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éQué es givinostat y para qué se utiliza?

Duvyzat® es un medicamento cuyo principio activo es givinostat que se utiliza para tratar la
distrofia muscular de Duchenne (DMD) en pacientes a partir de 6 afios de edad que pueden
caminar (denominados ambulantes) y que ya estdn recibiendo tratamiento con
corticosteroides.

La distrofia muscular de Duchenne es una enfermedad genética que causa gradualmente
debilidad y pérdida de la funcion muscular. La distrofia muscular de Duchenne es una
enfermedad rara. El manejo terapéutico se basa fundamentalmente en un abordaje
multidisciplinar de soporte y en el uso de glucocorticoides sistémicos, como prednisona o
deflazacort, que constituyen el estandar de tratamiento en la practica clinica.

En la Union Europea, el titular de la autorizacién de comercializaciéon es ITALFARMACO S.A.,
siendo también el laboratorio ofertante en Espana.

&éComo funciona givinostat?

El principio activo de Duvyzat®, el givinostat, bloquea la actividad de determinadas enzimas
denominadas histona deacetilasas (HDAC), que controlan la lectura y el uso de los genes para
producir proteinas, incluidas las que intervienen en la reparacion muscular.

Se cree que las células musculares distroficas presentan un aumento de la actividad de las
HDAC, lo que reduce la produccién de proteinas reparadoras de los musculos, dando lugar a
inflamacion, cicatrizacion, engrosamiento y acumulacidn de grasa en los musculos. Al bloquear
la actividad de las HDAC, el givinostat ayuda a restablecer la produccion de las proteinas que
participan en la reparacion muscular, reduciendo el dafio muscular y ayudando a ralentizar la
progresion de la enfermedad.

Duvyzat® se presenta en forma de solucion para administracién oral, que debe tomarse con
alimentos dos veces al dia. Antes y durante el tratamiento, se deben controlar periédicamente
los niveles de plaquetas vy triglicéridos, y puede ser necesario ajustar la dosis de givinostat en
funcion de los resultados. En los pacientes que presenten diarrea (mas de 4 deposiciones al
dia) durante el tratamiento, también puede ser necesario ajustar la dosis de Duvyzat®.

Informacion basica sobre la autorizacion

Duvyzat® fue designado «medicamento huérfano» (un medicamento utilizado para tratar
enfermedades raras) el 4 de julio de 2012.



Duvyzat® (givinostat) recibié una autorizacion condicional por parte de la Agencia Europea de
Medicamentos (EMA) el 6 de junio de 2025 para el tratamiento de la DMD en pacientes
ambulantes a partir de 6 afios de edad y con tratamiento concomitante de corticoesteroides?.

Esto significa que ha sido autorizado sobre la base de datos menos exhaustivos que los
requeridos normalmente porque satisface una necesidad médica no cubierta. La Agencia
considera que el beneficio de disponer antes de este medicamento supera los riesgos asociados
al uso del medicamento mientras se esperan mas pruebas.

La compafiia titular de Duvyzat® debera proporcionar mas datos sobre este medicamento.
Deberda presentar los resultados de dos estudios para confirmar la seguridad y la eficacia del
medicamento, incluso a largo plazo. La Agencia revisard anualmente la informaciéon mas
reciente de que se disponga.

Conclusiones de la evaluacion comparada de Duvyzat®

La Agencia Espafiola de Medicamentos y Productos Sanitarios (AEMPS) ha publicado a fecha
del 10 de marzo de 2026 el Informe de Posicionamiento Terapéutico (IPT) de Duvyzat®2,

La evidencia principal de eficacia que sustenta la autorizacién de givinostat procede del ensayo
clinico pivotal de fase 3 EPIDYS, un estudio multicéntrico, aleatorizado, doble ciego vy
controlado con placebo, con una duracion de 18 meses, realizado en pacientes ambulantes a
partir de los 6 afios de edad en tratamiento concomitante estable con corticosteroides.

El criterio de valoracién primario del estudio EPIDYS fue el cambio desde el valor basal en el
tiempo necesario para subir cuatro escalones (4SC) tras 18 meses de tratamiento. En el
analisis primario se observé una diferencia estadisticamente significativa a favor de givinostat
frente a placebo que se traduce en un menor empeoramiento funcional relativo en el grupo
tratado, estimado en torno al 14%.

Los resultados observados en variables funcionales adicionales deben interpretarse con
cautela y considerarse de caracter exploratorio. Asimismo, la interpretacién de la eficacia de
givinostat se ve condicionada por limitaciones metodoldgicas relevantes que dificultan la
interpretacidn clinica de la magnitud del efecto. Los efectos a largo plazo, aunque sugieren un
posible retraso en hitos funcionales como pérdida de deambulacion, también tienen
limitaciones metodoldgicas que obligan a interpretarlos con cautela.

Desde el punto de vista de la seguridad, givinostat se asocié a una elevada frecuencia de
efectos adversos, destacando trastornos gastrointestinales y alteraciones en la sangre
(plaquetas vy triglicéridos).

En conjunto, la evidencia disponible sugiere la existencia de un efecto favorable de givinostat
sobre la progresién funcional en pacientes ambulantes con DMD, en el contexto de una elevada
necesidad médica no cubierta. No obstante, persisten incertidumbres relevantes en relacion
con la robustez estadistica de la demostracidn de eficacia y con la confirmacion de un impacto
modificador de la enfermedad a largo plazo.

Por lo tanto, givinostat podria considerarse una opcion terapéutica adicional en combinacion
con el tratamiento estandar con corticosteroides en pacientes ambulantes a partir de los 6
afnos de edad con DMD, siempre que se garantice una seleccién adecuada de pacientes y una

! Puede consultar la informacion en el siguiente enlace:
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/duvyzat

2 Puede consultar la informacion en el siguiente enlace:
https://www.aemps.gob.es/medicamentosUsoHumano/informesPublicos/docs/2026/1PT-435-Duvyzat-
givinostat.pdf
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monitorizacion estrecha de la eficacia y la seguridad, quedando su posicionamiento definitivo
condicionado a la generacién de datos adicionales que permitan confirmar el beneficio clinico
observado a largo plazo.

Decision de la Comision Interministerial de Precios de Ilos
Medicamentos

La Comisién Interministerial de Precios de los Medicamentos reunida en sesién de 22 de
octubre de 2025 acordd con respecto a este medicamento, proponer a la Direccion General de
Cartera Comun de Servicios del SNS y Farmacia su inclusidn en la prestacion farmacéutica del
SNS y su financiacidon para el tratamiento de la distrofia muscular de Duchenne (DMD) en
pacientes ambulantes a partir de 6 aflos de edad y con tratamiento concomitante de
corticoesteroides.

Informacion especifica sobre restricciones o condiciones de
financiacion especiales

Su financiacion requiere el cumplimiento de las siguientes condiciones:

El diagndstico debe estar confirmado mediante prueba genética.
El paciente debe estar con una dosis estable de corticoesteroides antes del inicio de la
administracion de givinostat, habiendo estado al menos 6 meses con corticoides.

e El paciente NO ambulante no puede iniciar tratamiento con givinostat.
Nota: esta indicacion se evaluard cuando se autorice, si procede, por la Agencia Europea del
Medicamento (EMA).

e El tratamiento debe seguir las recomendaciones establecidas en la Ficha Técnica para
gestionar los posibles efectos adversos, incluida la reduccién de la dosis.

Se establecen para este medicamento reservas singulares en el ambito del Sistema Nacional
de Salud, consistentes en limitar su dispensacién, a los pacientes no hospitalizados en los
Servicios de Farmacia de los Hospitales.

Este medicamento se financia con el establecimiento de un techo maximo de gasto (TMG) v,
adicionalmente, un coste maximo por paciente. Debido a la incertidumbre de pacientes, en
caso de no alcanzar la cifra fijada de TMG, pero si el 90% de dicha cifra, se realizard una
bajada ya preestablecida. En caso de extension de linea en ficha técnica, que expandiria el uso
de givinostat a pacientes menores de 6 anos, esta nueva extension no modificaria el techo de
gasto existente.

Mas informacion

La situacién de financiacidon de los medicamentos puede consultarse a través del buscador
BIFIMED, accesible a través de la pagina del Ministerio de Sanidad, en el siguiente link:

https://www.sanidad.gob.es/profesionales/medicamentos.do

La busqueda puede realizarse por principio activo, nombre del medicamento o cddigo nacional.

Una vez se accede al medicamento en cuestién en el apartado “Mas informacién” aparecen las
indicaciones que estan financiadas, las que no lo estdn, asi como la fecha de alta en la
financiacion, entre otros.
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