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Xenpozyme (olipudas alfa)
Sammanfattning av Xenpozyme och varfér det ar godkantinom EU

Vad ar Xenpozyme och vad anvands det for?

Xenpozyme &r ett lakemedel som anvénds for att behandla patienter med brist pd surt sfingomyelas
(acid sphingomyelinase deficiency, ASMD), ett genetiskt tillstdnd som historiskt kallats Niemann-Picks
sjukdom typ A, A/B och B. Det finns tre typer av Niemann-Picks sjukdom (A, B och C) med olika
genetiska orsaker och symtom. Xenpozyme anvands fér att behandla patienter med typ A/B eller typ
B. Syftet &r att behandla de symtom p8 ASMD som inte har samband med hjarnan.

Niemann-Picks sjukdom ar sallsynt och Xenpozyme klassificerades som sarlakemedel (ett lakemedel
som anvands vid sallsynta sjukdomar) den 5 december 2016. Mer information om klassificeringen som
sarldkemedel finns har: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu-3-01-056.

Xenpozyme innehaller den aktiva substansen olipudas alfa.

Hur anvdnds Xenpozyme?

Xenpozyme &r receptbelagt och behandling ska évervakas av héalso- och sjukvardspersonal med
erfarenhet av att behandla ASMD eller andra &arftliga @mnesomsattningssjukdomar. Xenpozyme bor
administreras av hélso- och sjukvardspersonal med tillgdng till I1ampligt medicinskt stod for att hantera
potentiella allvarliga reaktioner, sdsom (allergiska) 6verk&nslighetsreaktioner som paverkar hela
kroppen (se avsnittet om risker nedan).

Xenpozyme ges genom infusion (dropp) i en ven varannan vecka. Den rekommenderade dosen beror
pd patientens vikt. Behandlingen inleds med en 18g dos som successivt 6kas tills den rekommenderade
dosen nas, vanligtvis efter 14 till 16 veckor. Beroende p& dosen varierar infusionens varaktighet mellan
18 och 220 minuter (nastan 3,7 timmar).

For mer information om hur du anvander Xenpozyme, las bipacksedeln eller tala med ldkare eller
apotekspersonal.

Hur verkar Xenpozyme?

P& grund av en genetisk mutation saknar patienter med ASMD typ A, A/B och B ett fungerande enzym,
surt sfingomyelinas, som finns i lysosomerna (delar av kroppens celler som bryter ner naringsamnen
och andra material) och som behdvs for att bryta ner vissa fetter. Den ansamling av fett som blir
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féljden &ndrar det séatt pa vilket cellerna verkar och gér s8 att de dor, vilket paverkar den normala
funktionen hos vavnader och organ, bland annat levern, mjélten, lungorna, hjartat och hjarnan.

Den aktiva substansen i Xenpozyme, olipudas alfa, ar en kopia av det normala enzymet surt
sfingomyelinas. Det forvdntas ersatta patienternas defekta enzym och darigenom minska ansamlingen
av fett i lysosomerna och lindra ndgra av sjukdomssymtomen. Likemedlet férvantas dock inte
forbattra symtomen som paverkar hjarnan eftersom det inte kan passera blod -hjarnbarridren som
skiljer blodet frén hjarnvavnaden.

Vilka fordelar med Xenpozyme har visats i studierna?

Xenpozyme visade sig férbattra lungfunktionen och minska mjéltens volym b&de hos vuxna och barn.

I en huvudstudie pa 36 vuxna med ASMD typ B eller typ A/B uppméttes férbattringen av
lungfunktionen genom att man tittade pa férandringen av lungornas diffusionskapacitet fér kolmonoxid
(DLco), en typ av gas som anvénds i sma mangder for att méta hur mycket syre som transporteras
fran lungorna till blodet. Efter ett &rs behandling var ékningen av DLco stdrre i gruppen av patienter
som fick Xenpozyme (en 6kning med i genomsnitt 22 procent) jamfért med gruppen som fick placebo,
dvs. overksam behandling (en 6kning med i genomsnitt 3 procent). Baserat pa andra lungrelaterade
tillstdnd anses en 6kning med mer &n 15 procent vara en meningsfull férbattring.

Efter ett &rs behandling minskade dessutom mjéltvolymen hos patienter som fick Xenpozyme med i
genomsnitt 39 procent, medan den 6kade med i genomsnitt 0,5 procent hos patienter som fick
placebo. Baserat pd Gauchers sjukdom (en annan genetisk sjukdom dar fett ansamlas i mjélten och
andra organ) anses en minskning av mjdltens volym med mer &n 30 procent vara kliniskt
betydelsefull.

En andra huvudstudie utférdes pa 20 patienter under 18 ars alder (4 ungdomar, 9 barn,

7 spadbarn/sma barn) som alla fick Xenpozyme. Lakemedlet tycktes verka p& samma séatt och ha
samma effekt hos barn och vuxna. Férbattringar i lungfunktion och mjaltvolym observerades ocks3,
med en genomsnittlig 6kning av DLco pa 33 procent och en minskning av mjéltens volym pa 49
procent efter ett &rs behandling.

Vilka ar riskerna med Xenpozyme?

De vanligaste biverkningarna som orsakas av Xenpozyme (kan férekomma fler @n 1 av 10 anvandare)
ar huvudvark, feber, kldda, urtikaria (nésselutslag), illamdende, krékningar, buksmérta, muskelsmaérta
och forhéjda nivder av C-reaktivt protein i blodet (ett tecken pa inflammation). Vid kliniska prévningar
upptrédde infusionsrelaterade reaktioner, inklusive 6verkanslighet (allergiska reaktioner), hos fler én 1
av 2 vuxna och hos cirka 2 av 3 barn.

Allvarliga biverkningar som rapporterades under de kliniska prévningarna ar extrasystole (extra
hjartslag som avbryter den normala hjartrytmen) hos en patient som redan hade skador pa
hjartmuskeln. Anafylaktiska reaktioner (plétsliga, allvarliga allergiska reaktioner) och allvarliga fall av
urtikaria, hudutslag, dverkanslighet och férhéjda nivaer av alaninaminotransferas (ett leverenzym) i
blodet rapporterades hos barn. Allvarliga 6verkanslighetsreaktioner i samband med infusionen var
vanligare hos barn an hos vuxna.

En fullstdndig férteckning 6ver biverkningar och restriktioner fér Xenpozyme finns i bipacksedeln.
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Varfor ar Xenpozyme godkant i EU?

Behandlingsalternativen for patienter med ASMD ar mycket begransade. Xenpozyme har visat sig ge
kliniskt betydelsefulla fordelar for patienter med ASMD typ B eller typ A/B och forbattrar
lungfunktionen och minskar mjéaltens volym. Vad géller sdkerheten ar Xenpozymes biverkningar i
allmanhet lindriga till mattliga. Allvarligare biverkningar, i synnerhet allvarliga allergiska reaktioner,
kan intraffa men anses vara hanterbara med de insatta atgarderna fér riskminimering. Europeiska
ldakemedelsmyndigheten (EMA) fann att férdelarna med Xenpozyme ar stérre &n riskerna och att
Xenpozyme kan godkannas for forsaljning i EU.

Vad gors for att garantera siaker och effektiv anvandning av Xenpozyme?

Féretaget som marknadsfér Xenpozyme uppmanas att distribuera utbildningsmaterial till halso- och
sjukvardspersonal, patienter eller vardare for att hjélpa till att hantera risken for allvarliga
biverkningar, i synnerhet allvarliga allergiska reaktioner i samband med infusionen. I detta m aterial
ingdr information om de tecken och symtom som man bor vara vaksam pa& och vilka dtgérder som
rekommenderas om biverkningar upptrader.

Rekommendationer och férsiktighetsatgarder som hélso- och sjukvardspersonal och patienter ska
iaktta for saker och effektiv anvéndning av Xenpozyme har ocksa tagits med i produktresumén och
bipacksedeln.

Liksom for alla ldkemedel 6vervakas de vetenskapliga uppgifterna fér Xenpozyme kontinuerligt.
Misstankta biverkningar som har rapporterats for Xenpozyme utvarderas noggrant och nédvandiga
3tgarder vidtas for att skydda patienterna.

Mer information om Xenpozyme

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