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Sephience (sepiapterin)
Sammanfattning av Sephience och varfér det ar godkant inom EU

Vad ar Sephience och vad anvands det for?

Sephience ar ett lakemedel som anvands for att behandla hyperfenylalaninemi (HPA, dverskott av
fenylalanin i blodet) hos vuxna och barn med fenylketonuri (PKU). Fenylketonuri &r ett arftligt tillstdnd
dar aminosyran fenylalanin (en byggsten for proteiner) ansamlas i blodet till onormalt hdga nivaer,
vilket orsakar problem i nervsystemet.

Hyperfenylalaninemi ar sallsynt och Sephience klassificerades som sarldkemedel (ett ldkemedel som
anvands vid sdllsynta sjukdomar) den 20 maj 2021. Mer information om klassificeringen som
sarlakemedel finns pd Europeiska ldkemedelsmyndighetens (EMA) webbplats.

Sephience innehaller den aktiva substansen sepiapterin.
Hur anvdnds Sephience?

Sephience &r receptbelagt och behandlingen maste inledas och évervakas av en ldkare med erfarenhet
av att behandla fenylketonuri.

Sephience finns som ett pulver som l6ses upp i vatten eller dppeljuice, eller blandas med mjuk mat.
Det tas en gdng om dagen tillsammans med mat.

F6r mer information om hur du anvander Sephience, las bipacksedeln eller tala med |dkare eller
apotekspersonal.

Hur verkar Sephience?

Hos patienter med fenylketonuri kan enzymet fenylalaninhydroxylas (PAH) (en typ av protein), som
omvandlar fenylalanin till en annan aminosyra, inte veckla ihop sig pa ratt satt och far darfér minskad
aktivitet. Detta leder till att fenylalanin ansamlas i blodet, vilket orsakar sjukdomssymtomen.

Den aktiva substansen i Sephience, sepiapterin, ar en version av en naturlig substans som kroppen
behover for att producera tetrahydrobipterin (BH4). BH4 hjalper PAH att omvandlIa fenylalanin.
Sepiapterin sénker halten av fenylalanin i blodet pa tva sétt: genom att 6ka BH4-halterna i kroppen
och genom att binda till och stabilisera PAH, vilket 6kar dess aktivitet.
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Vilka fordelar med Sephience har visats i studierna?

I en huvudstudie har Sephience visat sig sdnka nivaerna av fenylalanin i blodet.

I den forsta delen av studien deltog 157 patienter med fenylketonuri som fick Sephience i 14 dagar. De
patienter som var minst 2 &r gamla och hade en sankning pa 15 procent eller mer av sina nivaer av
fenylalanin i blodet (110 patienter) ansdgs svara pd behandlingen och fick delta i den andra delen av
studien, dar de fick antingen Sephience eller placebo (overksam behandling) i 6 veckor.
Huvudeffektmattet var en ytterligare féréndring av nivderna av fenylalanin i blodet hos de patienter
som redan hade en sankning pa 30 procent eller mer av nivderna av fenylalanin i blodet i den forsta
delen av studien.

Hos patienter som fick Sephience sanktes nivaerna av fenylalanin i blodet med omkring 410 mikromol
per liter (63 procents sénkning fran den ursprungliga nivan) jamfért med omkring 16 mikromol per
liter (1,4 procents sankning) hos dem som fick placebo. Dessutom visade studien att patienter som var
kanda for att inte reagera pa sapropterin (ett annat lakemedel mot hyperfenylalaninemi) uppnadde en
sankning av sina fenylalaninnivaer i blodet pa 30 procent eller mer med Sephience.

Data fran en pagaende studie visade ocksa att férdelarna med behandlingen kvarstar éver tid och gér
det moéjligt for patienterna att 6ka intaget av fenylalanin frén sin kost.

Ytterligare data visade att sankningen av nivan av fenylalanin i blodet hos patienter under 2 r var
jamférbar med den som ses hos aldre barn.

Vilka ar riskerna med Sephience?

En fullstédndig férteckning 6ver biverkningar och restriktioner fér Sephience finns i bipacksedeln.

De vanligaste biverkningarna som orsakas av Sephience (kan férekomma hos fler dn 1 av 10
anvandare) ar 6vre luftvagsinfektion (infektion i ndsa och svalg), huvudvark, diarré och buksmarta
(magont). Missfargad avféring och hypofenylalinemi (18ga nivaer av fenylalanin) kan ocks3 férekomma
hos upp till 1 av 10 anvandare.

Varfor ar Sephience godkant i EU?

Sephience har visat sig signifikant sdnka nivaerna av fenylalanin i blodet hos patienter med
fenylketonuri efter 6 veckors behandling jamfért med placebo. S&dana sénkningar férvantas hjalpa till
att kontrollera sjukdomen och ge meningsfull halsonytta. Effekten pd fenylalaninnivaerna har visat sig
kvarstd dver tid och férbattra patienternas livskvalitet. Sephience utgér ocksa en alternativ behandling
for patienter som inte kan anvénda eller inte svarar pa befintliga behandlingar.

Sakerhetsprofilen fér Sephience ar betryggande och inga allvarliga biverkningar har rapporterats.
EMA fann darfor att férdelarna med Sephience ar stérre an riskerna och att Sephience kan godkannas
for forsaljning i EU.

Vad gors for att garantera siker och effektiv anvandning av Sephience?

Rekommendationer och forsiktighetsatgarder som halso- och sjukvardspersonal och patienter ska
iaktta for saker och effektiv anvandning av Sephience har tagits med i produktresumén och
bipacksedeln.

Liksom for alla lakemedel 6vervakas de vetenskapliga uppgifterna for Sephience kontinuerligt.
Misstankta biverkningar som har rapporterats for Sephience utvarderas noggrant och nédvandiga
atgarder vidtas for att skydda patienterna.
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Mer information om Sephience

Den [datum] beviljades Sephience ett godkannande for forsaljning som galler i hela EU.

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

Denna sammanfattning uppdaterades senast 05-2025.
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