EUROPEAN MEDICINES AGENCY

SCIENCE MEDICINES HEALTH

EMA/5750/2022
EMEA/H/C/005367

Lonapegsomatropin Ascendis Pharma
(lonapegsomatropin)

Sammanfattning av Lonapegsomatropin Ascendis Pharma och varfér det ar
godkant inom EU

Vad ar Lonapegsomatropin Ascendis Pharma och vad anviands det for?

Lonapegsomatropin Ascendis Pharma ar ett [dkemedel som anvands for att férbattra tillvéaxten hos
barn och ungdomar som inte producerar tillrackligt med tillvaxthormon (tillvéxthormonbrist eller GHD).
Lakemedlet &r avsett fér barn och ungdomar i aldern 3-18 ar.

GHD éar séllsynt och Lonapegsomatropin Ascendis Pharma klassificerades som sarlakemedel (ett
lakemedel som anvands vid sallsynta sjukdomar) den 17 oktober 2019. Mer information om
klassificeringen som sarldkemedel finns hdr: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu3192213.

Lonapegsomatropin Ascendis Pharma innehaller den aktiva substansen lonapegsomatropin.
Hur anvdnds Lonapegsomatropin Ascendis Pharma?

Lonapegsomatropin Ascendis Pharma ar receptbelagt och behandling ska inledas och évervakas av en
lakare som ar kvalificerad och har erfarenhet av att diagnostisera och behandla GHD hos barn.

Lakemedlet finns som en injektion i olika styrkor och ska ges under huden en géng i veckan.
Startdosen beror pd kroppsvikten och justeras sedan individuellt av ldkaren utifran behandlingssvaret.
Patienterna eller deras vardare kan sjélva injicera dosen efter att de fatt l&ra sig hur man gor.

Fér mer information om hur du anvander Lonapegsomatropin Ascendis Pharma, |as bipacksedeln eller
tala med lakare eller apotekspersonal.

Hur verkar Lonapegsomatropin Ascendis Pharma?

Tillvaxthormon utsdndras av hypofysen (en kértel i hjarnans nedre del). Det ar viktigt for tillvaxten
under barn- och ungdomsaren, och det paverkar dven hur kroppen tar hand om protein, fett och
kolhydrater. Den aktiva substansen i Idkemedlet, lonapegsomatropin, ar en version av humant
tillvaxthormon (somatropin) som har bundits till en barare som skyddar det mot att alltfér snabbt
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avlagsnas fran kroppen. Lakemedlet frisatter Iangsamt tillvaxthormon i kroppen efter att det har
injicerats, vilket innebar att injektionerna inte behdver ges varje dag.

Vilka fordelar med Lonapegsomatropin Ascendis Pharma har visats i
studierna?

I en huvudstudie pa 161 patienter i ldern 3-12 &r med tidigare obehandlad GHD visades att
Lonapegsomatropin Ascendis Pharma som gavs en gang i veckan i likvardiga doser var lika effektivt
som dagliga somatropininjektioner. I studien mattes den genomsnittliga tillvaxthastigheten under ett
&r, som var 11,2 cm per ar i gruppen som fick lonapegsomatropin och 10,3 cm per ar i grupperna som
fick somatropin varje dag (den genomsnittliga tillvaxthastigheten i bada grupperna fére behandlingen
var 3,9 cm per ar). Féretaget lade ocksd fram resultaten av understédjande studier, daribland fran
patienter som tidigare fatt behandling med tillvéaxthormon.

Vilka ar riskerna med Lonapegsomatropin Ascendis Pharma?

De vanligaste biverkningarna som orsakas av Lonapegsomatropin Ascendis Pharma (kan férekomma
hos upp till cirka 1 av 10 anvandare) &r huvudvark, ledsmarta, sekundar hypotyreoidism (en typ av 13g
skoldkortelfunktion) och reaktioner pa injektionsstillet, sdsom rodnad, smaérta, kldda eller svullnad.

En fullstédndig férteckning éver biverkningar som rapporterats fér Lonapegsomatropin Ascendis Pharma
finns i bipacksedeln.

Lakemedel med tillvaxthormon s3som Lonapegsomatropin Ascendis Pharma far inte anvdndas om
patienten har en aktiv tumér eller en akut livshotande sjukdom. Lakemedlet far inte heller anvandas
for att framja tillvaxt hos barn med slutna epifyser (ndr de stora skelettbenen har slutat vaxa). En
fullstandig forteckning dver restriktioner finns i bipacksedeln.

Varfor ar Lonapegsomatropin Ascendis Pharma godkant i EU?

Europeiska ldkemedelsmyndigheten (EMA) fann att féordelarna med Lonapegsomatropin Ascendis
Pharma &r stérre an riskerna och att Lonapegsomatropin Ascendis Pharma kan godkannas fér
forsaljning i EU. Lakemedlet visade sig vara effektivt bade hos patienter som tidigare behandlats med
tillvaxthormon och hos nydiagnostiserade patienter som annu inte behandlats, och de flesta
patienterna foredrog veckovisa injektioner. Sakerheten pa kort sikt ser ut att ligga i linje med andra
tillvéxthormonlakemedel. Aven om den eventuella l18ngsiktiga risken med den aktiva substansens
bdrardel verkar osannolik kommer denna risk att 6vervakas noga efter godkannandet for forsaljning.

Vad gors for att garantera sdker och effektiv anvandning av
Lonapegsomatropin Ascendis Pharma?

Rekommendationer och forsiktighetsdtgarder som halso- och sjukvardspersonal och patienter ska
iaktta for saker och effektiv anvandning av Lonapegsomatropin Ascendis Pharma har tagits med i
produktresumén och bipacksedeln.

Liksom for alla ldkemedel 6vervakas de vetenskapliga uppgifterna for Lonapegsomatropin Ascendis
Pharma kontinuerligt. Biverkningar som har rapporterats for Lonapegsomatropin Ascendis Pharma
utvarderas noggrant och nédvandiga atgarder vidtas for att skydda patienter.
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Mer information om Lonapegsomatropin Ascendis Pharma

Mer information om Lonapegsomatropin Ascendis Pharma finns pd EMA:s webbplats:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/lonapegsomatropin-ascendis-pharma.
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