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Xolremdi (mavorixafor)
En letlaeselig oversigt over Xolremdi, og hvorfor det er godkendt i EU

Hvad er Xolremdi, og hvad anvendes det til?

Xolremdi er et laegemiddel til behandling af WHIM-syndrom hos voksne og unge fra 12-arsalderen. Det
anvendes til at gge antallet af cirkulerende modne neutrofiler og lymfocytter (typer af hvide
blodlegemer).

WHIM-syndrom er en arvelig sygdom, hvor immunforsvaret ikke fungerer korrekt, hvilket ggr patienter
mere fglsomme over for bakterie- og virusinfektioner. WHIM star for vorter (hudvaekster, der potentielt
kan blive til kraeftceller), hypogammaglobulingemi (lavt niveau af antistoffer i blodet), infektioner og
myelokateksi (en tilstand, hvor visse hvide blodlegemer forbliver i knoglemarven i stedet for at
cirkulere i blodbanen, hvilket forhindrer dem i at bekeempe infektioner).

WHIM-syndrom er sjaeldent, og Xolremdi blev udpeget som "laegemiddel til sjaeldne sygdomme" den
25. juli 2019. Der findes mere information om lsegemidler til sjeeldne sygdomme pd EMA's websted.

Xolremdi indeholder det aktive stof mavorixafor.

Hvordan anvendes Xolremdi?

Laegemidlet fas kun pd recept. Behandling bgr kun indledes af speciallaeger, der har erfaring med
diagnosticering eller behandling af immundefekter (n&r immunforsvaret ikke fungerer korrekt).

Xolremdi udleveres som kapsler, der tages gennem munden én gang dagligt pa tom mave efter at
have fastet natten over og mindst 30 minutter fgr et maltid.

Hvis du gnsker mere information om anvendelsen af Xolremdi, kan du laese indlzegssedlen eller
kontakte laegen eller apotekspersonalet.

Hvordan virker Xolremdi?

Hos personer med WHIM-syndrom gger mutationer (aendringer) i genet for CXCR4-receptoren dets
respons pa& CXCL12 (et signalmolekyle). Dette ggede respons bevirker, at modne neutrofiler og
lymfocytter tilbageholdes i knoglemarven, hvilket forhindrer dem i at treenge ind i blodet for at
bekampe infektioner.
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Det aktive stof i Xolremdi, mavorixafor, binder sig til og blokerer CXCR4-receptoren og forhindrer
dermed dens interaktion med CXCL12. P8 denne made medvirker mavorixafor ved frigivelsen af modne
neutrofiler og lymfocytter fra knoglemarven til blodbanen, hvorved de bliver tilgaengelige til at stgtte
immunforsvaret.

Hvilke fordele viser studierne, at der er ved Xolremdi?

Xolremdi viste sig at vaere effektivt til at gge antallet af cirkulerende modne neutrofiler og lymfocytter
hos personer med WHIM-syndrom.

I et hovedstudie blandt 31 personer fra 12-arsalderen med WHIM-syndrom blev Xolremdi
sammenlignet med placebo (en uvirksom behandling). Virkningen blev hovedsagelig bedgmt p& den
tid, hvor patienternes neutrofil- eller lymfocyttal forblev over et bestemt niveau i Igbet af en 24-timers
periode, malt fire gange (hver tredje maned) i Igbet af det etdrige studie.

Hos personer, der fik Xolremdi, forblev neutrofiltallet i gennemsnit over 500 celler/mikroliter i

15,0 timer, sammenlignet med 2,8 timer hos dem, der fik placebo. Den tid, lymfocytantallet forblev
over 1 000 celler/mikroliter, var 15,8 timer for personer, der fik Xolremdi, sammenlignet med

4,6 timer for dem i placebogruppen. Desuden havde patienter, der fik Xolremdi, faerre infektioner end
dem, der fik placebo; der blev dog ikke pavist nogen effekt pd vorter (og dermed pa risikoen for at
udvikle kraeft).

De gennemfgrte studier med Xolremdi er beskrevet naermere i laegemidlets vurderingsrapport.

Hvilke bivirkninger og begraensninger er der ved Xolremdi?

Den fuldstaendige liste over bivirkninger og begraensninger ved Xolremdi fremgar af indlaegssedlen.

De mest almindelige bivirkninger ved Xolremdi (som kan forekomme hos mere end 1 ud af

10 personer) omfatter gastrointestinale bivirkninger (sasom kvalme, diarré, opkastning, dyspepsi
(fordgjelsesbesvaer) og mavesmerter), udsleet og hovedpine. De gastrointestinale bivirkninger
forsvinder normalt inden for de forste 3 maneder, selvom behandling med Xolremdi fortsaettes.

Xolremdi ma ikke anvendes under graviditet. Da Xolremdi haammer CYP2D6-enzymet, ma det ikke
anvendes sammen med laegemidler, hvis udskillelse fra kroppen afhaenger af CYP2D6 (sdsom
dextromethorphan, codein og tramadol).

Hvorfor er Xolremdi godkendt i EU?

Xolremdi viste sig at veere effektivt til at gge antallet af cirkulerende modne neutrofiler og lymfocytter
hos personer med WHIM-syndrom, hvilket forventes at reducere risikoen for infektioner. Hvad
sikkerheden angar, tyder de foreliggende oplysninger pd, at bivirkningerne generelt er hdndterbare.

Det Europzeiske Laegemiddelagentur konkluderede derfor, at fordelene ved Xolremdi opvejer risiciene,
og at det kan godkendes til anvendelse i EU.

Xolremdi er blevet godkendt under "saerlige omstaendigheder. Det skyldes, at det grundet
sygdommens sjaxldenhed ikke har vaeret muligt at indhente fyldestggrende oplysninger om Xolremdi.
Virksomheden skal fremlaegge flere oplysninger om Xolremdi. Den skal indsende resultaterne af et
registerbaseret studie af den langsigtede sikkerhed og effektivitet ved Xolremdi samt &rligt fremlaegge
opdateringer om eventuelle nye oplysninger vedrgrende laegemidlets sikkerhed og effektivitet. Hvert ar
vil agenturet gennemga alle nye oplysninger, der bliver tilgaengelige.
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Hvad gores der for at sikre, at Xolremdi anvendes sikkert og effektivt?

Virksomheden, der markedsfgrer Xolremdi, vil udlevere oplysningsmateriale til lseger, der forventes at
ordinere Xolremdi, for at oplyse dem om risikoen for fosterskader, hvis laegemidlet tages under
graviditet. Der er ogsa risiko for skade hos spaedbgrn fadt af maend, der er behandlet med Xolremdi.

Mandlige og kvindelige patienter vil ogsa fa udleveret et kort, der ggr dem opmaerksomme pa
vigtigheden af at anvende effektiv praevention under behandling med Xolremdi og i tre uger efter den
sidste dosis, samt at kontakte deres laege, hvis der er mistanke om graviditet.

Der er ogsa anfgrt anbefalinger og forholdsregler i produktresuméet og indlaegssedlen, som patienter
og sundhedspersonale skal fglge for at sikre, at de anvender Xolremdi sikkert og effektivt.

Som for alle lzegemidler bliver oplysninger vedrgrende anvendelsen af Xolremdi Igbende overvdget. De
formodede bivirkninger ved Xolremdi vurderes omhyggeligt, og der traeffes de ngdvendige
forholdsregler for at beskytte patienterne.

@vrig information om Xolremdi

Der findes mere information om Xolremdi, herunder indleegssedlen og vurderingsrapporten, pa
agenturets websted: ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/xolremdi.

Hvis du gnsker at vide, om laegemidlet er tilgaengeligt i dit land, kan du kontakte den nationale
kompetente myndighed.
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