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Sammanfattning av EPAR for allméanheten

Firdapse (%)

amifampridin

Detta ar en sammanfattning av det offentliga europeiska utredningsprotokollet (EPAR) for Firdapse.
Det forklarar hur kommittén for humanlakemedel (CHMP) bedémt lékemedlet och hur den kommit
fram till sitt stallningstagande om att bevilja godkannande for férsaljning och sina rekommendationer
om hur ldkemedlet ska anvandas.

Vad ar Firdapse?

Firdapse &r ett ldkemedel som innehdller den aktiva substansen amifampridin. Det finns som tabletter
(10 mg).

Vad anvands Firdapse for?

Firdapse anvands for att behandla symtomen vid Lambert-Eatons myastena syndrom (LEMS) hos
vuxna. LEMS &r en sjukdom som medfér muskelsvaghet hos patienterna pd grund av att nerverna inte
overfor elektriska impulser till musklerna.

Eftersom antalet patienter med LEMS ar litet betraktas sjukdomen som sallsynt. Den 18 december
2002 klassificerades Firdapse som sarldakemedel (ett lakemedel som anvands vid séllsynta sjukdomar).

Lakemedlet ar receptbelagt.

Hur anvands Firdapse?

Behandling med Firdapse ska endast inledas under 6verinseende av en ldkare som har erfarenhet av
att behandla LEMS.

! Tidigare kant som Zenas.
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Den rekommenderade startdosen Firdapse ar 15 mg om dagen och kan 6kas med 5 mg var fjarde till
femte dag upp till maximalt 60 mg per dag. Firdapse tas i uppdelade doser tre eller fyra gdnger om
dagen och en dos ska inte vara hégre an 20 mg. Firdapse ska tas tillsammans med féda.

Hur verkar Firdapse?

For att musklerna ska kunna dra ihop sig maste nerverna éverféra elektriska impulser till musklerna
via ett kemiskt &mne som kallas acetylkolin. Acetylkolin frisatts fran nervdndarna under en period som
kallas depolarisation.

Den aktiva substansen i Firdapse, amiframpridin, ar en kaliumkanalblockerare som hindrar laddade
kaliumpartiklar frén att g8 ut ur nervcellerna. Detta forlanger depolarisationsperioden, sa att nerverna
far mer tid pa sig att frisatta acetylkolin och pa sa s&tt stimulera musklerna till att dra ihop sig.

Hur har Firdapses effekt undersokts?

Eftersom ldkemedel med amifampridin har anvants inom EU i éver 20 ar lade féretaget fram resultaten
av studier av amifampridin fran den vetenskapliga litteraturen for att stédja anvandningen av Firdapse.
I tvd publicerade studier p& 38 vuxna med LEMS jamférdes amifampridin med placebo (overksam
behandling). Huvudeffektmatten baserades pd en gradering av hur vél musklerna arbetade. Man
anvande ett poangsystem, antingen NDS-skalan (neurological disability score) eller QMG-skalan
(quantitative myasthenia gravis). Patienter med 1dga NDS- eller QMG-poang har béttre
muskelfunktion. I en annan studie kombinerade man data frén de tva publicerade studierna och
undersOkte den sammantagna aktionspotentialen for musklerna, CMAP (compound muscle action
potential). CMAP &r ett matt pa elektrisk aktivitet i musklerna. Dessutom undersdktes Firdapses effekt
pa QT-intervallet (hjartats elektriska aktivitet).

Vilken nytta har Firdapse visat vid studierna?

Firdapse var effektivare an placebo vid behandling av patienter med LEMS. I en studie minskade NDS
fran 40 till 22 podng hos patienter som fick Firdapse, jamfért med en sénkning till 35 poang hos
patienterna som fick placebo. Den andra studien visade en minskning av QMG-poangen med 2 poang
hos patienter som fick Firdapse, jamfért med en hdjning med 0,25 poang hos patienterna som fick
placebo. I den tredje kombinerade studien noterades en storre forbattring av CMAP hos patienterna
som fick Firdapse @n hos patienterna som fick placebo. I QT-studien konstaterades att amifampridin
inte paverkar hjartverksamheten, vilket framgar av de elektrokardiogram (EKG) som gjorts pa friska
frivilliga som deltagit i denna studie.

Vilka ar riskerna med Firdapse?

De vanligaste biverkningarna som rapporterats for Firdapse ar parestesi (ovanliga kansloférnimmelser,
t.ex. domningar och stickningar) och mag-tarmrubbningar, t.ex. epigastralgi (smartor i évre delen av
magen), diarré, illamdende och buksmértor (magont).

Firdapse far inte ges till patienter som har epilepsi eller till patienter med okontrollerad astma eller
medfétt QT-syndrom (stérd hjértrytm). Det far inte ges tillsammans med sultoprid (ett antipsykotiskt
lakemedel) eller tillsammans med ldkemedel som man vet kan orsaka QTc-férlangning (en férandring i
hjartats elektriska aktivitet). Det far inte heller ges tillsammans med ldkemedel som har ett smalt
terapeutiskt fonster. Ett Idkemedel med ett smalt terapeutiskt fonster kan latt orsaka biverkningar om
den givna dosen ar lite hégre &n den rekommenderade dosen.

En fullsténdig férteckning dver biverkningar och restriktioner for Firdapse finns i bipacksedeln.
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Varfor har Firdapse godkants?

CHMP fann att nyttan med Firdapse ar stérre an riskerna och rekommenderade att Firdapse skulle
godkannas for forsaljning.

Firdapse har godkénts enligt forfarandet fér undantagsfall. Detta innebér att det inte varit méjligt att fa
fullstédndig information om Firdapse eftersom sjukdomen ar sdllsynt. Europeiska
ldkemedelsmyndigheten kommer att granska ny information om produkten varje ar och uppdatera
denna sammanfattning nér sd behdvs.

Vilken information om Firdapse saknas for narvarande?

Foretaget som tillverkar Firdapse kommer att Iamna ytterligare uppgifter fran studier av cancer i
experimentmodeller.

Vad gors for att garantera séker och effektiv anvandning av Firdapse?

En riskhanteringsplan har tagits fram for att se till att Firdapse anvands s sakert som méjligt. I
enlighet med denna plan har sakerhetsinformation tagits med i produktresumén och bipacksedeln for
Firdapse. Dar anges ocksa lampliga férsiktighetsdtgédrder som vardpersonal och patienter ska vidta.

Dessutom ska féretaget som marknadsfor Firdapse inrdtta ett patientregister for patienter med LEMS.
Foretaget kommer att se till att all vardpersonal som férvantas anvénda ldkemedlet far information om
hur de ska féra in patienterna i registret.

Mer information om Firdapse

Den 23 december 2009 beviljade Europeiska kommissionen ett godkannande for férsaljning av Zenas
som galler i hela EU. Den 28 januari 2010 andrades lakemedlets namn till Firdapse.

Det offentliga europeiska utredningsprotokollet (EPAR) finns i sin helhet pd EMA:s webbplats
ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports. Mer information
om behandling med Firdapse finns i bipacksedeln (ingdr ocksa i EPAR). Du kan ocksa kontakta din
ldkare eller apotekspersonal.

Sammanfattningen av stéllningstagandet om Firdapse fr&n kommittén for sarlakemedel finns pd EMA:s
webbplats: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.

Denna sammanfattning uppdaterades senast 04-2014.
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/001032/human_med_001298.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000336.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
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