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Voxzogo (vosoritid)
En oversigt over Voxzogo, og hvorfor det er godkendt i EU

Hvad er Voxzogo, og hvad anvendes det til?

Voxzogo er et laegemiddel til behandling af akondroplasi hos patienter i alderen 4 maneder og derover,
hvis knogler stadig vokser.

Akondroplasi er en arvelig sygdom, der skyldes en mutation i et gen kaldet fibroblast-
vaekstfaktorreceptor 3 (FGFR3). Mutationen pavirker vaeksten af naesten alle knogler i kroppen,
herunder kraniet, rygsgjlen, armene og benene, og medfgrer en meget kort statur med et
karakteristisk udseende.

Akondroplasi er sjeelden, og Voxzogo blev udpeget som "lsegemiddel til sjaeldne sygdomme" den 24.
januar 2013. Yderligere information om laegemidler til sjaeldne sygdomme findes her:
ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/EU3121094.

Voxzogo indeholder det aktive stof vosoritid.

Hvordan anvendes Voxzogo?

Laegemidlet fas kun pd recept. Behandling med Voxzogo skal indledes og overvages af en laege med
erfaring inden for behandling af vaekstforstyrrelser eller unormal knoglevaekst.

Voxzogo gives som en injektion under huden én gang dagligt, fortrinsvis pa samme tidspunkt hver
dag. Der bgr anvendes et nyt indstikssted ved hver injektion. Den anbefalede dosis beregnes ud fra
patientens legemsvaegt.

Behandling bgr kun indledes, ndr akondroplasi er pavist ved en genetisk test, og bgr ophgre, nar det
ikke er sandsynligt, at patienten vil vokse yderligere.

Injektionerne med Voxzogo kan gives af patientens omsorgsperson, ndr denne er blevet behgrigt
instrueret heri.

Hvis du gnsker mere information om anvendelsen af Voxzogo, kan du laese indleegssedlen eller
kontakte lzegen eller apotekspersonalet.
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Hvordan virker Voxzogo?

Hos patienter med akondroplasi er FGFR3-genet, der regulerer vaeksten, altid "aktiveret". Dette
forhindrer normal knoglevaekst, hvilket medfgrer kortere knogler end normalt. Det aktive stof i
Voxzogo, vosoritid, virker ved at binde sig til en receptor (et mal) kaldet B type-natriuretisk peptid
(NPR-B), som reducerer aktiviteten af FGFR3. Dette stimulerer knoglevaeksten og forbedrer derved
symptomerne pa sygdommen.

Hvilke fordele viser studierne, at der er ved Voxzogo?

Voxzogo var mere egnet end placebo (en uvirksom behandling) til at gge vaeksthastigheden efter 52
ugers behandling i et studie blandt 121 bgrn i alderen 5-17 &r med bekreeftet akondroplasi. Bgrn, som
fik Voxzogo, voksede ca. 1,57 cm mere i Igbet af behandlingsaret end dem, der fik placebo. Desuden
tyder resultaterne pa, at forbedringen i vaeksten opretholdes.

Voxzogo var mere egnet end placebo til at gge vaeksthastigheden i et andet studie blandt 75 bgrn i
alderen fra 4 maneder til under 5 8r med bekraeftet akondroplasi. Virkningen blev hovedsageligt malt
pd aendringen i hgjde-Z-score, et mal, hvor patientens hgjde sammenlignes med det gennemsnit, der
forventes for deres alder og ken. Efter et &rs behandling oplevede bgrn, der fik Voxzogo, i gennemsnit
en stgrre forbedring i hgjde-Z-scoren end dem, der fik placebo. Bgrn, som fik Voxzogo, voksede ogsa
ca. 0,8 cm mere i lgbet af behandlings%ret end dem, der fik placebo.

Hvilke risici er der forbundet med Voxzogo?

Den fuldstaendige liste over bivirkninger og begraansninger ved Voxzogo fremg%r af indlaegssedlen.

De mest almindelige bivirkninger ved Voxzogo (som kan forekomme hos mere end 1 ud af 10
personer) er reaktioner pd indstiksstedet (sdsom haevelse, radme, kige eller smerter), opkastning og
nedsat blodtryk.

Hvorfor er Voxzogo godkendt i EU?

Voxzogo er egnet til at gge vaeksthastigheden hos bgrn i alderen 4 maneder og derover med
akondroplasi. Dette kan gge den endelige hgjde og ggre det lettere for personer med akondroplasi at
udfgre daglige aktiviteter. Bivirkningerne ved leegemidlet anses for at vaere handterbare.
Sikkerhedsprofilen hos bgrn under 5 ar svarer til sikkerhedsprofilen hos zeldre bgrn. Det Europaeiske
Leegemiddelagentur konkluderede, at fordelene ved Voxzogo opvejer risiciene, og at det kan
godkendes til anvendelse i EU.

Hvilke foranstaltninger traeffes der for at sikre, at Voxzogo anvendes
sikkert og effektivt?

Der er anfgrt anbefalinger og forholdsregler i produktresuméet og indleegssedlen, som patienter og
sundhedspersonale skal fglge for at sikre, at Voxzogo anvendes sikkert og effektivt.

Som for alle lzegemidler bliver data vedrgrende anvendelsen af Voxzogo Igbende overvaget. De
formodede bivirkninger ved Voxzogo vurderes omhyggeligt, og der traeffes de ngdvendige
forholdsregler for at beskytte patienterne.

@vrig information om Voxzogo

Voxzogo fik en markedsfgringstilladelse med gyldighed i hele EU den 26. august 2021.
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Yderligere information om Voxzogo findes pa agenturets websted:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/v0oxzogo

Denne oversigt blev sidst ajourfgrt i 10-2023.
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