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ltalfarmaco annonce I'acceptation du dépét et I'examen prioritaire par
Santé Canada pour la présentation de drogue nouvelle du givinostat dans le
traitement de la dystrophie musculaire de Duchenne

e L'examen prioritaire de Santé Canada vise un délai accéléré de 180 jours pour
I'examen du givinostat, reflétant I'engagement d’'ltalfarmaco envers la
communauté canadienne touchée par la dystrophie musculaire de Duchenne
(DMD).

e Laprésentation de drogue nouvelle (PDN) s'appuie sur les données de I'étude EPIDYS
de phase 3 d'ltalfarmaco, qui démontrent des bénéfices thérapeutiques significatifs
chez les patients atteints de DMD.

MILAN, ltalie, 10 juin 2026 - Italfarmaco S.p.A. a annoncé aujourd’hui que Santé Canada a
accepté pour examen la présentation de drogue nouvelle (PDN) du givinostat (Duvyzat®)
dans le traitement de la dystrophie musculaire de Duchenne (DMD). Santé Canada a
accordé au givinostat la désignation d'examen prioritaire, réservée aux médicaments
susceptibles d'offrir une amélioration importante du profil bénéfice-risque par rapport aux
thérapies existantes.

« Les familles touchées par la dystrophie musculaire de Duchenne au Canada ont
actuellement un acces limité aux options thérapeutiques qui peuvent ralentir le déclin
fonctionnel », a déclaré la Dre [Jean K. Mah], investigatrice canadienne pour les études
EPIDYS et OLE et directrice du programme neuromusculaire pédiatrique a I'Alberta Children’s
Hospital, a Calgary (Alberta). « En tant que clinicienne traitant des patients atteints de DMD,
je suis encouragée par cette étape positive dans le parcours réglementaire canadien et par
le potentiel thérapeutique du givinostat démontré dans I'étude EPIDYS de phase 3. »

On estime gu’environ 1 000 garcons au Canada vivent avec la DMD, I'une des formes les
plus graves et les plus courantes de dystrophie musculaire de I'enfance. ' Dans le cadre de
son engagement envers la communauté canadienne touchée par la DMD, Italfarmaco
mettra sur pied une filiale canadienne qui sera chargée de mener les discussions avec les
autorités de santé tout au long du processus d’examen réglementaire et de soutenir les
patients, leurs familles ainsi que les professionnels de la santé. Sous réserve de I'examen de
Santé Canada, une autorisation de mise en marché pourrait étre accordée d'ici la fin de
2026.

« La dystrophie musculaire de Duchenne impose un fardeau énorme aux garcons et d leurs
familles, et nous comprenons l'urgence de rendre de nouvelles opfions de traitement
disponibles dans les communautés ou les besoins non comblés restent importants », a indiqué
Francesco Di Marco, chef de la direction du groupe ltalfarmaco. « L'acceptation par Santé
Canada de la présentation de drogue nouvelle pour le givinostat avec examen prioritaire
représente un pas en avant encourageant. A mesure que nous renforcons notre présence
au Canada, nous sommes déterminés G travailler avec les cliniciens, les organisations de
patients et les autres parties prenantes afin de soutenir la communauté Duchenne et de
favoriser I'accés des patients admissibles & ce traitement, s'il est approuvé. »

La présentation s'appuie sur de nombreuses années de recherche clinique, auxquelles ont
contribué des patients, des familles et des investigateurs canadiens, ainsi que trois centres
d’essaqis cliniques au Canada. Elle est étayée par les données de I'essai EPIDYS de phase 3,
multicentrique, randomisé, a double insu et contrélé par placebo (NCT02851797), qui évalue
le givinostat chez des garcons ambulatoires atteints de DMD dgés de six ans ef plus. L'étude
a atteint son critere d'évaluation principal, démontrant une différence statistiquement

ITALFARMACO S.p.A.  V.le Fulvio Testi
330, 20126 Milan, Italy
www.italfarmaco.com



https://www.italfarmaco.com/
https://clinicaltrials.gov/study/NCT02851797

Communiqué de presse %ALFARMACO

significative et cliniguement pertinente du temps nécessaire pour monter quatre marches
d'escalier chez les patients traités par givinostat deux fois par jour, en plus des
corticostéroides, comparativement au placebo associé aux corticostéroides.

Au cours de I'étude, les effets indésirables liés au traitement les plus fréquents (incidence =
1/10 des gargons) associés au givinostat étaient une diminution du nombre de
plaguettes/thrombocytopénie, une augmentation des triglycérides
sanguins/hypertriglycéridémie, la diarrhée et les douleurs abdominales; aucun des
événements indésirables graves ou sévéres n'était lié au traitement ou n'a entrainé le retrait
de I'étude. La tolérance au givinostat a été gérée par une surveillance appropriée et des
ajustements de dose. Aucun autre probleme d'innocuité n'a été observé. 2 Les patients ayant
participé a I'étude EPIDYS demeurent sous observation dans le cadre d'une étude a long
terme évaluant la tolérabilité et l'efficacité, avec un suivi pouvant aller jusqu'd onze ans
(NCT03373968).

Le givinostat a recu des approbations réglementaires dans plusieurs régions, y compris aux
Etats-Unis, au Royaume-Uni, dans I'Union européenne et aux Emirats arabes unis pour le
traitement de la DMD. D'autres présentations réglementaires sont en cours dans d'autres
territoires, reflétant I'engagement d'ltalfarmaco & faciliter I'acces au traitement pour le plus
grand nombre possible de personnes vivant avec la DMD.

A propos de la dystrophie musculaire de Duchenne

La dystrophie musculaire de Duchenne (DMD) est une maladie neuromusculaire rare et
progressive causée par des mutations du gene DMD. Ces mutations empéchent la
production de dystrophine fonctionnelle, ce qui entraine la rupture du complexe de
protéines associé a la dystrophine (DAPC). Les fibres musculaires deviennent alors plus
vulnérables aux dommages, et le niveau d’histones désacétylases (HDAC) augmente dans
les cellules musculaires, ce qui blogue I'activation de génes importants pour I'entretien et la
réparation du muscle. Par conséquent, les fibres musculaires subissent des dommages
continus, menant d une inflammation chronique et & une régénération déficiente. Avec le
temps, les cellules musculaires meurent et sont remplacées par du tissu cicatriciel et de la
graisse. 3¢ La DMD ftouche principalement les garcons, les symptébmes apparaissant
généralement entre I'dge de deux et cing ans. A mesure que la maladie progresse, la
faiblesse musculaire s’aggrave, menant a la perte de la marche; & un stade ultérieur, les
muscles cardiaques et respiratoires sont également atteints, ce qui constitue I'une des
principales causes de déces prématuré. 7 La DMD est I'une des formes les plus graves et les
plus courantes de dystrophie musculaire de I'enfance, avec une incidence mondiale d la
naissance d'environ 1 garcon sur 5 050. 8

A propos du givinostat

Le givinostat a été découvert d la suite des travaux de recherche et développement
d'ltalfarmaco, en collaboration avec Telethon et Duchenne Parent Project (ltalie). Le
givinostat est un inhibiteur des histones désacétylases (HDAC) administré par voie orale qui
régule I'activité excessive des HDAC caractéristique des muscles atteints de DMD. Ce faisant,
il contribue a rétablir I'expression de genes clés et de processus biologiques essentiels &
I'entfretien et & la réparation du muscle. Son mécanisme d’'action est indépendant de la
mutation précise du gene de la dystrophine & I'origine de la maladie. %10 Le givinostat est un
médicament en investigation au Canada. Son innocuité et son efficacité font actuellement
I'objet d'évaluations, et Santé Canada n'a pas encore accordé d'autorisation de mise en
marché pour ce produit.
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A propos d'ITALFARMACO

Fondée en 1938 a Milan, en ltalie, Italfarmaco est une entreprise pharmaceutique mondiale
privée qui a mené a bien le développement et I'approbation de nombreux produits
pharmaceutiques partout dans le monde. Le groupe Italfarmaco est présent dans plus de 90
pays par l'intermédiaire de sociétés directement controlées ou dffiliées. L'entreprise est un
chef de file en recherche pharmaceutique, en développement de produits, en production
et en commercialisation, et a démontré son succés dans de nombreux domaines
thérapeutiques, notamment I'immuno-oncologie, la gynécologie, la neurologie, les maladies
cardiovasculaires et les maladies rares. L'unité consacrée aux maladies rares d'ltalfarmaco
comprend des programmes en dystrophie musculaire de Duchenne, dystrophie musculaire
de Becker, sclérose latérale amyotrophique et polycythémie vraie.
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