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Sammanfattning av EPAR for allméanheten

Raxone
idebenon

Detta ar en sammanfattning av det offentliga europeiska utredningsprotokollet (EPAR) for Raxone. Det
forklarar hur EMA bedémt lakemedlet for att rekommendera godkannande i EU och villkoren for att
anvanda det. Syftet ar inte att ge nagra praktiska rdd om hur Raxone ska anvandas.

Praktisk information om hur Raxone ska anvandas finns i bipacksedeln. Du kan ocksa kontakta din
lakare eller apotekspersonal.

Vad ar Raxone och vad anvands det for?

Raxone &r ett lakemedel som anvands vid behandling av nedsatt syn hos vuxna och ungdomar fran
12 ars alder som har Lebers hereditara optikusneuropati (LHON), en arftlig sjukdom som kannetecknas
av gradvis forlorad synféorméaga. Raxone innehaller den aktiva substansen idebenon.

Eftersom antalet patienter med Lebers hereditara optikusneuropati ar litet betraktas sjukdomen som
sallsynt och Raxone klassificerades som sarlakemedel (ett lakemedel som anvands vid séllsynta
sjukdomar) den 15 februari 2007.

Raxone &r ett "hybridlakemedel”, vilket innebar att det liknar ett "referenslakemedel” som innehaller
samma aktiva substans, men Raxone har en annan styrka av idebenon. Referenslakemedlet for
Raxone ar Mnesis (45 mg tabletter).

Hur anvands Raxone?

Raxone ar receptbelagt och behandling ska inledas och dvervakas av en lakare med erfarenhet av
LHON. Raxone finns som 150 mg tabletter, och rekommenderad dos &ar tva tabletter som tas tre
ganger om dagen tillsammans med foda.
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Hur verkar Raxone?

Den aktiva substansen i Raxone, idebenon, &ar en antioxidant som verkar pa mitokondrierna (de
strukturer i cellerna som producerar den energi cellerna behdver for att fungera). Patienter som
drabbas av LHON har mutationer (defekter) i mitokondriernas genetiska material. Detta innebéar att
mitokondrierna inte fungerar pa ratt satt for att framstalla energi, utan producerar giftiga former av
syre (fria radikaler) som skadar nervceller i 6gat som beho6vs for att se. Idebenon tros férbattra
produktionen av energi genom att aterstalla mitokondriernas funktion, vilket forhindrar den cellskada
och forlorade synféormaga som ses vid LHON.

Vilken nytta med Raxone har visats i studierna?

Raxone har undersokts i en huvudstudie pa 85 patienter med LHON, dar det jamfordes med placebo
(en overksam behandling) under 24 veckor. Huvudmattet pa effekt var forbattring av synen, framst
baserat pa antalet bokstaver som patienterna kunde lasa pa en vanlig synundersékningstavla. Vid
slutet av studien kunde patienterna som behandlades med Raxone i genomsnitt lasa 3 till 6 bokstaver
mer an patienterna som fick placebo. Vidare kunde vissa patienter som i bérjan av studien beskrevs
som ”off chart” (kunde inte lasa nagon bokstav pa tavlan) lasa minst en rad vid 6gonundersékningen
efter behandlingen, vilket ocksa betraktades som kliniskt viktigt. Dessutom hade 30 procent av
patienterna som behandlades med Raxone (16 av 53) en kliniskt relevant aterhamtad synféormaga i
minst ett 6ga, jamfért med 10 procent av patienterna (3 av 29) i placebogruppen.

Kompletterande understodjande uppgifter om nyttan med Raxone kom fran ett EAP (Expanded Access
Programme), dar Raxone tillgangliggjordes for enskilda patienter som inte deltog i nagon klinisk studie,
och fran en undersokning av patientjournaler i vilken ingick uppgifter fran patienter med LHON som
inte fick ndgon behandling.

Efter analys av alla dessa data framgick ett konsekvent monster dar generellt en stérre andel patienter
som behandlades med Raxone hade férbattrad syn jamfort med obehandlade eller placebo-behandlade
patienter.

Vilka ar riskerna med Raxone?

De vanligaste biverkningarna som orsakas av Raxone (kan upptrada hos fler &n 1 av 10 personer) ar
nasofaryngit och forkylning. Lindrig till mattlig diarré och ryggsmarta ar ocksa vanligt (drabbar upp till
1 av 10 personer).

En fullstandig forteckning dver biverkningar och restriktioner fér Raxone finns i bipacksedeln.
Varfor godkanns Raxone?

Kommittén fér humanlakemedel (CHMP) fann att nyttan med Raxone ar stdrre an riskerna och
rekommenderade att Raxone skulle godkannas for forsaljning i EU.

Kommittén noterade bristen pa behandlingar for att forebygga eller vanda den forlorade synformagan
hos patienter med LHON. Resultaten av huvudstudien visade pa en forbattrad synformaga hos
patienter som behandlades med Raxone, och denna trend mot en gynnsam effekt bekréaftades av
kompletterande uppgifter fran ett EAP och en undersdkning av patientjournaler. Vad galler sakerheten
av Raxone var de flesta av lakemedlets biverkningar av lindrig eller mattlig svarighetsgrad.

Raxone har godkants i enlighet med reglerna om “godkannande i undantagsfall”. Detta beror pa att det
inte har varit mojligt att fa fullstandig information om Raxone eftersom sjukdomen &r sallsynt.
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Europeiska lakemedelsmyndigheten kommer att granska ny information om produkten varje ar och
uppdatera denna sammanfattning nér det behdvs.

Vilken information om Raxone saknas for narvarande?

Eftersom Raxone har godkénts i enlighet med reglerna om godkannande i undantagsfall kommer
foretaget som marknadsfor Raxone att utfora kompletterande studier om de langvariga effekterna och
sakerheten av Raxone, och uppratta och fora ett register dver LHON-patienter som behandlas med
Raxone.

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

En riskhanteringsplan har tagits fram for att se till att Raxone anvands sa sdkert som majligt. |
enlighet med denna plan har sdkerhetsinformation tagits med i produktresumén och bipacksedeln for
Raxone. Dar anges ocksa lampliga forsiktighetsatgarder som vardpersonal och patienter ska vidta.

I sammanfattningen av riskhanteringsplanen finns mer information.

Mer information om Raxone

EPAR och sammanfattningen av riskhanteringsplanen finns i sin helhet pa EMA:s

webbplats ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports. Mer
information om behandling med Raxone finns i bipacksedeln (ingar ocksa i EPAR). Du kan ocksa
kontakta din lakare eller apotekspersonal.

Sammanfattningen av stéllningstagandet om Raxone fran kommittén for sarlakemedel finns p& EMA:s
webbplats ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.
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http://www.ema.europa.eu/docs/en_GB/document_library/EPAR_-_Risk-management-plan_summary/human/003834/WC500188855.pdf
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/003834/human_med_001900.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000107.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
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