wynikéw uzyskanych w innych badaniach oceniajacych ten

sam lek.

e Oznacza to, ze nie nalezy podejmowaé decyzji na podstawie tego jednego
podsumowania — przed podjeciem jakiejkolwiek decyzji dotyczacej leczenia
dziecka nalezy zawsze porozmawiaé z lekarzem.

6. Czy planuje sie inne badania z udzialem dzieci?

Badania nad baloksawirem marboksylu nadal trwaja.

Badanie CENTERSTONE to badanie oceniajgce wptyw baloksawiru marboksylu na
powstrzymanie rozprzestrzeniania sie grypy u oséb w wieku od 5 do 64 lat.

Badanie PEBBLESTONE to badanie z zastosowaniem baloksawiru marboksylu u dzieci
w wieku od 1 roku do 11 lat, w ktérym ocenia sie oporno$¢ wirusa grypy, czyli sytuacje,
w ktdrej zachodzg zmiany wewnatrz wirusa mogace zmniejszac¢ skutecznos$¢ leczenia
przeciwwirusowego.

Wiecej informacji na temat tych badan mozna znalezé na stronach:

e https://clinicaltrials.gov/study/NCT03969212
e https://clinicaltrials.gov/ct2/show/NCT06094010

7. Gdzie mozna znalezé dodatkowe informacje?

Wiecej informacji na temat tego badania (badanie miniSTONE-1) mozna znaleZ¢ na
nastepujacych stronach internetowych:
e https://clinicaltrials.gov/ct2/show/results/NCT03653364

e https://www.clinicaltrialsregister.eu/ctr-search/trial/2018-002154-70/F|

e https://forpatients.roche.com/ en/trials/infectious-diseases/influenza/study-to-assess-
the-safety--pharmacokinetics--and-effic-62594.html

Z kim moge sie kontaktowa¢ w razie pytan dotyczacych tego badania?

W razie jakichkolwiek pytan, ktére moga sie nasung¢ po przeczytaniu Podsumowania

wynikow:

e Mozna wejsé na platforme ForPatients i wypetni¢ formularz kontaktowy -
https://forpatients.roche.com/ en/trials/infectious-diseases/influenza/study-to-assess-
the-safety--pharmacokinetics--and-effic-62594.html

e Mozna tez skontaktowaé sie z miejscowym biurem firmy Roche.
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Jezeli Pana/Pani dziecko uczestniczyto w tym badaniu i ma Pan/Pani jakiekolwiek pytania
na temat jego wynikow:
e Prosze porozmawiac¢ z lekarzem prowadzacym badanie.

W przypadku pytan dotyczacych leczenia Pana/Pani dziecka:
e Nalezy zwrdcic sie do lekarza prowadzacego leczenie Pana/Pani dziecka.

Kto zorganizowat i sfinansowat to badanie?

Badanie zostato zorganizowane i sfinansowane przez firme F. Hoffmann-La Roche Ltd
z siedzibg w Bazylei w Szwaijcarii.

Pelny tytut badania i inne informacje konieczne do jego identyfikacji

Petny tytut badania brzmi: ,Badanie prowadzone w celu oceny bezpieczenstwa
stosowania, farmakokinetyki i skutecznosci Baloxaviru Marboxilu u ogdlnie zdrowych
dzieci w wieku od urodzenia do <1 roku zycia z objawami grypopodobnymi”.

Badanie to znane jest jako badanie ,miniSTONE-1".

e Numer protokotu badania to CP40559.
e Numer identyfikacyjny badania w ClinicalTrials.gov to NCT03653364.
e Numer EudraCT omawianego badania to 2018-002154-70.
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