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Tegsedi (inotersen)
Sammanfattning av Tegsedi och varfér det ar godkant inom EU

Vad ar Tegsedi och vad anvands det for?

Tegsedi ar ett lakemedel som anvands for att behandla nervskador som orsakas av arftlig
transtyretinamyloidos (hATTR), en sjukdom som innebar att proteiner som kallas amyloider ansamlas i
vavnader runtom i kroppen, bland annat runt nerverna.

Tegsedi ges till vuxna patienter under de tva forsta stadierna av nervskadan (stadium 1, nar patienten
kan ga utan stdd, och stadium 2, nar patienten fortfarande kan g men behéver hjalp).

Sjukdomen hATTR ar sallsynt och Tegsedi klassificerades som sarlakemedel (ett lakemedel som
anvands vid sallsynta sjukdomar) den 26 mars 2014. Mer information om klassificeringen som
sarlakemedel finns har: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.

Hur anvands Tegsedi?

Tegsedi ar receptbelagt och behandling ska inledas och dvervakas av en lakare med erfarenhet av att
behandla patienter med hATTR.

Lakemedlet finns som en injektionsvatska, l6sning, som ges under huden i forfyllda sprutor (284 mg).
Den rekommenderade dosen ar en injektion en gang i veckan, som ges under huden i magen, larets
ovre del eller 6verarmen. Den forsta injektionen ska ges under dvervakning av kvalificerad hélso- och
sjukvardspersonal, och patienter eller vardare kan ge efterféljande injektioner efter att de fatt lampliga
instruktioner.

Eftersom Tegsedi kan gora att antalet blodplattar i blodet minskar (vilket utgdr en blédningsrisk)
maste antalet blodplattar évervakas under behandlingen med Tegsedi och lakemedlets dos och hur
ofta det ges justeras i enlighet med detta.

For att f& mer information om hur du anvander Tegsedi, las bipacksedeln eller tala med lakare eller
apotekspersonal.
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Hur verkar Tegsedi?

Hos patienter med hATTR cirkulerar ett defekt protein i blodet som kallas transtyretin och som latt
bryts s6nder. Det sbnderbrutna proteinet bildar ansamlingar av amyloid i vdvnader och organ runtom i
kroppen, bland annat runt nerverna, dar det stdr deras normala funktion.

Den aktiva substansen i Tegsedi, inotersen, ar en "antisensoligonukleotid”, en mycket kort bit
syntetiskt genetiskt material som har utformats for att fasta vid och blockera det genetiska material i
cellen som ansvarar for att producera transtyretin. Detta leder till minskad produktion av transtyretin,
vilket gor att bildandet av amyloider minskar och att symtomen pa hATTR-amyloidos blir lindrigare.

Vilka fordelar med Tegsedi har visats i studierna?

I en huvudstudie pa 173 hATTR-patienter med nervskada i stadium 1 eller 2 visade sig Tegsedi vara
effektivare &n placebo (en overksam behandling) nar det géller att sakta ner den nervskada som
orsakas av sjukdomen. De framsta effektmatten var forandringarna i patientens nervskada och
livskvalitet, vilket mattes med hjalp av standardskalor som kallas "mNIS+7” respektive "Norfolk QoL-
DN”. Efter 15 manaders behandling forsamrades mNIS+7-podngen, som anvandes for att bedéma
nervskada, i mindre grad med Tegsedi (cirka 11 poang) &n med placebo (cirka 25 poéng). Livskvalitet,
som mattes genom Norfolk QoL-DN-poang, férsamrades med cirka 4 poang hos patienter som
behandlades med Tegsedi, jamfort med cirka 13 podng hos dem som fick placebo.

Vilka ar riskerna med Tegsedi?

De vanligaste biverkningarna som orsakas av Tegsedi (kan upptrada hos fler an 1 av 10 personer) ar
reaktioner vid injektionsstallet, illamaende, laga nivaer av réda blodkroppar, huvudvark, feber, perifert
o6dem (svullnad, sarskilt i vrister och fotter), frossa, krakningar och lagt antal blodplattar vilket kan
leda till blédning och blamarken. En fullstandig forteckning éver biverkningar som rapporterats for
Tegsedi finns i bipacksedeln.

Tegsedi far inte ges till patienter med Iagt antal blodplattar (under 100x10%1), och till patienter med
allvarliga njur- eller leverproblem. En fullstandig férteckning dver restriktioner finns i bipacksedeln.

Varfor ar Tegsedi godkant i EU?

Tegsedi visade sig vara effektivt vid behandling av nervskada i stadium 1 eller 2 hos patienter med
hATTR; de tillgéngliga uppgifterna réackte inte for antagandet av en gynnsam effekt hos patienter i
stadium 3 (de som sitter i rullstol). Mot bakgrund av det ej tillgodosedda vardbehovet ansags Tegsedis
sakerhetsprofil vara godtagbar och riskerna hanterbara med specifik dvervakning, dosminskning och
riktlinjer for utsattande.

Europeiska lakemedelsmyndigheten (EMA) fann darfér att fordelarna med Tegsedi ar stérre an riskerna
och att Tegsedi kan godkannas for forsaljning i EU.

Vad gors for att garantera saker och effektiv anvandning av Tegsedi?

Foretaget som marknadsfér Tegsedi ska forse patienterna med varningskort med information om
lakemedlets sékerhet och hur biverkningar ska hanteras.

Rekommendationer och forsiktighetsatgarder som halso- och sjukvardspersonal och patienter ska
iaktta for sdker och effektiv anvandning av Tegsedi har ocksa tagits med i produktresumén och
bipacksedeln.
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Liksom for alla lakemedel dvervakas de vetenskapliga uppgifterna for lakemedlet kontinuerligt.
Biverkningar som har rapporterats for Tegsedi utvarderas noggrant och nodvandiga atgarder for att
skydda patienter vidtas.

Mer information om Tegsedi

Mer information om Tegsedi finns pd EMA:s webbplats: ema.europa.eu/Find medicine/Human
medicines/European public assessment reports.
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