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Sammanfattning av Defitelio och varfér det ar godkant inom EU

Vad ar Defitelio och vad anvands det for?

Defitelio ar ett ldkemedel som anvands fér behandling av allvarlig venés ocklusiv leversjukdom (VOD)

hos patienter som genomgar hematopoetisk (blod-) stamcellstransplantation. VOD &r en sjukdom som
gor att venerna i levern tapps till och levern slutar att fungera som den ska. Defitelio ges till vuxna och
barn fran en manads alder.

Defitelio innehaller den aktiva substansen defibrotid.

VOD ar sdllsynt och Defitelio klassificerades som sarldkemedel (ett lakemedel som anvands vid
sdllsynta sjukdomar) den 29 juli 2004. Mer information om klassificeringen som sarlakemedel finns
har: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.

Hur anvands Defitelio?

Defitelio &r receptbelagt och maste forskrivas och ges av ldkare som har erfarenhet av hanteringen av
komplikationer efter blodstamcellstransplantation. Det ges genom infusion (dropp) i en ven under

tva timmar fyra gdnger om dagen. Dosen beror pa patientens kroppsvikt. Behandlingen ska paga i
minst tre veckor och fortsatta tills patienten inte langre har ndgra symtom. For att fa mer information
om hur du anvander Defitelio, |&s bipacksedeln eller tala med Idkare eller apotekspersonal.

Hur verkar Defitelio?

VOD éar vanligtvis en komplikation till foljd av en behandling som kallas “myeloablativ kemoterapi”,
som ges infor blodstamcellstransplantation. Myeloablativ kemoterapi anvands for att sld ut cellerna i
patienternas benmarg innan de far friska stamceller. Likemedlen som anvénds fér denna behandling
kan skada den invandiga bekladnaden i leverns blodkarl och leda till den proppbildning och tilltdppning
av karlen som ses vid VOD.

Den aktiva substansen i Defitelio, defibrotid, verkar genom att éka nedbrytningen av blodproppar.
Dessutom kan defibrotid skydda cellerna i blodkarlens invdandiga bekladnad.
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Vilka fordelar med Defitelio har visats i studierna?

Allvarlig VOD har hég dédlighet pd 75 procent eller hdgre. I en huvudstudie pd 102 patienter med
allvarlig VOD efter blodstamcellstransplantation jamférdes Defitelio med tidigare register dver patienter
som hade fatt understédjande standardvard. Defitelio minskade dédligheten till 62 procent 100 dagar
efter transplantationen, och 24 procent av patienterna hade inga symtom pa allvarlig VOD efter

100 dagar.

Férdelarna med Defitelio sdgs ocksa i data fran ett patientregister i USA (information om patienterna
samlades in pa standardséattet), dar patienter med allvarlig VOD efter blodstamcellstransplantation som
fick Defitelio plus standardvard hade béttre resultat &n de som endast fick standardvard, inrdknat
hoégre 6verlevnadstal vid dag 100 (39 procent mot 31 procent) och en hiégre andel patienter vars VOD
gick tillbaka (51 procent mot 29 procent).

Vilka ar riskerna med Defitelio?

De vanligaste biverkningarna som orsakas av Defitelio &r hypotoni (1&gt blodtryck) och blédning. En
fullsténdig forteckning éver biverkningar som rapporterats fér Defitelio finns i bipacksedeln.

Defitelio far inte anvandas tillsammans med andra Idkemedel som l&ser upp blodproppar. En
fullsténdig forteckning 6ver restriktioner finns i bipacksedeln.

Varfor ar Defitelio godkant i EU?

Europeiska lakemedelsmyndigheten (EMA) fann att férdelarna med Defitelio &r stérre @n riskerna och
att Defitelio kan godkdnnas for férsaljning i EU. Defitelio hade visats forbattra éverlevnaden for
patienter med allvarlig VOD. Aven om det inte var méjligt att utféra en studie med direkt jamférelse
mellan Defitelio och placebo (overksam behandling) hade foretaget tillrdckliga data for att visa att
o6verlevnadschanserna hade 6kat hos patienter som behandlades med ldkemedlet. De biverkningar som
sags, t.ex. blédningar, ansdgs hanterbara och det var inte méjligt att med sédkerhet faststalla om de
orsakades av Defitelio.

Defitelio har godkdnts enligt reglerna om “godkdannande i undantagsfall”. Detta innebar att det inte
varit méjligt att fa fullstédndig information om Defitelio eftersom sjukdomen &r sallsynt.
Lakemedelsmyndigheten gar varje &r igenom all ny information som kan ha kommit fram och
uppdaterar denna sammanfattning nar det behdvs.

Vilken information om Defitelio saknas for narvarande?

Eftersom Defitelio har godkénts enligt reglerna om “godk&nnande i undantagsfall” maste foretaget som
marknadsfor ldkemedlet l&mna in resultaten frdn en padgdende studien om lakemedlets sédkerhet vid
anvandning for att forebygga VOD hos vuxna och barn som genomgdr hematopoetisk
stamcellstransplantation. Féretaget kommer ocksa att analysera data om transplantationsresultat hos
VOD-patienter som har och inte har behandlats med Defitelio.

Vad gors for att garantera sdker och effektiv anvandning av Defitelio?

Rekommendationer och forsiktighetsdtgarder som halso- och sjukvardspersonal och patienter ska
iaktta for saker och effektiv anvandning av Defitelio har tagits med i produktresumén och
bipacksedeln.
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Liksom for alla ldkemedel 6vervakas de vetenskapliga uppgifterna fér Defitelio kontinuerligt.
Biverkningar som har rapporterats for Defitelio utvdrderas noggrant och nédvéndiga dtgérder vidtas
for att skydda patienterna.

Mer information om Defitelio

Den 18 oktober 2013 beviljades Defitelio ett godkannande for férsaljning som galler i hela EU.

Mer information om Defitelio finns pa8 EMA:s webbplats ema.europa.eu/Find medicine/Human
medicines/European public assessment reports.

Denna sammanfattning uppdaterades senast 10-2019.
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