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Exjade - genombrott inom behandling av skadligt jarnéverskott

Nu finns i Sverige Exjade (deferasirox) — den forsta och enda jarnkelatkomplexbildaren
i tablettform som verkar under 24 timmar och ges en gang dagligen. Lakemedilet
anvands for att avldgsna det skadliga 6verskottet av jarn i kroppen som uppstar vid
upprepande blodtransfusioner. Behandlingen innebér ett nytt alternativ till dagens
behandling med langa, betungande infusioner. Lakemedelsférmansnamnden har nu
beslutat att Exjade ska subventioneras och omfattas av hégkostnadsskyddet. Exjade
ar Novartis andra godkédnda lakemedel med sa kallad orphan drug status.

Taby januari 2007 — Upprepade blodtransfusioner ar ofta nddvéandiga for patienter med olika typer
av blodbristsjukdomar (anemier). Dessa blodtransfusioner ger ofta upphov till en ansamling av
potentiellt skadligt 6verskottsjarn i kroppen. Tillstandet kallas dven for kronisk 6kad jarninlagring.
Kroppen har inte har nagot naturligt satt att avlagsna det 6verskottsjarn patienter far genom
blodtransfusioner.

For att avlagsna dverskottsjarnet och minska risken for att det ska orsaka organskada anvands sa
kallade jarnkelatkomplexbildare. Exjade tillhér denna grupp av lakemedel och &r en ny alternativ
behandlingsmojlighet da det ar det forsta och enda lakemedlet i gruppen som ges i tablettform med
dosering en gang per dag.

Exjade ar godként for behandling av kroniskt ¢kad jarninlagring orsakad av frekventa
blodtransfusioner hos patienter fran sex ar och uppat som har den &rftliga blodsjukdomen beta-
talassemi major. Exjade &r ocksa avsett for behandling av 6kad jarninlagring vid andra anemier som
till exempel vid MDS (myelodysplastiskt syndrom = en stdrning i blodkropparnas mognadsprocess)
samt till barn tva till fem ar nar behandling med infusioner av dagens standardbehandling inte kan
anvéndas eller &r otillracklig.

— Att Exjade nu ar godkant och tillgangligt inom lakemedelsformanen ar mycket gladjande. Exjade
ar ett vardefullt tillskott inte minst for de sjuka barn dar upprepade blodtransfusioner &r en livslang
behandling. Patienten kan med Exjade fa dkad livskvalitet genom den enklare administreringen samt
fortfolja sin behandling battre, Mona Ridderheim, nordisk medicinsk direktoér inom onkologi pa
Novartis.

Hittills har behandling med Desferal, som oftast bestar av nattlig infusion (8-12 timmar) med nal och
pump fem till sju ganger per vecka, varit standardbehandling for att avlagsna det skadliga
overskottet av jarn i kroppen. Dagens effektiva men langa och omfattande standardbehandling leder
till att manga patienter avslutar eller undviker behandlingen (1). Foljden blir att de riskerar allvarliga
skador pa organ som bland annat lever och hjarta pa grund av jarnoverskott i kroppen (2). | en studie
av Cappellini et al visade man att 97 procent av patienterna féredrog behandling med Exjade framfor
Desferal (3).

Om talassemi

Talassemi ar en arftlig, allvarlig blodsjukdom som forekommer i manga former och
svarighetsgrader. Beta-talassemi tillnor en av de allvarligare formerna av talassemier. Bland de
sjukdomar i védlden som orsakas av en enskild gen &r talassemierna bland de vanligaste. Patienter
med sjukdomen saknar formaga att producera tillrackligt med hemoglobin, ett &mne i de roda
blodkropparna som transporterar syre i kroppen. Transfusioner ges redan tidigt i barndomen och bli

1/3



vanligen en livslang behandling. Utan behandling kan den svaraste formen av talassemi leda till
ddden.

Talassemi utgor ett véaxande folkhalsoproblem med 15 miljoner drabbade runt om i varlden och varje
ar fods 100 000 barn med svara former av sjukdomen (4, 5, 6). Talassemi &r vanligast hos manniskor
med ursprung i Italien, Grekland, Mellangstern, Sydasien och Afrika. Sjukdomen dr hittills ovanlig i
Sverige med ett fatal nya fall per ar. Men antalet sjuka i Sverige blir fler i takt med att antalet
personer i befolkningen med utlandsk bakgrund okar. Invandringen var till exempel férra aret den
storsta nagonsin sedan SCB borjat rakna detta i mitten av 1800-talet.

Om MDS

MDS kannetecknas av 6verproduktion av defekta blodkroppar och brist pa normala sadana. | de
flesta fall ar den exakta orsaken inte kand men kemoterapi och stralning ar dock tva kanda orsaker
till MDS. Omkring 190 000 fall av MDS diagnostiseras arligen varlden dver och i Sverige ar
motsvarande siffra ca 450 fall. MDS drabbar vanligen personer éver 60 ar. Majoriteten av MDS-
patienter behover vardinsatser i form av upprepade blodtransfusioner och tillvéaxtfaktorer for att
forebygga symtom och komplikationer.

Om orphan drugs

Sedan 2000 har EU en sarskild lagstiftning, EU:s forordning om sérlakemedel. Med bendmningen
orphan drugs avses i EU ett ldkemedel vilken behandlar en allvarlig eller livshotande sjukdom som
drabbar féarre an fem personer av 10 000. Liknande lagstiftning finns i USA, Japan och Australien
och syftet med denna dr att stimulera forskning, utveckling och marknadsforing av sérlakemedel.

Exjade ar Novartis andra godkanda lakemedel som fatt klassificeringen orphan drug.
Cancerléakemedlet Glivec var en av de fem forsta att fa denna klassificering inom EU sedan starten
2000. Efter 5 ar hade EU i april 2005 mottagit totalt 450 ans6kningar avseende orphan drugs varav
totalt 22 nya lakemedel godkants for forséljning inom EU. Samtidigt har ytterligare 270 erhallit
klassificeringen men dessa &r annu inte godkéanda och genomgar kliniska provningar.

Mer om Exjade

Redan i augusti forra aret godkande EU:s lakemedelsmyndighet (EMEA) Exjade for behandling av
patienter med kronisk dkad jarninlagring pa grund av upprepande blodtransfusioner. Godkannandet
gallde for samtliga 25 medlemslander. Helt nyligen har ocksa Lakemedelsformansnamnden tagit in
Exjade i lakemedelsférmanen och Exjade finns nu tillgangligt pa marknaden i Sverige.

Exjade tas i form av en tablett som rors ut i ett glas vatten en gang per dag. Studierna pa Exjade
omfattar mer &n 1 000 vuxna och barn med en méngd olika underliggande sjukdomar och &r det
storsta studieprogrammet nagonsin pa en jarnkelatkomplexbildare. Huvudstudien visade att vid
adekvat dosering var Exjade lika effektivt som standardbehandling med Desferal infusioner da det
géllde att reducera jarninlagringen (7).

Sakerhetsdata har foljts hos patienter upp till 2,5 ar. Exjade tolererades generellt val. Den vanligaste
rapporterade biverkningarna var illamaende, krdakningar, diarré, magbesvér, klada och 6kning i
serumkreatinin. Liksom vid behandling med Desferal rapporterades nagot enstaka fall av syn- eller
horselstorningar.

En latt, icke progressiv 6kning av serumkreatinin (ofta inom normalintervallet) upptréder hos
omkring en tredjedel av patienterna som behandlades med Exjade. Denna 6kning ar dosberoende,
justeras ofta av sig sjélv och kan ibland dampas genom dosjustering. Blodprover for att folja
njurfunktionen &r darfor viktiga bade innan behandling och varje manad under behandlingen for att
bestdmma om dosjustering, avbrott eller utséttande ar nédvandigt. Leverfunktionen skall undersékas
fore start och sedan manadsvis under behandlingen med Exjade. Uppstar en oforklarlig, ihallande
eller progressiv 6kning av leverenzymnivaerna (transaminaser) ska behandling med Exjade avbrytas
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Fakta om Novartis

Novartis AG ar ett av varldens ledande foretag som erbjuder medicin for att bota sjukdomar och
framja manniskors halsa och valmaende. Vart mal &r att upptacka, utveckla och framgangsrikt
marknadsfora innovativa lakemedel for att behandla patienter, minska lidande och 6ka ménniskors
livskvalitet.

Novartis ar det enda foretaget som har en ledande position inom bade originalldkemedel och
generika. Vi forstarker var lakemedelsportfélj med inriktning pa innovativa liakemedel, hog kvalitet,
generika av hog kvalitet till Iagt pris och ledande receptfria lakemedel for sjalvmedicinering.
Forsaljningen for hela foretagsgruppen uppgick ar 2006 till 37,0 miljarder USD och investeringarna
i forskning och utveckling till 5,4 miljarder USD. Novartis har sitt huvudkontor i Basel, Schweiz och
finns representerat i mer an 140 lander. Antalet anstéllda ar omkring 101 000.

For ytterligare information: www.novartis.com alt. www.novartis.se
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