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Strensiq (asfotaasi alfa)
Yleistiedot Strensiqista seka siita, miksi se on hyvaksytty EU:ssa

Mita Strensiq on ja mihin sita kaytetaan?

Strensiq on pitkdaikaiseen kayttéon tarkoitettu ladke, jolla hoidetaan lapsuudestaan asti
hypofosfatasiaa sairastaneita potilaita. Hypofosfatasia on harvinainen perinnéllinen luusairaus, joka voi
aiheuttaa hampaiden varhaista lahtemistd, luiden epamuodostumista, usein esiintyvia luunmurtumia ja
hengitysvaikeuksia.

Strensiqin vaikuttava aine on asfotaasi alfa.

Hypofosfatasia on harvinainen sairaus. Strensiq nimettiin ‘harvinaisladkkeeksi’ (harvinaisten
sairauksien hoidossa kaytettava laake) 3. joulukuuta 2008. Lisaa tietoa harvinaislaakkeista 10ytyy
taaltd: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu308594.

Miten Strensiqia kaytetaan?

Strensiqia saa vain laakarin maardyksestd, ja hoidon saa aloittaa vain |ddkari, jolla on kokemusta
metabolisten sairauksien tai luusairauksien hoitamisesta.

Ladketta on saatavana injektionesteena. Se annetaan injektiona ihon alle joko kuusi kertaa viikossa
(jolloin annos on 1 mg painokiloa kohti) tai kolme kertaa viikossa (jolloin annos on 2 mg/kg). Koska
annettava annos maardytyy potilaan painon mukaan, ladkarin on muutettava annosta, kun potilaan
paino muuttuu, etenkin kasvavilla lapsilla.

Lisatietoja Strensigin kaytosta saa pakkausselosteesta, ladkarilta tai apteekista.
Miten Strensiq vaikuttaa?

"Tiettyyn kudokseen kohdistumaton alkalinen fosfataasi” -entsyymilla (ALP-entsyymi) on merkittava
tehtdva terveen luukudoksen luomisessa ja yllapitamisessa seka elimiston kalsium- ja
fosfaattipitoisuuden hallinnassa. Hypofosfatasiaa sairastavat potilaat eivdt voi tuottaa tarpeeksi
toimivaa ALP:t3, jolloin naiden potilaiden luusto heikentyy. Asfotaasi alfa, Strensiqin vaikuttava aine,
on eraantyyppinen ihmisen ALP-entsyymi, joka toimii korvaavana aineena lisaten vaikuttavan ALP:n
pitoisuutta elimistdssa.
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Mita hyotya Strensiqista on havaittu tutkimuksissa?

Strensiqia on tutkittu kahdessa paatutkimuksessa, joissa oli mukana 13 idltdan 6-12-vuotiasta lasta.
Potilaille annettiin joko 2 mg/kg tai 3 mg/kg Strensiqia kolmesti viikossa 24 viikon ajan. Laakkeen
tehon paaasiallisena mittana oli ranne- ja polvinivelien tilan paraneminen, jota tarkasteltiin ennen
Strensig-hoitoa ja sen jalkeen otetuista réntgenkuvista. Strensiqia saaneiden lasten réntgenkuvia
verrattiin myds rontgenkuviin, jotka otettiin 16 lapselta, jotka eivat olleet saaneet Strensiqia
("historialliset verrokit”). Tutkimuksessa tarkasteltiin myds muita tehon mittoja, kuten pituuden
kasvua. Tama tutkimus osoitti réntgenkuvien perusteella, ettd Strensiqia saaneiden lasten nivelten
rakenne parani, ja useimmat lapset myds nayttivat kasvavan pituutta. Verrokkiryhman lapsilla
vastaavaa parannusta nivelissa ei havaittu, eivatka he kasvaneet pituutta vastaavalla ajanjaksolla.
Taman tutkimuksen lisatutkimuksesta, jossa oli mukana 13-18-vuotiaita lapsia, saadut lisatiedot
vahvistivat alustavat tulokset.

Lisdksi Strensiqgin tehoa tukivat myoés useat muut pienet tutkimukset. Joissakin tutkimuksissa
tarkasteltiin myos Strensigin 1 mg/kg -annosta, joka annettiin kuusi kertaa viikossa.

Mita riskeja Strensiqiin liittyy?

Strensiqin yleisimmat sivuvaikutukset (joita voi esiintyd useammalla kuin yhdella potilaalla
kymmenestd) ovat paansarky, ihon punoitus, kasivarsien ja jalkojen kipu, kuume, artyisyys,
pistoskohdan reaktiot (kipu, ihottuma ja kutina) ja mustelmat. Pakkausselosteessa on luettelo kaikista
Strensiqin sivuvaikutuksista ja rajoituksista.

Miksi Strensiq on hyvaksytty EU:ssa?

Euroopan ldadkevirasto katsoi, etta Strensiqin hydty on sen riskeja suurempi ja etta sille voidaan
mydntaa myyntilupa EU:ssa.

Virasto totesi, etta hypofosfatasia on vakava ja hengenvaarallinen sairaus, johon ei ole hyvaksyttya
hoitoa. Vaikka paatutkimus oli pieni ja vaikka siina ei suoraan vertailtu Strensigia toiseen hoitoon tai
hoitoa saamattomiin potilaisiin, virasto katsoi, ettd luukudoksen tilan paraneminen ja selva
pituuskasvu oli merkittdva asia. Koska hypofosfatasia on erittdin harvinainen sairaus, tiedot tasta
potilasryhmasta jaavat todennakdisesti vahaisiksi. Turvallisuuden osalta pistoskohdan reaktioiden ja
muiden sivuvaikutusten katsottiin olevan hallittavissa kdytdssa olevien suositusten myo6ta.

Strensiqille on mydnnetty myyntilupa poikkeusolosuhteissa. Tama johtuu siita, etta sairauden
harvinaisuuden vuoksi Strensiqista ei ole ollut mahdollista saada taydellisia tietoja Euroopan
ladakevirasto tarkastaa vuosittain mahdollisesti saataville tulevat uudet tiedot, ja tata katsausta
paivitetaan tarvittaessa.

Mita tietoja Strensiqista odotetaan vield saatavan?

Koska Strensigille on annettu myyntilupa poikkeusolosuhteissa, Strensigia markkinoiva yhti¢ perustaa
potilasrekisterin hypofosfatasiaa sairastavista potilaista, jotta sairaudesta ja Strensiqin pitkdaikaisesta
turvallisuudesta ja tehosta voidaan kerata tietoa.

Miten voidaan varmistaa Strensiqin turvallinen ja tehokas kaytto?

Strensiqia markkinoiva yhtio toimittaa potilaille ja hoitajille perehdytysmateriaalia sen varmistamiseksi,
ettd ladketta kaytetdan asianmukaisesti ja etta lddkitysvirheiden riski pysyy mahdollisimman pienena.
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Perehdytysmateriaali sisaltaa potilaille tarkoitetut ohjeet omatoimisesta injektoinnista seka tata
sairautta sairastavien lasten vanhemmille ja hoitajille tarkoitetut injektointiohjeet.

Suositukset ja varotoimet, joita terveydenhuollon ammattilaisten ja potilaiden on syyta noudattaa,
jotta Strensiqgin kaytté olisi turvallista ja tehokasta, sisaltyvat myds valmisteyhteenvetoon ja
pakkausselosteeseen.

Kuten kaikkien lddkkeiden, myds Strensigin kayttoa koskevia tietoja seurataan jatkuvasti. Strensiqista
ilmoitetut sivuvaikutukset arvioidaan huolellisesti ja suoritetaan kaikki tarvittavat toimet potilaiden
suojelemiseksi.

Muita tietoja Strensiqista

Strensiq sai koko EU:n alueella voimassa olevan myyntiluvan 28. elokuuta 2015.

Lisda tietoa Strensiqista on saatavissa viraston verkkosivustolla osoitteessa
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/Strensiq

Tama yhteenveto on paivitetty viimeksi 10-2018.
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