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Liebe Mitglieder der Deutschen-Huntington-Hilfe,

heute méchten wir IThnen ein Update von Novartis beziiglich unserer laufenden klinischen Studie zu
Branaplam bei der Huntington-Krankheit zukommen lassen. Novartis hat beschlossen, die Dosierung
des Studienmedikaments Branaplam in der Ph2b-VIBRANT-HD-Studie bei Erwachsenen mit der
Huntington-Krankheit voriibergehend auszusetzen. Diese Entscheidung beruht auf der Empfehlung ei-
nes unabhéngigen Dateniiberwachungskomitees (Data Monitoring Committee, DMC) im Anschluss an
eine geplante Dateniiberpriifung. Bei dieser Dateniiberpriifung wurden Befunde festgestellt, die auf eine
durch Branaplam verursachte periphere Neuropathie bei einigen Teilnehmern schlielen lassen. Perip-
here Neuropathie entsteht durch Schédigung der Nerven auflerhalb des Gehirns und des Riickenmarks.
Unsere Entscheidung, die Verabreichung voriibergehend auszusetzen, wurde vom VIBRANT-HD-
Lenkungsausschuss befiirwortet.

Die Ph2b-VIBRANT-HD-Studie ist die erste Studie in der Branaplam bei Erwachsenen mit der Hunting-
ton-Krankheit untersucht wird. Im Vorfeld wurde Branaplam bereits in vorklinische Studien und Studien
an gesunden Freiwilligen sowie eine mehrjahrige klinische Studie bei Kindern mit SMA (spinaler Mus-
kelatrophie) untersucht. Die VIBRANT-HD Studie wurde konzipiert, um frithe Sicherheitssignale zu
erkennen und uns zu ermoglichen, fundierte Entscheidungen fiir die Studie zu treffen. Dazu gehdrten
Untersuchungen, die auf eine potenzielle periphere Neuropathie hindeuten konnen, wie die Messung der
Neurofilament-Leichtkette (NfL) im Blut, neurologische Untersuchungen und Nervenleitfahigkeitstests
sowie die Beurteilung von Symptomen. Auf der letzten Sitzung des DMC wurde festgestellt, dass die
Daten Anlass zur Sorge geben, weil bei einigen Teilnehmern eine periphere Neuropathie beobachtet
wurde.

Der DMC hat nicht empfohlen, die Studie zu diesem Zeitpunkt zu beenden. Die Behandlung mit dem
Studienmedikament wurde voriibergehend ausgesetzt, und die Teilnehmer werden gemall dem Protokoll
weiterhin an den studienspezifischen Untersuchungen teilnehmen. Der neurologische Status wird wei-
terhin iberwacht; die Teilnehmer werden neurologisch untersucht und es werden Nervenleitfahigkeits-
studien sowie andere Untersuchungen durchgefiihrt, um diese Befunde besser zu verstehen.

Wir wissen, welche verheerenden Auswirkungen die Huntington-Krankheit auf die Betroffenen und ihre
Familien hat. Wir werden weiterhin eng mit den an der Studie Beteiligten zusammenarbeiten und alle
verfiigbaren Informationen, einschlieBlich der in den kommenden Monaten anfallenden Daten, griindlich
auswerten, um diese Ergebnisse besser zu verstehen und die nichsten Schritte fiir die Studie festzulegen.
Wir werden auch weiterhin mit fithrenden Vertretern der Patientengemeinschaft zusammenarbeiten und
Sie und andere Mitglieder der HD-Gemeinschaft in den kommenden Monaten so bald wie moglich iiber
aktuelle Entwicklungen informieren.

Wir sind Thnen dankbar, dass Sie uns weiterhin unterstiitzen. Sollten Sie Fragen haben oder zusitzliche
Informationen benétigen stehen wir Thnen gerne jederzeit zur Verfligung.

TIhr Novartis-Deutschland-Team
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