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Sammanfattning av EPAR for allméanheten

Vyndagel

tafamidis

Detta ar en sammanfattning av det offentliga europeiska utredningsprotokollet (EPAR) for Vyndagel.
Det forklarar hur kommittén for humanlakemedel (CHMP) bedomt lakemedlet och hur den kommit
fram till sitt stallningstagande om att bevilja godkdnnande for forsaljning och sina rekommendationer
om hur lakemedlet ska anvandas.

Vad ar Vyndagel?

Vyndagel ar ett lakemedel som innehaller den aktiva substansen tafamidis. Det finns som kapslar
(20 mg).

Vad anvands Vyndagel for?

Vyndagel anvands for att fordréja nervskador som orsakas av transtyretinamyloidos, en arftlig
sjukdom som innebar att fibrer som kallas amyloid ansamlas i vavnader runt om i kroppen, daribland
runt nerverna. Vyndagel ges till vuxna patienter i ett tidigt stadium av nervsjukdom (stadium 1).

Eftersom antalet patienter med transtyreinamyloidos ar litet betraktas sjukdomen som séallsynt. Den 28
augusti 2006 klassificerades Vyndaqgel som sarlakemedel (ett lakemedel som anvands vid séllsynta
sjukdomar).

Lakemedlet ar receptbelagt.
Hur anvands Vyndagel?

Behandlingen ska inledas och dvervakas av lakare som har kunskap om att behandla patienter med
denna sjukdom. Den rekommenderade dosen &r en kapsel en gang dagligen.
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Hur verkar Vyndaqgel?

Hos patienter med transtyretinamyloidos ar ett blodprotein kallat transtyretin bristfalligt och bryts
sdnder med latthet. Det sonderbrutna proteinet bildar en fibrés substans, amyloid, som ansamlas i
vavnader och organ runt om i kroppen, daribland runt nerverna vilket hindrar dessa fran att fungera
normalt.

Den aktiva substansen i Vyndagel, tafamidis, ar en transtyretinstabiliserare. Den binder till
transtyretin, vilket hindrar det fran att brytas sénder och pa sa satt forhindrar att amyloid bildas, vilket
fordrojer nervsjukdomens férlopp.

Hur har Vyndagels effekt undersokts?

Vyndagel jamférdes med placebo (overksam behandling) hos 128 patienter med transtyretinamyloidos.
Huvudeffektmattet baserades pa bedémningen av patienternas nervskada och livskvaliteten efter 18
manaders behandling.

Vilken nytta har Vyndagel visat vid studierna?

Vyndagel var effektivare an placebo vid behandling av patienter med transtyretinamyloidos. Hos

45 procent av patienterna som fick Vyndaqgel antingen forbéattrades eller stabiliserades nervfunktionen,
jamfort med hos 30 procent av patienterna som fick placebo. Resultaten innefattar inte patienter med
en svarare form av sjukdomen som lamnade studien tidigt d& de behévde genomga
levertransplantation.

Vilka ar riskerna med Vyndagel?

De vanligaste biverkningarna som orsakas av Vyndaqgel (upptrader hos fler &n 1 av 10 patienter) ar
urinvagsinfektion, slidinfektion, buksmarta (magont) och diarré. En fullstandig forteckning éver
biverkningar och restriktioner fér Vyndagel finns i bipacksedeln.

Varfor har Vyndagel godkants?

CHMP noterade att Vyndagel var effektivare an placebo nar det géllde att férdréja nervskada hos
patienter med transtyretinamyloidos, forutom hos patienter som lamnade studien d& de behévde en
levertransplantation. Lakemedlet gav inte upphov till ndgra storre sakerhetsmassiga betankligheter och
riskerna ansags hanterliga. CHMP fann darfor att nyttan med Vyndagel ar stérre an riskerna och
rekommenderade att Vyndaqgel skulle godk&nnas for forséljning.

Vyndagel har godkéants i enlighet med reglerna om ”"godké&nnande i undantagsfall”. Det innebér att det
av vetenskapliga skal inte har varit mojligt att fa fullstandig information om Vyndagel eftersom
transtyretinamyloidos ar sallsynt. Europeiska lakemedelsmyndigheten kommer att granska all ny
information som kan bli tillganglig varje ar och uppdatera denna sammanfattning om det blir
nddvandigt.

Vilken information om Vyndagel saknas for narvarande?

Foretaget som tillverkar Vyndagel kommer att géra en studie av lakemedlets effekt i en undergrupp av
patienter med vissa genetiska mutationer. Foretaget kommer ocksa att ldgga fram langsiktiga
sakerhetsdata efter godkannandet for férsaljning.

Vyndagel
EMA/404200/2016 Sida 2/3



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

Foretaget som marknadsfér Vyndagel kommer att forse alla lakare som forvantas forskriva Vyndagel
med utbildningsmaterial. Materialet kommer att bestd av en broschyr med information om riskerna
med lakemedlet, déaribland riskerna for foster, och om hur man bidrar till en studie efter godkannande
for forsaljning och ett dvervakningsprogram for gravida kvinnor.

Rekommendationer och forsiktighetsatgarder som vardpersonal och patienter ska iaktta for saker och
effektiv anvandning av Vyndaqgel har ocksa tagits med i produktresumén och bipacksedeln.

Mer information om Vyndaqgel

Den 16 november 2011 beviljade Europeiska kommissionen ett godkdnnande for forséaljning av
Vyndagel som gaéller i hela EU.

Det offentliga europeiska utredningsprotokollet (EPAR) finns i sin helhet p4 EMA:s webbplats
ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European Public Assessment Reports. Mer information

om behandling med Vyndagel finns i bipacksedeln (ingar ocksa i EPAR). Du kan ocksa kontakta din
lakare eller apotekspersonal.

Sammanfattningen av stallningstagandet om Vyndaqgel fran kommittén for sarlakemedel finns pa

EMA:s webbplats ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.

Denna sammanfattning uppdaterades senast 06-2016.

Vyndagel
EMA/404200/2016 Sida 3/3


http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/002294/human_med_001498.jsp&murl=menus/medicines/medicines.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000690.jsp&murl=menus/medicines/medicines.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b

	Vad är Vyndaqel?
	Vad används Vyndaqel för?
	Hur används Vyndaqel?
	Hur verkar Vyndaqel?
	Hur har Vyndaqels effekt undersökts?
	Vilken nytta har Vyndaqel visat vid studierna?
	Vilka är riskerna med Vyndaqel?
	Varför har Vyndaqel godkänts?
	Vilken information om Vyndaqel saknas för närvarande?
	Vad görs för att garantera säker och effektiv användning av Vyndaqel?
	Mer information om Vyndaqel

