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Новости

Заболевание spina bifida включено
в перечень орфанных

FDA одобрило новый препарат для подростков 
и взрослых с тяжелой очаговой алопецией

FDA одобрило первую генную терапию
для лечения мышечной дистрофии Дюшенна

Департамент медицинской помощи детям, служ-

бы родовспоможения и общественного здоровья 

Минздрава России включил заболевание spina bifida 

в перечень редких (орфанных) заболеваний. Оно числит-

ся в списке под номером 241, сообщили в пресс-службе 

благотворительного фонда «Спина бифида».

Spina bifida — редкое врожденное заболевание, 

которое возникает внутриутробно. Оно включает в себя 

несколько форм и степеней тяжести, влияющих на цен-

тральную нервную систему и функцию спинного мозга. 

Пациенты со spina bifida испытывают проблемы с мото-

рикой, часто имеют трудности с полноценной ходьбой 

и контролем мочеиспускания, а также подвержены риску 

серьезных осложнений.

Управление по санитарному надзору за качеством 

пищевых продуктов и медикаментов США (FDA) одо-

брило препарат Litfulo (ритлецитиниб) компании Pfizer 

для людей в возрасте 12 лет и старше с тяжелой оча-

говой алопецией. Это первое и единственное лечение, 

одобренное FDA для подростков (12+) с этим недугом.

Принимаемый в виде таблеток один раз в день, ритле-

цитиниб является двойным ингибитором семейства Tec 

тирозинкиназ и янус-киназы 3 (JAK3). Рекомендуемая 

доза ритлецитиниба составляет 50 мг один раз в день.

Одобрение было основано на ранее опубликованных 

в журнале Lancet результатах исследований, включая 

исследование фазы IIb/III ALLEGRO, в которое были 

включены 718 пациентов в возрасте 12 лет и старше 

с очаговой алопецией с 50% увеличением выпадения 

волос на голове, что измерялось с помощью инстру-

мента Severity of Alopecia Tool (SALT), включая пациен-

тов с тотальной алопецией (полное выпадение волос 

на голове) и универсальной алопецией (полное выпаде-

ние волос на голове, лице и теле).

У пациентов в исследовании наблюдался текущий 

эпизод очаговой алопеции, который длился от 6 мес 

до 10 лет. Они были рандомизированы для получения 

ритлецитиниба один раз в сутки в дозах 30 мг или 50 мг 

(с или без одного месяца начального лечения этим пре-

паратом один раз в сутки в дозе 200 мг), ритлецитиниба 

в дозе 10 мг или плацебо.

Точное количество людей с заболеванием spina bifida 

в России неизвестно. Тем не менее, фонд «Спина бифида» 

ведет собственную статистику, и, по подсчетам аналити-

ков, в стране проживают не менее 1200 таких людей.

«Включение spina bifida в список орфанных заболеваний 

признано важным шагом, который принесет значительную 

пользу детям, столкнувшимся с этим недугом. Это позво-

лит увеличить осведомленность о заболевании, привлечь 

больше внимания и поддержки, а также обеспечить более 

доступные и эффективные программы лечения и реабили-

тации. Теперь мы можем инициировать создание регистра 

пациентов», — рассказали в пресс-службе организации.

Источник: https://gxpnews.net/2023/07/zabolevanie-

spina-bifida-vklyucheno-v-perechen-orfannyh/

Статистически значимо более высокая доля паци-

ентов, получавших ритлецитиниб в дозе 30 мг и 50 мг 

(с нагрузочной дозой или без нее), имели 80% или более 

волосяного покрова головы, что измерялось по шкале 

SALT 20 или менее после 6 мес лечения по сравнению 

с плацебо. Через 6 мес лечения среди тех, кто прини-

мал дозу 50 мг, 23% достигли оценки SALT 20 или менее 

по сравнению с 2% тех, кто принимал плацебо.

Эффективность и безопасность ритлецитиниба были 

одинаковыми для лиц в возрасте 12–17 лет и взрослых, 

а наиболее частыми побочными эффектами, о которых 

сообщалось в исследовании, по меньшей мере у 4% 

пациентов, получавших ритлецитиниб, были головная 

боль (10,8%), диарея (10%), акне (6,2%), сыпь (5,4%) и кра-

пивница (4,6%).

Это второй ингибитор JAK, одобренный для лечения 

очаговой алопеции, после барицитиниба (Olumiant), одо-

бренного в июне прошлого года для лечения очаговой 

алопеции у взрослых. Ритлецитиниб является первым 

ингибитором JAK, одобренным для лечения детей в воз-

расте 12 лет и старше с очаговой алопецией.

Европейское агентство по лекарственным средствам 

(EMA) также приняло заявку на регистрацию ритлецити-

ниба в той же популяции, и решение ожидается в четвер-

том квартале этого года.

Источник: https://www.medscape.com/

viewarticle/993663

Управлением по санитарному надзору за качеством 

пищевых продуктов и медикаментов США (FDA) одоб-

рен препарат генной терапии для лечения детей в воз-

расте от 4 до 5 лет с мышечной дистрофией Дюшенна 

(МДД) с подтвержденной мутацией в гене DMD, которые 

могут ходить.

Н
О

В
О

С
Т

И
N

E
W

S


