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Afslag pa ansggning om aendring af
markedsfgringstilladelsen for Hetlioz (tasimelteon)
Bekraeftelse af afslag efter revurdering

Det Europeeiske Laegemiddelagentur har bekreeftet sin anbefaling om at afvise en andring af
markedsfgringstilladelsen for Hetlioz. /Endringen vedrgrte en udvidelse af indikationen til ogsa at
omfatte behandling af sgvnforstyrrelser om natten hos voksne med Smith-Magenis' syndrom.

Agenturet fremsatte sin udtalelse den 16. marts 2026 efter at have revurderet ansggningen. Agenturet
havde afgivet sin fgrste udtalelse den 13. november 2025. Virksomheden, der havde ansggt om
gendring af tilladelsen for laegemidlet, er Vanda Pharmaceuticals Netherlands B.V.

Hvad er Hetlioz, og hvad anvendes det til?

Hetlioz er et laegemiddel til behandling af sgvnforstyrrelsen Non-24-Hour Sleep-Wake Disorder hos
voksne, der er totalt blinde. Sygdommen Non-24-Hour Sleep-Wake Disorder optraeder naesten
udelukkende hos personer, der er totalt blinde, idet patientens sgvhmgnster ikke er synkroniseret med
dag og nat, men ofte fglger en cyklus, der er laengere end den normale 24-timers dggnrytme.
Patienten falder derfor i sgvn og vagner pd usaedvanlige tidspunkter.

Hetlioz indeholder det aktive stof tasimelteon.

Yderligere information om anvendelsen af Hetlioz findes pa agenturets websted:
ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/hetlioz.

Hvilken aendring havde virksomheden ansggt om?

Virksomheden ansggte om at udvide anvendelsen af Hetlioz til ogsd at omfatte behandling af
sgvnforstyrrelser om natten hos voksne med Smith-Magenis' syndrom. Smith-Magenis' syndrom er en
sjeelden arvelig lidelse kendetegnet ved udviklingsforsinkelse, adfeerdsproblemer og sgvnforstyrrelser.
Sgvnproblemer hos personer med Smith-Magenis' syndrom skyldes et unormalt produktionsmgnster
for melatonin (et hormon, der spiller en central rolle i koordineringen af kroppens sgvn-vagencyklus).

Hetlioz blev udpeget som "laegemiddel til sjaeldne sygdomme" den 22. maj 2023 mod Smith-Magenis'
syndrom. Yderligere oplysninger om laegemidler til sjseldne sygdomme findes pad agenturets websted:
ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu-3-23-2832.
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Hvordan virker Hetlioz?

Melatonin spiller en rolle i koordineringen af kroppens sgvncyklus ved at pavirke celler i specifikke
omrader af hjernen og hjzelpe med at fremkalde sgvn. Indholdet af melatonin i blodet stiger normalt,
nar mgrket falder pa, og topper midt om natten. Det aktive stof i Hetlioz, tasimelteon, virker pa de
samme receptorer som melatonin og fremmer sgvn og regulerer sgvnmgnstret. Nar laegemidlet tages
pa et passende klokkeslaet hver dag, kan det medvirke til at omstille kroppens sgvn-vagencyklus til et
mere normalt mgnster.

Ved Smith-Magenis' syndrom forventedes Hetlioz at fungere pa samme méade, som det ggr i sin
nuvaerende anvendelse.

Hvilken dokumentation fremlagde virksomheden i forbindelse med
ansggningen?

Virksomheden fremlagde resultaterne af et studie, der omfattede 26 voksne og bgrn i alderen 3 8r og
derover med Smith-Magenis' syndrom, som led af sgvnforstyrrelser om natten. I studiet blev
virkningen af Hetlioz pa sgvnforstyrrelser sammenlignet med virkningen af placebo (en uvirksom
behandling) over 4 uger. Virkningen blev hovedsagelig bedgmt p& en forbedring af nattesgvnen
baseret pa den gennemsnitlige sgvnkvalitet og den gennemsnitlige samlede sgvntid, vurderet af
omsorgspersoner ved hjeelp af et spgrgeskema efter sgvn.

Hvad var hovedarsagerne til at afvise endringen af
markedsfgringstilladelsen?

P3 tidspunktet for den oprindelige vurdering var agenturet af den opfattelse, at der var
betaenkeligheder med hensyn til studiets udformning, den statistiske analyse af resultaterne og den
made, hvorpa studiet var blevet gennemfart, hvilket medfgrte usikkerhed med hensyn til de
observerede behandlingsvirkninger.

Agenturet var derfor af den opfattelse, at fordelene ved Hetlioz til behandling af Smith-Magenis'
syndrom ikke kunne fastslds, og anbefalede afslag pd ansggningen om andring af
markedsfgringstilladelsen.

Efter revurdering af de foreliggende data blev agenturets betaenkeligheder ikke afhjulpet, og det
oprindelige afslag blev bekreeftet.

Hvad sker der med Hetlioz til behandling af Non-24-Hour Sleep-Wake
Disorder?

Der er ingen konsekvenser for Hetlioz ved den godkendte anvendelse til Non-24-Hour Sleep-Wake
Disorder.
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