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FDA godkinner forsta likemedlet for behandling av tillvixtstorning hos barn
med Prader-Willis syndrom

- Ytterligare data indikerar bide minskad mingd kroppsfett och 6kad muskelmassa

PEAPACK, New Jersey (den 21 juni 2000) — Pharmacia Corporation meddelar att US Food &
Drug Administration (FDA) har godkédnt GENOTROPIN (somatropin [ursprung rDNA]
injektionslosning) och givit medlet status som s k orphan drug med indikationen tillvixtstorningar
hos barn med Prader-Willis syndrom (PWS). Detta dr en sillsynt genetisk sjukdom som ger
kortvaxthet, en tvangsdrift att dta kontinuerligt, ldg muskeltonus och kognitiva handikapp.

Man beriknar att det finns mellan 17 000 och 22 000 amerikaner med PWS. Aven om PWS ér
sdllsynt dr det en av de tio vanligaste sjukdomarna som forekommer pd genetikmottagningarna och
den vanligaste kinda genetiska orsaken till fetma'."Det kan innebéra ett hart slag for fordldrarna att
f4 veta att deras barn har PWS. Utover kampen for att deras barn skall klara de fysiska och
kidnsloméssiga storningar som foljer med sjukdomen maéste de genomfora en livslang kamp emot en
fetma som faktiskt kan bli s allvarlig att den hotar deras barns liv", sdger Janalee Heinemann,
Executive Director, Prader-Willi Syndrome Association, sjdlv mor till ett barn med PWS. "Efter sa
ménga ar utan nagot officiellt erkint behandlingsalternativ for sjukdomen, &r godkédnnandet av

GENOTROPIN for behandling av PWS ett viktigt medicinskt framsteg for dessa barn."

Barn med PWS f6ds med en stérning 1 hypotalamus, den del av hjdrnan som styr tillvixt,
pubertetsutveckling och kdnslor av hunger och méttnad. Som en f6ljd av detta sker ofta
tillvixtstorningar, i kombination med en tvdngsmaissig drift att dta kontinuerligt. Problemet
forvirras av att personer med PWS i praktiken behover betydligt farre kalorier for att uppritthalla
en lamplig vikt. Kombinationen av driften att dta och ett sdnkt behov av kalorier leder till det
storsta problemet med sjukdomen — en potentiellt livsfarlig fetma.

"Individer med Prader-Willis syndrom har en komplicerad genetisk skada, som yttrar sig i onormalt
utseende, kortvuxenhet och fetma", sdger dr Phillip Lee, Director of Endocrinology and
Metabolism at Children’s Hospital of Orange County, Kalifornien. "Trots sin omattliga aptit har
personer med PWS patagligt sénkt muskelmassa, mycket 14g muskelstyrka och svag benstomme.
Dessa egenskaper kan ge upphov till besvérliga medicinska komplikationer och inskrédnkningar i
livsféringen. Om barn med PWS behandlas med tillvaxthormon dkar deras tillvixt, deras
muskelmassa 0kar och méngden av kroppsfett kan borja minska. Enligt mina erfarenheter kan dessa
fordndringar gora att kroppen far ett ndstan normalt utseende och att barnen och deras familjer far
en avsevard forbéttring av sin livskvalitet. Behandling med tillvixthormon ger nytt hopp vid en
sjukdom som hittills haft mycket f4, om ens négra, effektiva behandlingsmetoder."

! Prader-Willi Syndrome Association, 2000



I tvd randomiserade, 6ppna, kontrollerade kliniska provningar behandlades 23 PWS-barn med
GENOTROPIN. En kontrollgrupp fick den normala behandlingen. Efter ett ars behandling forelag
en kliniskt och statistiskt signifikant skillnad i den genomsnittliga kroppsldngden mellan
behandlings- och kontrollgruppen. Detta géllde bada de kliniska provningarna. Den linjdra
tillvixten fortsatte under det andra arets behandling, nir bada grupperna fick behandling med
GENOTROPIN. Dessutom hade GENOTROPIN gynnsam effekt pa kroppskonstitutionen efter ett
ar, med en 0kning av muskelmassan och en minskning av kroppsfettet. Kroppsvikten paverkades
inte mérkbart. Diagnosen PWS bor bekréftas genom genetisk analys. I motsats till tillvéxtstorning
vid brist pa tillvdxthormon kréver inte tillvixtstorningen vid PWS att behandlingen foregés av ett
prov med stimulering av bildningen av tillvaxthormon.

Vid de bada kliniska provningarna rapporterades foljande biverkningar: 6dem, aggressivitet,
ledvérk, godartad intrakraniell hypertoni, haravfall, huvudvérk och muskelvark. Skolios upptrader
ofta hos patienter med PWS. Lékaren bor vara uppmirksam pd denna komplikation, som kan
upptrédda eller forvirras under behandlingen med tillvixthormon. Personer som har diabetes
mellitus (typ 1 eller 2) eller &r intoleranta mot glukos bor f6ljas noggrant under behandling med
GENOTROPIN, eftersom behandlingen kan gora att insulindosen méste korrigeras.

I USA har GENOTROPIN frystorkat pulver (somatropin, [ursprung rDNA] injektionslosning)
varit godként for langtidsbehandling av barn med brist pé tillvixthormon (GHD) sedan augusti
1995, och for behandling av vuxna med GHD fran barndomen eller efter sjukdomsdebut i vuxen
alder sedan november 1997. GENOTROPIN ér idag vérldens mest anvénda tillvixthormon och det
enda tillvixthormonet som &r godként i USA for behandling av PWS. GENOTROPIN ér
receptbelagt. Med tanke pa det begrinsade antalet personer som har PWS har FDA givit
GENOTROPIN status som s k orphan drug for indikationen PWS. Detta sker endast for
behandlingar dar den mdjliga patientgruppen understiger 200 000. Denna status innebér att
Pharmacia fér sju ars ensamritt att marknadsfora lakemedlet mot PWS.

Pharmacia Corporation ér ett ledande globalt likemedelsforetag som bildats genom ett samgaende
mellan Pharmacia & Upjohn och Monsanto Company med dess ldkemedelsdel G.D. Searle.
Pharmacia har en omfattande produktportfdlj, ett starkt tillflode av nya likemedel och en arlig
budget for forskning och utveckling av ldkemedel pa drygt 17 miljarder SEK. Foretaget dr noterat
pa NewYork Stock Exchange och pd OM Stockholmsborsen under kortnamnet PHA.

GENOTROPIN dér ett registrerat varumarke som égs av Pharmacia Corporation.
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