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Tegsedi (inotersen)
En oversigt over Tegsedi, og hvorfor det er godkendt i EU

Hvad er Tegsedi, og hvad anvendes det til?

Tegsedi er et leegemiddel til behandling for beskadigelse af nerverne som falge af den arvelige sygdom
transthyretin amyloidose (hATTR), hvor et protein kaldet amyloid ophobes i veevene rundt om i
kroppen, herunder rundt om nerverne.

Tegsedi anvendes hos voksne patienter, der har nervebeskadigelse af grad 1 (patienten kan ga uden
hjeelp) og grad 2 (patienten kan stadig ga, men har brug for hjeelp).

Sygdommen hATTR er sjeelden, og Tegsedi blev udpeget som "laegemiddel til sjeeldne sygdomme" den
26. marts 2014. Yderligere oplysninger om udpegelsen til laegemiddel til sjeeldne sygdomme findes
her: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.

Hvordan anvendes Tegsedi?

Tegsedi udleveres kun efter recept, og behandlingen bgr pabegyndes og overvages af en lsege med
erfaring i behandling af patienter med hATTR.

Leegemidlet fas som en injektionsvaeske, oplgsning, i en fyldt sprgjte (284 mg), til indgivelse under
huden. Den anbefalede dosis er én injektion én gang om ugen givet under huden pa maven, laret eller
overarmen. Den fgrste injektion bgr gives under overvagning af en kvalificeret sundhedsperson, og
patienterne selv eller deres omsorgspersoner kan give de efterfglgende injektioner efter tilstreekkelig
opleering.

Da Tegsedi kan medfgre et fald i antallet af blodplader (hvilket udggr en risiko for blgdning), skal
blodpladetallet tjekkes under behandlingen med Tegsedi, og dosen af leegemidlet og hyppigheden,
hvormed det gives, tilpasses i overensstemmelse hermed.

For mere information om brug af Tegsedi, se indleegssedlen eller kontakt leegen eller
apotekspersonalet.
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Hvordan virker Tegsedi?

Hos patienter med hATTR er proteinet transthyretin, der cirkulerer rundt i blodet, mangelfuldt og
nedbrydes hurtigt. Det gdelagte protein danner amyloid, som deponeres i vaev og organer rundt om i
kroppen, herunder ogsa rundt om nerverne, hvor det forstyrrer deres normale funktion.

Det aktive stof i Tegsedi, inotersen, er et "antisense-oligonukleotid”, som er et meget kort stykke
genetisk materiale, der er designet til at binde til og blokere det genetiske materiale for den celle, der
danner transthyretin. Dermed reduceres dannelsen af transthyretin, hvilket reducerer dannelsen af
amyloider og lindrer symptomerne pa HATTR-amyloidose.

Hvilke fordele viser studierne, at der er ved Tegsedi?

| et hovedstudie med deltagelse af 173 hATTR-patienter med grad 1- eller grad 2-nervebeskadigelse
blev det pavist, at Tegsedi er mere effektivt end placebo (et ikke-aktivt stof) til at forsinke den
nervebeskadigelse, som sygdommen medfarer. De primaere mal for virkning var eendringerne i
patienternes nervebeskadigelse og livskvalitet som bedgmt ved anvendelse af standardskalaerne
"mNIS+7" og "Norfolk QoL-DN". Efter 15 maneders behandling var forveerringen af scoren pa
mNIS+7-skalaen, der anvendes til at bedgmme nervebeskadigelse, mindre med Tegsedi (ca. 11 point)
end med placebo (ca. 25 point). Livskvaliteten malt ved hjeaelp af scoren pa Norfolk QoL-DN-skalaen
var forveerret med ca. 4 point hos patienter, der fik Tegsedi, sammenholdt med en forvaerring pa

ca. 13 point hos dem, der fik placebo.

Hvilke risici er der forbundet med Tegsedi?

De hyppigste bivirkninger ved Tegsedi (som kan forekomme hos flere end 1 ud af 10 patienter) er
reaktioner pa injektionsstedet, kvalme, lavt antal rgde blodlegemer, hovedpine, feber, perifert gdem
(heevelse, iseer af anklerne og fadderne), kulderystelser, opkastning og lavt antal blodplader, som kan
medfgre blgdning og bld maerker. Den fuldsteendige liste over bivirkninger ved Tegsedi fremgar af
indlaegssedlen.

Tegsedi mé& ikke anvendes af patienter med lavt antal blodplader (mindre end 100 x 10%/1) og af
patienter med alvorlige nyre- eller leverproblemer. Den fuldsteendige liste over begreensninger fremgar
af indlaegssedlen.

Hvorfor blev Tegsedi godkendt i EU?

Det er pavist, at Tegsedi er effektivt til behandling af nervebeskadigelse af grad 1 eller grad 2 hos
patienter med hATTR. De tilgaengelige data var ikke tilstraekkelige til at fastsla en gavnlig virkning hos
patienter med grad 3-nervebeskadigelse (dem, som er ngdt til at bruge karestol). | betragtning af det
ikke-daekkede medicinske behov blev Tegsedis sikkerhedsprofil fundet acceptabel, og det vurderedes,
at risiciene var handterbare med specifikke regler for overvagning, dosisreduktion og ophgr.

Det Europeeiske Leegemiddelagentur konkluderede derfor, at fordelene ved Tegsedi opvejer risiciene,
og at det kan godkendes til anvendelse i EU.

Hvilke foranstaltninger trseffes der for at sikre risikofri og effektiv
anvendelse af Tegsedi?

Den virksomhed, der markedsfarer Tegsedi, skal udarbejde et patientkort med oplysninger om
sikkerheden ved leegemidlet og handtering af bivirkninger.
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Der er desuden anfgrt anbefalinger og forholdsregler i produktresuméet og indlaegssedlen, som
patienter og sundhedspersonale skal fglge for at sikre risikofri og effektiv anvendelse af Tegsedi.

Som for alle laegemidler bliver data vedrgrende brugen af Tegsedi Igbende overvaget. Bivirkninger
rapporteret for Tegsedi vurderes omhyggeligt, og der tages de ngdvendige forholdsregler for at
beskytte patienterne.

Andre oplysninger om Tegsedi

Yderligere information vedrgrende Tegsedi findes pa agenturets websted under: ema.europa.eu/Find

medicine/Human medicines/European public assessment reports.
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