EUROPEAN MEDICINES AGENCY

SCIENCE MEDICINES HEALTH

EMA/431466/2023
EMEA/H/C/005475

Voxzogo (vosoritid)
Sammanfattning av Voxzogo och varfér det ar godkant inom EU

Vad ar Voxzogo och vad anvands det for?

Voxzogo &r ett ldkemedel som anvénds fér behandling av akondroplasi hos patienter fran 4 manaders
alder vars skelett fortfarande vaxer.

Akondroplasi ar en arftlig sjukdom som orsakas av en mutation (férdandring) i en gen som kallas
fibroblasttillvaxtfaktorreceptor 3 (FGFR3). Mutationen pdverkar tillvéxten i néstan alla ben i kroppen,
daribland skalle, ryggrad, armar och ben, vilket leder till kortvuxenhet med ett karaktaristiskt
utseende.

Akondroplasi ar sallsynt och Voxzogo klassificerades som sarlakemedel (ett Iakemedel som anvands
vid sdllsynta sjukdomar) den 24 januari 2013. Mer information om klassificeringen som sarlakemedel
finns har: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/EU3121094.

Voxzogo innehdller den aktiva substansen vosoritid.

Hur anvands Voxzogo?

Lakemedlet &r receptbelagt. Behandling med Voxzogo méste inledas och évervakas av en ldkare med
erfarenhet av behandling av tillvaxtrubbningar eller onormal bentillvaxt.

Voxzogo ges som en injektion under huden en gdng om dagen, helst vid samma tidpunkt pd dagen. Ett
nytt injektionsstalle ska valjas for varje injektion. Den rekommenderade dosen berdknas efter
patientens kroppsvikt.

Behandling ska endast pabdrjas efter att akondroplasi har bekréftats med genetiska tester och ska
avslutas nar patienten troligen inte kommer att vdxa mer.

Injektioner med Voxzogo kan ges av patienternas vardgivare efter att de har instruerats pa lampligt
satt.

Fér mer information om hur du anvander Voxzogo, las bipacksedeln eller tala med lékare eller
apotekspersonal.
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Hur verkar Voxzogo?

Hos patienter med akondroplasi ar FGFR3-genen, som reglerar tillvaxten, permanent aktiverad. Detta
forhindrar normal bentillvaxt, vilket leder till att skelettet blir kortare an normalt. Den aktiva
substansen i Voxzogo, vosoritid, verkar genom att binda till receptorn (malet) natriuretisk
peptidreceptor B (NPR-B), vilket hammar FGFR3-genens aktivitet. Detta stimulerar bentillvaxten och
forbattrar sjukdomssymtomen.

Vilka fordelar med Voxzogo har visats i studierna?

Voxzogo var effektivare an placebo (overksam behandling) nar det gallde att 6ka tillvaxthastigheten
efter 52 veckors behandling i en studie pa 121 barn i dldern 5-17 &r med bekréftad akondroplasi. Barn
som fick Voxzogo véxte cirka 1,57 cm mer under behandlingsaret &n de som fick placebo. Dessutom
tyder resultaten pa att férbattringen av tillvéxten bibehalls.

Voxzogo var effektivare &n placebo nér det gallde att dka tillvaxthastigheten i en andra studie pd 75
barn i ldrar frdn 4 manader och upp till under 5 8r med bekraftad akondroplasi. Huvudeffektmattet
var férandring av Z-podngen for langd, ett matt som jamfor patientens ldngd med det forvantade
medelvardet for hans eller hennes 3lder och kén. Efter ett &rs behandling hade barnen som fick
Voxzogo i genomsnitt stérre forbattringar av Z-poangen for langd an de som fick placebo. Under
behandlingsdret vaxte barnen som fick Voxzogo ocksa cirka 0,8 cm mer &n de som fick placebo.

Vilka ar riskerna med Voxzogo?

En fullstandig forteckning 6ver biverkningar och restriktioner fér Voxzogo finns i bipacksedeln.

De vanligaste biverkningarna som orsakas av Voxzogo (kan férekomma hos fler &n 1 av 10 anvandare)
ar reaktioner pd injektionsstéllet (t.ex. svullnad, rodnad, kldda eller smérta), krékningar och sankt
blodtryck.

Varfor ar Voxzogo godkant i EU?

Voxzogo &r effektivt nar det galler att 6ka tillvéxttakten hos barn med akondroplasi i aldern 4 manader
och dldre. Detta kan 6ka den slutliga langden och goéra det lattare for personer med akondroplasi att
utfora dagliga aktiviteter. Ldkemedlets biverkningar anses vara hanterbara. Sakerhetsprofilen fér barn
under 5 3r liknar den for dldre barn. Europeiska lakemedelsmyndigheten (EMA) fann att férdelarna
med Voxzogo ar stdrre an riskerna och att Voxzogo kan godkannas for férsaljning i EU.

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

Rekommendationer och forsiktighetsdtgarder som halso- och sjukvardspersonal och patienter ska
iaktta for saker och effektiv anvandning av Voxzogo har tagits med i produktresumén och
bipacksedeln.

Liksom for alla Idkemedel évervakas de vetenskapliga uppgifterna for Voxzogo kontinuerligt.
Misstankta biverkningar som har rapporterats fér Voxzogo utvarderas noggrant och nédvandiga
atgarder vidtas for att skydda patienterna.

Mer information om Voxzogo

Den 26 augusti 2021 beviljades Voxzogo ett godkannande for férsaljning som galler i hela EU.
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Mer information om Voxzogo finns pa EMA:s webbplats:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/v0oxzogo

Denna sammanfattning uppdaterades senast 10-2023.
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