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Kortfattet, allment forstdelig framstilling av prosjektets konklusjoner. Dette gjelder bade positive og
negative funn.

Legemiddelfirmaet BioMarin har statt for videre utprgving av exon skipping (exon 51) ved hjelp av
drisapersen for gutter med Duchenne muskeldystrofi med aktuell mutasjon. Vi har tidligere hatt
pasienter med i utprgving av samme substans i regi av GlaxoSmithKline (GSK), men GSK stoppet
denne utprgvingen hgsten 2013. Prosensa, og senere BioMarin fortsatte arbeidet med & prgve ut den
aktuelle substansen, som fikk navnet drisapersen, og de som hadde vart med i GSK's utprgving, ble
uforpliktende forespurt om de var interessert i a bli med pa utprgvingen igjen, noe foreldrene til vare
aktuelle kandidater var. Det forberedende arbeidet har deretter trukket i langdrag. Vi kontaktet
BioMarin for 4 kunne gi utfyllende svar pa de spgrsmal REK hadde til var sgknad innsendt i
desember 2015, men fikk ikke endelig svar pa dette. Dermed kom aldri REK-godkjenning pa plass,
og pasientene fikk ikke gjenopptatt deltakelse i utprgving av drisapersen. I stedet har vi altsa fatt
melding fra BioMarin om at de avslutter arbeidet med drisapersen. Dette skjer fordi de fikk negative
signaler fra European Medicines Agency (EMA) nar det gjaldt & fa markedsferingstillatelse, se
vedlegg mottatt fra BioMarin pa forespgrsel om utfyllende informasjon om arsak til at studien ble
stoppet.

Kortfattet redegjprelse for giennomfpringen av prosjektet i forhold til opprinnelig spknad og plan for
gjennomforing.

Prosjektet kom ikke i gang hos oss.
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