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Avslag pa ansékan om &ndring av godk&nnandet for
forsaljning av Hetlioz (tasimelteon)
Fornyad provning bekraftar avslaget

Europeiska lakemedelsmyndigheten (EMA) har bekraftat sin rekommendation att avsld ansékan om
andring av godkénnandet for forsiljning av Hetlioz. Andringen géllde en utékning av indikationen fér
ldkemedlet genom tilldagg av behandling av sémnstérningar nattetid hos vuxna med Smith-Magenis
syndrom.

EMA utfardade sitt yttrande den 16 mars 2026 efter fornyad prévning. EMA utfardade sitt ursprungliga
yttrande den 13 november 2025. Foretaget som ansdkte om andring av lakemedlets godkdannande ar
Vanda Pharmaceuticals Netherlands B.V.

Vad ar Hetlioz och vad anvdnds det for?

Hetlioz anvands fér att behandla blinda vuxna personer med sémnstérningen non-24-hour sleep-wake
disorder. Sémnstérningen non-24-hour sleep-wake disorder &r ett tillstdnd som nastan uteslutande
uppstar hos personer som ar fullstandigt blinda, dar patienterna har ssmnméonster som inte &r
synkroniserade med dag och natt och ofta féljer en cykel som &r langre &n den vanliga pa 24 timmar.
Detta gor att patienterna somnar och vaknar pa ovanliga tider.

Hetlioz innehaller den aktiva substansen tasimelteon.

Mer information om Hetlioz anvéndningar finns pa EMA:s webbplats:
ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/hetlioz.

Vilken andring hade foretaget ansokt om?

Féretaget ansdkte om att utdka anvandningen av Hetlioz till att omfatta behandling av sémnstérningar
nattetid hos vuxna med Smith-Magenis syndrom. Smith-Magenis syndrom ar en sallsynt arftlig
sjukdom som kannetecknas av fordréjd utveckling, beteenderelaterade problem och sémnstdrningar.
Sémnproblemen hos personer med Smith-Magenis syndrom orsakas av ett onormalt
produktionsmoénster for melatonin (ett hormon som spelar en viktig roll nar det galler att reglera
kroppens sémn-vakenhetscykel).
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Hetlioz klassificerades som sarlakemedel (ett ldkemedel som anvands vid sallsynta sjukdomar) den

22 maj 2023, for behandling av Smith-Magenis syndrom. Mer information om klassificeringen som
sarlakemedel finns p& EMA:s webbplats: ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu-
3-23-2832.

Hur verkar Hetlioz?

Melatonin hjélper till att reglera kroppens sémncykel genom att paverka celler i specifika omraden i
hjarnan sd att insomning kan ske. Melatoninhalten i blodet stiger vanligtvis efter mérkrets inbrott och
nar sin hdgsta niva mitt i natten. Den aktiva substansen i Hetlioz, tasimelteon, verkar pa samma
receptorer som melatonin for att framja sdmnen och reglera smnmaonstren. Genom att ta den vid en
lamplig tid varje dag kan den hjalpa till att stalla om sémn-vakenhetscykeln s& att denna hamnar
narmare standardtid.

Vid Smith-Magenis syndrom férvantades Hetlioz verka pd samma satt som vid dess godkanda
anvandning.

Vad har foretaget lamnat in som stod for sin ansékan?

Foretaget lade fram resultaten av en studie pa 26 vuxna och barn frdn 3 ars alder med Smith-Magenis
syndrom och sémnstérningar nattetid. I studien jamférdes Hetlioz effekt pa sémnstdrningar med
effekten av placebo (overksam behandling) under fyra veckors tid. Huvudeffektmattet var
forbattringen av nattsémnen baserat pa genomsnittlig sémnkvalitet och genomsnittlig total sémntid,
utvarderad av vardgivare med hjalp av ett frageformular som fylldes i efter varje natts sémn.

Vilka var de framsta skalen till att avsld ansokan om d@ndring av
godkannandet for forsaljning?

Vid tidpunkten fér den férsta utvarderingen hade EMA beténkligheter angdende studiens utformning,
den statistiska analysen av resultaten och det satt pa vilket studien hade utforts, vilket ledde till
osdkerhet kring de observerade behandlingseffekterna.

EMA ansag darfér att fordelarna med Hetlioz vid behandling av Smith-Magenis syndrom inte kunde
faststallas, och myndigheten rekommenderade att ansékan om andring av godkannandet for
forsaljning skulle avslas.

Efter férnyad prévning av de tillgangliga uppgifterna kvarstod EMA:s betankligheter, varfor det

ursprungliga avslaget bekraftades.

Vad hander med Hetlioz vid behandling av non-24-hour sleep-wake
disorder?

Avslaget far inga foljder fér Hetlioz vid dess godkénda anvéandning, det vill séga fér behandling av non-
24-hour sleep-wake disorder.
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