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Loargys (pegzilarginas)
Sammanfattning av Loargys och varfér det ar godkant inom EU

Vad ar Loargys och vad anvands det for?

Loargys &r ett lakemedel som anvénds for att behandla personer fran tva ars alder med
hyperargininemi.

Patienter med hyperargininemi kan inte bryta ned aminosyran arginin eftersom de saknar
leverenzymet arginas 1. Som en foljd av detta ackumuleras arginin i kroppen. Detta kan leda till
problem med nervsystemet, sdsom krampanfall och stelhet i benen.

Hyperargininemi ar sallsynt och Loargys klassificerades som sarldkemedel (ett [dkemedel som anvands
vid sdllsynta sjukdomar) den 14 juli 2016. Mer information om klassificeringen som sarlakemedel finns
pd EMA:s webbplats: ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu-3-16-1701.

Loargys innehaller den aktiva substansen pegzilarginas.

Hur anvdnds Loargys?

Lakemedlet ar receptbelagt och behandlingen ska inledas och dvervakas av en lakare med erfarenhet
av att behandla patienter med &rftliga metaboliska sjukdomar. De férsta doserna ska ges pa en plats
med ldmpliga medicinska stodatgarder for hantering av allergiska reaktioner.

Loargys ges en gang i veckan, som en infusion (dropp) i en ven eller som en injektion under huden.
Dosen beror pd patientens vikt och kan justeras baserat pa nivaerna av arginin i patientens blod.
Regelbundna blodprov behéver tas for att dvervaka argininnivderna och vid behov justera dosen.

Patienterna eller deras vardare kan sjélva injicera Loargys efter att de har lart sig hur man gér. Innan
patienterna kan injicera Loargys maste de ha genomgatt minst 8 veckors behandling och std pa en
stabil underhllsdos. Dessutom maste deras risk for allergiska reaktioner mot Loargys bedémas som
1&g.

Loargys ska anvéndas tillsammans med andra atgarder for att hantera sjukdomen, bland annat en
I&gproteinkost, aminosyratillskott och alla andra lakemedel som behdvs for att hantera sjukdomen.

F6r mer information om hur du anvander Loargys, las bipacksedeln eller tala med lakare eller
apotekspersonal.
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Hur verkar Loargys?

Den aktiva substansen i Loargys, pegzilarginas, verkar pa ett liknande satt som arginas 1, det enzym
som saknas hos personer med hyperargininemi. Pegzilarginas bryter ner éverskottet av arginin i
blodet. Detta férebygger skador pa hjarnan och andra organ.

Vilka fordelar med Loargys har visats i studierna?

Loargys jamférdes med placebo (overksam behandling) i en studie p& 32 vuxna och barn med
hyperargininemi. Huvudeffektmattet var forandringen av argininnivderna i blodet efter 24 veckors
behandling. Studien visade att argininnivaerna sénktes med 77 procent hos patienter som behandlades
med Loargys, medan det inte forekom ndgra sankta argininnivaer hos patienterna som fick placebo.

Aven om studien ocksa tydde pd att Loargys kan forbattra motoriken jamfért med placebo sd var
skillnaden inte statistiskt signifikant (dvs. den kan bero p& slumpen). Preliminéra langsiktiga data som
samlades in efter den 24 veckor l18nga behandlingsperioden tyder dock pa att motoriken (gang och
stdende) kan stabiliseras eller gradvis forbéattras vid I8ngvarig anvandning av ldkemedlet.

Vilka ar riskerna med Loargys?

En fullsténdig forteckning 6ver biverkningar och restriktioner for Loargys finns i bipacksedeln.

De vanligaste biverkningarna som orsakas av Loargys ar allergiska reaktioner (kan férekomma hos fler
an 1 av 10 anvandare).

Varfor ar Loargys godkant i EU?

Loargys visade sig minska argininnivaerna hos patienter med hyperargininemi. Uppgifterna visade
ocksa att patienternas motoriska fardigheter gradvis forbattras eller stabiliseras vid 1dngvarig
behandling med Loargys. Aven om s&kerhetsuppgifterna ar begransade anses biverkningarna i
allmanhet vara hanterbara. Europeiska lakemedelsmyndigheten (EMA) fann darfor att férdelarna med
Loargys ar storre an riskerna och att Loargys kan godkdnnas for forsaljning i EU.

Loargys har godkants enligt reglerna om “godkannande i undantagsfall”. Detta innebar att det inte
varit majligt att fa fullsténdig information om Loargys eftersom sjukdomen &r sillsynt. EMA gar varje
&r igenom all ny information som kan ha kommit fram och uppdaterar denna sammanfattning nar det
behdvs.

Eftersom Loargys godkandes i enlighet med reglerna om godkd@nnande i undantagsfall var féretaget
som marknadsfér Loargys vid tidpunkten for godkdnnandet skyldigt att [dmna in arliga uppdateringar
om insamlingen av data frén tva registerbaserade studier om pegzilarginas langsiktiga effekt och
sakerhet hos patienter med hyperargininemi. Féretaget kommer ocksa att tillhandahalla slutresultaten
frén tva studier om den 18ngsiktiga sakerheten, tolerabiliteten och effekten av pegzilarginas hos vuxna,
ungdomar och barn med hyperargininemi. De kommer &ven att Iamna en arlig uppdatering om all ny
information om ldkemedlets effekt och sdkerhet i den avsedda populationen.

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

Féretaget som marknadsfoér Loargys kommer att forse patienter och vardare med utbildningsmaterial
om hur de ska hantera och injicera lakemedlet, for att de ska informeras om riskerna for allvarliga
allergiska reaktioner och att deras ldkare maste kontaktas om de far symtom.
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Rekommendationer och forsiktighetsdtgarder som halso- och sjukvardspersonal och patienter ska
iaktta for sdker och effektiv anvandning av Loargys har ocksa tagits med i produktresumén och
bipacksedeln.

Liksom for alla ldkemedel 6évervakas de vetenskapliga uppgifterna for Loargys kontinuerligt. Misstankta
biverkningar som har rapporterats for Loargys utvdrderas noggrant och nddvandiga atgérder vidtas for
att skydda patienterna.

Mer information om Loargys

Mer information om Loargys finns pa EMA:s webbplats:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/loargys.
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