@ Pﬁzer

Klinikai vizsgalati eredmények

Ez az 0sszefoglalo kizardlag egyetlen vizsgalat eredményeirdl szamol be.
A kutatoknak sokféle vizsgalat eredmeényeit kell atnézniuk annak
megeértése érdekeében, hogy adott vizsgalati gydgyszer hatasos-e, hogyan
hat, és biztonsagos-e felirni a betegek szamara. A jelen vizsgalat
eredmeényei kulonbozhetnek a kutatok altal attekintett mas vizsgalatok
eredmeényeitol.

Megbizé: Pfizer Inc.

Vizsgalati PF-06823859 (dazukibart)
gyogyszer(ek):
Vizsgalati terv szama: C0251008

A vizsgalat 2021. december 20-t6l 2023. november 20-ig
idétartama:

A vizsgalat cime: Az aktiv dermatomiozitiszben szenved6
felnétt résztvevok PF-06823859 gyogyszerrel
torténd kezelése biztonsagossaganak
értékelésére szolgalo vizsgalat

[Nyilt, hosszu tavu kiterjesztéses vizsgalat a
PF-06823859 biztonsagossaganak
vizsgalatara 18 és 80 éves kozotti felndt,
aktiv dermatomiozitiszben szenvedd
résztvevok korében.]

A jelentés kelte: 2024. augusztus 4.
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— Koszonjiik! —

Ha részt vett ebben a vizsgalatban, a Pfizer mint megbizé szeretne
kdszonetet mondani Onnek a részvételéért.

Ez az 6sszefoglal6 ismerteti a vizsgalat eredményeit. Ha kérdése van a
vizsgalattal vagy az eredményekkel kapcsolatban, kérjuk, forduljon a
vizsgalohely orvosahoz vagy a vizsgalohely munkatarsaihoz.
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Miért végeztuk a vizsgalatot?

Milyen tipusu betegség a dermatomiozitisz?

A dermatomiozitisz (DM) egy ritka betegség, amely izomgyengeséget
és/vagy -gyulladast és borkiutést okoz. A tunetek kozeé tartozhat a
szemhéjak koruli voros boérkiutés, az izuletek koruli voros duzzanat,
valamint a karok és labak izomgyengesége. Ez a miopatiak egyik formaja.
Ez az izmokat érint6 betegségek altalanos elnevezése.

Milyen tipusu gyégyszer a dazukibart (PF-06823859)?

A dazukibart egy vizsgalati gyogyszer. Jelenleg az egészsegugyi
hatosagok nem engedélyezték a hasznalatat azokban az orszagokban,
ahol ezt a vizsgalatot végezték. Infuzié formajaban, vénaba adjak. A
dazukibart az immunrendszer egy jelzéfehérjéjét veszi célba. A jelz6fehérje
megmondja a szervezet sejtjeinek, hogyan reagaljanak, példaul hogyan
kUzdjenek a fert6zések ellen. Olyan betegségben, mint a DM, ez a
jelzéfehérje nagy mennyiségben fordul elé. Ugy gondoljak, hogy ennek a
jelzéfehérjének a gatlasa segithet a DM kezelésében. A kutatok a DM
lehetséges kezeléseként tanulmanyozzak. A jovében kulonbozé vagy
hasonl6 allapotok kezelésére is vizsgalhatjak.

Mi volt a vizsgalat célja?

A vizsgalat f6 célja az volt, hogy megallapitsa, mennyire biztonsagos és
toleralhato a dazukibart, ha hosszu ideig alkalmazzak. Ebben a
vizsgalatban a dazukibartot olyan résztvevdknek adtak, akik egy korabbi
vizsgalatban (C0251002) mar kaptak ezt a vizsgalati gyégyszert.
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Mennyire biztonsagos és toleralhaté a dazukibart hosszu
ideji alkalmazasa?

A kutatok a kovetkezot akartak megtudni:

Voltak-e a dazukibartot hosszu tavon kapé6 résztvevéknél
nem kivant valtozasok az alabbiak barmelyikében?

o Elettani paraméterek (légzés és keringés)
e Laboratoriumi vizsgalatok

o Elektrokardiografias (EKG) vizsgalat. Az EKG-
vizsgalattal azt értékelik, hogy a sziv milyen jél
mukodik.

Mi tortent a vizsgalat soran?

Hogyan zajlott a vizsgalat?

A kutatdk a dazukibartot a DM-ben szenved6 és egy korabbi vizsgalatban
(C0251002) részt vevé vizsgalati résztvevok egy csoportjan tesztelték,
hogy kideritsék, a dazukibartot hosszu tavon kapo vizsgalati résztvevéknel
jelentkeztek-e nemkivanatos egészseégi problémak.

Ez egy ,nyilt elrendezésl” vizsgalat volt, ami azt jelenti, hogy a
vizsgalatban résztvevék és a kutatdk tudtak, hogy a résztvevék mit kapnak.
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A résztvevoket ,szlrték”, hogy megbizonyosodjanak arrol, hogy részt
vehetnek-e a vizsgalatban. Minden alkalmas résztvevé (akik a C0251002
vizsgalatban részt vettek) 600 mg dazukibartot kapott intravénasan (vénan
keresztll) 4 hetente, legfeljebb 52 hétig a kezelési idészak alatt. Minden
résztvevot 16 hétig kovettek a kezelési id6szak utan, az 1. abran lathato
kovetési idoszak alatt. Azok a résztvevdk, akik abbahagytak a kezelést,
szintén bekerulltek a kovetési idGszakba.

A résztvevok élettani paramétereit (vérnyomas, pulzusszam és
hémeérséklet) 4 hetente ellendrizték. 12 hetente végeztek EKG-vizsgalatot
és verveételt. A kutatok minden vizit alkalmaval megkérdezték a

résztvevOket, hogyan érzik magukat.
Kovetés

20 hétig az utolsé

Bevonas forrasaul Kezelési
szolgal6 vizsgalat id6szak

24 hét

(a C0251002 vizsgalat adag utan

résztvevoi

O S

n=24 Dazukibart 600mg iv. 4 Kovetési vizit
hetenként a 48. hétig

n = a résztvevék szama iv. = intravénasan (vénan keresztlil)

Hol végezték a vizsgalatot?

A Megbizé a vizsgalatot 15 helyen, 4 orszagban (Egyesiilt Allamok,
Magyarorszag, Lengyelorszag és Spanyolorszag) végezte.

Mikor zajlott a vizsgalat?

2021. december 20-én kezd6dott és 2023. november 20-an ért veget.
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A vizsgalatba olyan résztvev6ket vontak be, akik 22 és 66 év kozottiek
voltak, kdzepes vagy sulyos DM-ben szenvedtek, és a C0251002-es
vizsgalatban vettek részt.

Kik vettek részt a vizsgalatban?

e Osszesen 4 férfi vett részt
e Osszesen 20 nb vett részt
e A résztvevok életkora 22 és 66 év kozott volt.

A résztvevoket 48 héten keresztul kellett kezelni, és az utolso értékelésre
az 52. héten kerult sor. A kezelési fazisba belépd 24 résztvevé kozul 21
fejezte azt be.

A 3 résztvevd kozul, akik nem fejezték be a kezelési fazist, 1 résztvevd
azért hagyta abba, mert a gyogyszer nem hatott jol, 2 résztvevd pedig sajat
elhatarozasabal Iépett ki.

A kovetési fazisba belépett 22 résztvevé kozul 1 résztvev sajat
elhatarozasabdl Iépett ki.

Meddig tartott a vizsgalat?

A résztvevok 68 hétig vettek részt a vizsgalatban. A teljes vizsgalat
lezarulasaig 23 honap telt el.

Amikor a vizsgalat 2023 novemberében veget ért, a Megbizé elkezdte
attekinteni az 6sszegyjtott adatokat. A Megbizo6 ezt kdvetden jelentést
készitett az eredményekrél. Ez a jelentés dsszefoglaldja.
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Milyen eredményeket hozott a vizsgalat?

Voltak-e a dazukibartot hosszu tavon kapoé résztvevéknél
nem kivant valtozasok az élettani paraméterekben, a
laborvizsgalatok eredményében vagy az EKG-ban?

Hany résztvevonél valtoztak meg az élettani paraméterek
(pulzusszam és vérnyomas) olyan mértékben, amely
orvosilag fontos volt?

Egyetlen résztvevonél sem volt olyan valtozas az élettani
paraméterekben, amely klinikailag jelentds lett volna. Egy résztvevonél
|épett fel a vérnyomas emelkedése és egynél a vérnyomas csokkenése.
Egyik sem volt klinikailag jelentds, é€s egyik sem nem allt 6sszeflggésben
a kezeléssel.

Hany résztvevonek volt klinikailag jelentés laboratériumi
vizsgalati érték eltérése?

A kezelési idGszak alatt 0sszesen 5 rendellenes laboratoriumi értéket
jelentettek. Egy résztvevénél csokkent a vér kaliumszintje, 1 résztvevonél
fehérje volt a vizeletben, 1 résztvevdnél alacsony volt vorosvértestszam,
1 résztvevdnél alacsony volt a vér natriumszintje, és 1 résztvevonél
csokkent a becsult glomerularis filtracios rata (eGFR), ami azt jelenti,
hogy csokkent a vesék salakanyagszirése. Minden laboratoriumi
rendellenességrél azt allapitottak meg, hogy nem alltak dsszefluggésben
a vizsgalt gyogyszerrel, és azok sulyossaga enyhe vagy kozepes volt.

Ezen eredmények alapjan a kutatok ugy dontottek, hogy a dazukibart
altalanossagban biztonsagos és jol toleralhato volt.

é Pﬁzer Breakthroughs that change patients’ lives®



@ Pﬁzer

Hany résztvevonek voltak klinikailag jelentosen eltéréo EKG-
vizsgalati értékei?

Egyetlen résztvevénél sem volt olyan EKG-valtozas, amely klinikailag
jelentds lett volna.

Ez nem azt jelenti, hogy a vizsgalat minden résztvevdjénél ugyanezek az
eredmények szllettek. Ez egy 0sszefoglald, amely a vizsgalat f6
eredményeinek csak egy részét tartalmazza. Mas vizsgalatok
eredményei eltéréek lehetnek.

Milyen egészségi problémajuk volt a
résztvevoknek a vizsgalat alatt?

A vizsgalok minden egészségi problémat feljegyeztek, amely a
résztvevOknél a vizsgalat ideje alatt elé6fordult. A résztvevéknek a
vizsgalattol fuggetlen okbdl fellépd egészségi problémajuk is lehetett
(példaul alapbetegség vagy véletlen egybeesés miatt). Az egészsegi
problémakat okozhatta a vizsgalati kezelés vagy a résztvevd altal
alkalmazott mas gyogyszer is. El6fordul, hogy az egészségi probléma oka
nem ismert. Az orvosok szamos vizsgalatban szamos kezelési csoport
egészségi problémainak osszehasonlitasaval probaljak megérteni, hogy a
vizsgalati gyogyszer milyen hatassal lehet a résztveviokre.

A vizsgalat 24 résztvevdjébdl 20-nak (83,3%) legalabb 1 egészséqi
problémaja volt a 68 hetes vizsgalat soran. Egyetlen résztvevd sem lépett
ki a vizsgalatbdl egészségi probléma miatt. Alabb ismertetjuk a
leggyakrabban jelentett egészségi problémakat, amelyekrdl a résztvevék
tobb mint 5%-a szamolt be.
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Az alabbiakban olvashato, hogyan kell értelmezni az 1. tablazatot.
Utmutatas az 1. tablazat értelmezéséhez.

e Az 1. tablazat 1. oszlopa a vizsgalat soran gyakran jelentett
egészseégi problémakat sorolja fel. Minden olyan egészségi
probléma szerepel a felsorolasban, amelyrdl a résztvevék tobb
mint 5%-a beszamolt.

e A 2. oszlop azt mutatja, hogy a vizsgalati készitményt kap6 24
résztvevo kozul hanyan szamoltak be az egyes egészseqi
problémakrol. Az emellett lathatd szamadat azt mutatja, hogy
a vizsgalati készitményt kapo 24 résztvev6 hany szazaléka
szamolt be az adott egészségi problémaral.

¢ A fenti utmutatas alapjan leolvashato, hogy a vizsgalati
készitményt kapd 24 résztvevébdl 2 (8,3%) esetében Iépett fel
alacsony vorosvertestszam.

1. tablazat: Olyan egészségi problémak, amelyekrél a

résztvevok tobb mint 5%-a szamolt be.

Egészségi probléma Dazukibart (24 résztvevd)
Alacsony vorosvértestszam 24-bél 2 résztvevd (8,3%)
Gyomorfajdalom 24-bdl 2 résztvevd (8,3%)
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1. tablazat: Olyan egészségi problémak, amelyekrdl a
résztvevok tobb mint 5%-a szamolt be.

Egészségi probléma

Dazukibart (24 résztvevd)

A nagy légutakat érint6 fert6zés
(bronchitis)

24-bdl 2 résztvevd (8,3%)

COVID-19

24-bol 6 résztvevo (25,0%)

Az orrmelléklregek szoveteinek
duzzanata (szinuszitisz)

24-b0l 2 résztvevo (8,3%)

Fels6 leguti fert6zések

24-b0l 2 résztvevo (8,3%)

Hugyuti fertézés

24-bol 3 résztvevo (12,5%)

Hatfajas

24-bédl 2 résztvevd (8,3%)

Kar- vagy labfajdalom

24-b0l 2 résztvevo (8,3%)

Fejfajas

24-b0l 2 résztvevo (8,3%)

Kohogés

24-bdl 2 résztvevd (8,3%)

Viszketd, piros dudorok/foltok a
bérén (urtikaria)

24-bdl 2 résztvevd (8,3%)
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Elo6fordult-e a résztvevoknél sulyos egészségi
probléma?

Adott egészségi probléma akkor tekinthetd sulyosnak, ha életveszélyes,
kérhazi ellatast igényel, vagy maradando problémakat okoz.

Harom résztvevdnek (12,5%) sulyos egészségi problémai voltak. 1
résztvevonek epekove volt, 1 résztvevének magas volt a vércukor- és
ketonszintje (a szervezetben a zsir bontasakor felszabadulo vegyi
anyagok), és 1 résztvevonek alsé végtagi torése volt. Egyik résztvevdonek
sem volt herpes zoster fert6zése (6vsomor).

A vizsgalat alatt egyetlen beteg sem halt meg.
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Hol tudhatok meg tobbet errdl a vizsgalatrol?

Ha kérdése van a vizsgalat eredményeivel kapcsolatban, kérjuk, forduljon
kezel6orvosahoz vagy a vizsgalati helyszin munkatarsaihoz.

Vizsgalati tervvel kapcsolatos tovabbi részletekert, kérjuk, latogasson el a
kovetkez6 weboldalra:

www.pfizer.com/research/research_cl Hasznalja a kovetkezd
inical_trials/trial_results vizsgalatiterv-szamot: C0251008

A vizsgalatrol készult teljes tudomanyos jelentés elérhet6 online a
kovetkez6 webhelyen:

www.clinicaltrials.gov Hasznalja a kovetkez6 vizsgalati
azonositot: NCT05192200

www.clinicaltrialsregister.eu Hasznalja a kovetkez6 vizsgalati
azonositot:

2021-004787-10

Kérjuk, ne feledje, hogy a kutatok szamos vizsgalat eredményét dsszesitik
annak megallapitasara, hogy mely készitmények hatasosak és
biztonsagosak a betegek szamara.

Ha részt vett ebben a vizsgalatban,
ismetelten megkoszonjuk onkentes
reszvetelet. Kutatasaink ceélja, hogy a
legjobb modon segitsuk a betegeket,

ehhez pedig On is hozzajarult!
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