Resultater af klinisk forsgg — sammendrag til leegperson

Et forsgg, der skal undersgge, om pirfenidon har haft en effekt
hos personer med uklassificerbar interstitiel lungesygdom
— og hvor sikkert leegemidlet har veeret

Forsggets fulde titel fremgar til sidst i dette sammendrag.
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3. Hvad skete der under forsgget?

4. Hvad er resultaterne af forsgget?

5. Var der bivirkninger?

6. Hvordan har forsgget bidraget til forskningen?
7. Planlaegges der andre forsgg?

8. Hvor kan jeg finde flere oplysninger?

9. Ordliste

10. Infografik

Om dette sammendrag

Dette sammendrag beskriver resultaterne af et klinisk forsgg (kaldet for "forsgg" i dette
dokument) — og er beregnet for:

o Offentligheden

e Personer, som har deltaget i forsgget.

Dette sammendrag er baseret pa den viden, der var tilgeengelig pa tidspunktet for dets
udarbejdelse (september 2019). Der kan veere opnaet yderligere viden sidenhen.

Forsgget startede i maj 2017 og vil blive afsluttet i januar 2020. Forsgget bestar af to dele.
Forsggets farste del undersggte, hvor godt forsggsleegemidlet virkede, samt hvor sikkert
det var. Forsggets anden del vil fokusere pa, hvor sikkert leegemidlet er.

Sammendraget omfatter resultater frem til november 2018. Sammendraget praesenterer
alle resultaterne fra forsggets fgrste del. Forsggets anden del er igangveerende pa
tidspunktet for udarbejdelsen af dette sammendrag.
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Enkeltstdende forsgg kan ikke fortzelle os noget om de risici og fordele, der er ved et
lzegemiddel. Det kraever et stort antal personer i mange forsgg at opna al den viden, vi
gnsker. Resultaterne af dette forsgg kan adskille sig fra andre forsgg med samme
leegemiddel.

Det betyder, at du ikke bar treeffe beslutninger baseret pa dette enkeltstdende
sammendrag — tal altid med lsegen, for du traeffer en beslutning om din behandling.

Tak til de personer, som deltager i forsgget

De personer, som deltager i forsgget, hjeelper forskerne med at besvare vigtige spgrgsmal
om uklassificerbar interstitiel lungesygdom og pirfenidon.

Vigtige oplysninger om forsgget

e De apparater, som deltagerne fik med
hjem for at male deres lungefunktion,
blev indstillet, s& de fungerede bedst, hvis
der blev foretaget tre malinger hver dag. |
dette forsgg malte deltagerne deres
lungefunktion en gang om dagen, sa
spirometret kunne ikke advare dem, hvis
de havde gjort noget forkert.

o Det betad, at spirometrene malte
nogle lungefunktionsveerdier, som
ikke var mulige, og at forskerne ikke
kunne fa de oplysninger, de havde

e Forsgget er udfart for at sammenligne
pirfenidon (forsggsleegemidlet) med
placebo hos personer med uklassificerbar
interstitiel lungesygdom

o | forsgget fik deltagerne enten:

0 801 mg pirfenidon, som skulle
indtages via munden tre gange
dagligt

o Placebo

e Det blev besluttet tilfeeldigt, hvilken
behandling de enkelte deltagere skulle

have ) brug for, for at finde ud af om

e Forsgget bestar af to dele. Farste del pirfenidon havde en virkning pa
undersggte, hvor godt pirfenidon virkede lungefunktionen, nar den blev malt i
— og hvor sikkert det var. Anden del vil hjemmet

fokusere pa, hvor sikkert pirfenidon er
0 Sammendraget praesenterer
resultaterne fra forsggets farste del.
Forsggets anden del er
igangveerende pa tidspunktet for
udarbejdelsen af dette sammendrag
e 253 personer i 14 lande deltog i forsgget

¢ Lungefunktionstesten, der blev udfgrt pa
hospitalet, virkede efter hensigten og
viste, at lungerne hos deltagere, som fik
placebo, forveerredes over 6 maneder
sammenlignet med deltagere, som fik
pirfenidon

e Mindre end 1 % af deltagerne (1 ud af

e Forsgget undersggte en ny made at male 127 deltagere), der fik pirfenidon,
lungefunktionen pa ved at bede oplevede alvorlige bivirkninger. Mindre
deltagerne om at male deres egen end 1 % af deltagerne (1 ud af 124
lungefunktion i hjemmet hver dag deltagere), der fik placebo, oplevede

e Forsgget malte desuden lungefunktionen i alvorlige bivirkninger

forbindelse med hospitalsbesgg
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1. Generelle oplysninger om forsgget

Hvorfor blev dette forsgg udfert?

Interstitielle lungesygdomme (ILS) er sygdomme, hvor der er ardannelse i lungerne, og
vejrtreekningen bliver besveeret. Der findes mange forskellige former for ILS.
Uklassificerbar ILS (ulLS) er, nar leegerne ikke er sikre pa, hvilken form for ILS en person
har.

Der findes ingen leegemidler til behandling af personer med ulLS.

Laegemidlet "pirfenidon” hjeelper personer med en form for ILS kaldet for idiopatisk
lungefibrose (ILF). ILF og nogle former for ulLS ligner hinanden pa mange mader.
Forskerne gnskede at fa mere viden om, hvorvidt pirfenidon ogsa kunne hjeelpe personer
med ulLS.

Hvilket forsggslaeegemiddel blev undersggt?

Forsgget fokuserede pé et leegemiddel, der kaldes for "pirfenidon” (Esbriet®).

o Pirfenidon virker ved at reducere ardannelsen — fibrose — i lungerne hos personer med
ILF.

e Det kan betyde, at pirfenidon ogsa kan reducere ardannelsen i lungerne hos personer
med ulLS.

Pirfenidon blev sammenlignet med "placebo”.

o Det udtales "pla—see-bo".

e Kapslen med placebo lignede kapslen med pirfenidon, men indeholdt ikke noget
leegemiddel. Det betyder, at den ikke havde nogen medicinsk virkning pa kroppen.

e Forskerne sammenlignede pirfenidon med placebo, sa de kunne vise, hvilke fordele
eller bivirkninger, som pirfenidon reelt har.

Hvad gnskede forskerne at finde ud af?

o Forskerne udfgrte forsgget for at sammenligne pirfenidon med placebo med det
formal at undersgge, hvor godt forsggsleegemidlet virker (se punkt 4 "Hvad er
resultaterne af forsgget?").

e Forskerne gnskede desuden at finde ud af, hvor sikkert leegemidlet var ved at
undersgge, hvor mange deltagere, der oplevede bivirkninger, nar de tog pirfenidon
eller placebo under forsgget (se punkt 5 "Var der bivirkninger?"),

Det primeere spgrgsmal, som forskerne gnskede at besvare, var:
1. Har pirfenidon en effekt pa faldende lungefunktion over en 6-maneders periode, nar
den males dagligt i hjemmet?

Andre spgrgsmal, som forskerne gnskede at besvare, omfattede:

2. Har pirfenidon en effekt pa faldende lungefunktion over en 6-maneders periode, nar
den males i forbindelse med hospitalsbesgg?

3. Har pirfenidon en virkning pa, hvor langt forsggsdeltagerne kunne ga pa 6 minutter?

4. Har forsggsdeltagerne oplevet, at pirfenidon har mindsket deres symptomer?
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Hvilket slags forsgg var det?

Forsgget var et "Fase 2" forsgg. Det betyder, at pirfenidon er blevet testet pa en reekke
personer, far dette forsgg — men dette var det forste forsgg foretaget blandt personer
med ulLS.

Forsgget var "randomiseret"” Det betyder, de forsggsdeltagere, som fik pirfenidon, blev
tilfeeldigt udvalgt — som at sla plat eller krone. | dette forsgg tog personer med ulLS enten
pirfenidon eller placebo.

Forsgget var "dobbeltblindt". Det betyder, at hverken forsggsdeltagerne eller
forsggsleegerne vidste, hvem, der tog pirfenidon.

Forsgg "blindes", sa en eventuel virkning af leegemidlet ikke skyldes noget som
deltagerne forventede ville ske, havde de vidst hvilket leegemiddel de tog.

Hvornar og hvor fandt forsgget sted?

Forsgget startede i maj 2017 og vil blive afsluttet i januar 2020. Forsgget bestar af to dele.
Forsggets farste del undersggte, hvor godt forsggslaegemidlet virkede, samt hvor sikkert
det var. Forsggets anden del vil fokusere pa, hvor sikkert leegemidlet er.

Sammendraget omfatter resultater frem til november 2018. Sammendraget praesenterer
alle resultaterne fra forsggets farste del. Forsggets anden del er igangvaerende pa
tidspunktet for udarbejdelsen af dette sammendrag.

Forsgget fandt sted pa 70 forsggssteder i 14 lande. Nedenstaende kort viser de lande,
hvor forsgget fandt sted.

e Australien

* Belgien 245

» Canada "'\

e Tjekkiet

* Danmark 2 ‘L".'..
e Tyskland <

« Greekenland W >co
e Irland

e |srael

e |talien

Polen
Portugal “
Spanien

Storbritannien
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2. Hvem deltog i forsgget?

253 voksne med ulLS deltog i forsgget.

139 af 114 af
253 253
forsggsdeltagerne var forsggsdeltagerne var

Personer kunne deltage i forsgget, hvis de opfyldte falgende kriterier:

¢ De havde ulLS, som blev veerre.

e Mere end 10 % af deres lungevaev viste tegn pa ardannelse - fibrose.

e De havde mindst 45 % af den lungefunktion, man ville forvente hos en rask person pa
samme alder og af samme kan.

Personer kunne ikke deltage i forsgget, hvis de opfyldte fglgende kriterier:

¢ De havde andre alvorlige helbredsproblemer.

¢ De tog visse former for medicin.

e De rgg eller farst var stoppet med at ryge inden for de seneste 3 maneder.

3. Hvad skete der under forsgget?

Under forsgget blev deltagerne udvalgt tilfeeldigt til at fa en af de to behandlinger.
Behandlingerne blev valgt tilfeeldigt af en computer.

Deltagere i forsgget gennemgik behandlingen i 6 maneder. Deltagerne besggte hospitalet
1 gang om maneden i 6 maneder, mens de gennemgik behandlingen. Denne del af
forsgget kaldes for behandlingsfasen.

Der var falgende behandlingsgrupper:

¢ Pirfenidon (forsggslaegemidlet) — 801 milligram (801 mg) indtaget via munden tre
gange dagligt.

¢ Placebo - indtaget via munden tre gange dagligt
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Efter 6 maneder fik deltagerne i forsgget at vide, om de havde taget pirfenidon eller
placebo i behandlingsfasen. Deltagerne kunne veelge at deltage i forsggets anden del.
Forsggets anden del kaldes for sikkerhedsopfelgning. De deltagere, som tog pirfenidon i
behandlingsfasen, fortsatte med at tage det under sikkerhedsopfelgningen. De deltagere,
som tog placebo i behandlingsfasen, skiftede til pirfenidon under
sikkerhedsopfglgningen. Sikkerhedsopfelgningen er stadig i gang, sa der er stadig

deltagere, som er i behandling med pirfenidon.

Sammendraget praesenterer resultaterne fra forsggets behandlingsfase. Se nedenstaende,
for at fa yderligere oplysninger om, hvad der skete under forsgget.

Screening Behandlingsfase

Sikkerhedsopfalgn

g
Efter forsogets forste

del var afsluttet, kunne
Udveelgels deltagerne veelge at
e af blive i forsgget og fa
deltagere [ pirfenidon. Laegerne vil
til forsgget fortsat undersgge
deltagernes helbred i
—> 126 deltagere udvalgt til at fa placebo —> op til 1 ar.
Forsggsbehandlingen varede i 6 maneder
::'P
Sammendraget
preesenterer
resultaterne frem til
denne del af forsgget.
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4. Hvad er resultaterne af forsgget?

Spargsmal 1: Har pirfenidon en effekt pa faldende lungefunktion over en 6-
maneders periode, nar den males dagligt i hjemmet?

Forsggsdeltagerne fik et apparat — et spirometer — til at tage med hjem. Spirometeret
malte hvor meget luft, de kunne puste ud efter at have taget en sa dyb indanding som
muligt — forceret vitalkapacitet. Hver deltager malte deres forcerede vitalkapacitet dagligt
i hjemmet.

e De apparater, som deltagerne fik med hjem for at male deres lungefunktion, blev
indstillet, sa de fungerede bedst, hvis der blev foretaget tre malinger hver dag. | dette
forsgg malte deltagerne deres lungefunktion en gang om dagen, sa spirometret
kunne ikke advare dem, hvis de havde gjort noget forkert.

e Det betgd, at spirometrene malte nogle lungefunktionsveerdier, som ikke var mulige,
og at forskerne ikke kunne fa de oplysninger, de havde brug for, for at finde ud af om
pirfenidon havde en virkning pa lungefunktionen, nar den blev malt i hjemmet

Spargsmal 2: Har pirfenidon en effekt pa faldende lungefunktion over en 6-
maneders periode, nar den males i forbindelse med hospitalsbesgg?

Forskerne anvendte desuden den traditionelle metode til at male lungefunktionen —
forceret vitalkapacitet malt pa hospitalet. Deltagerne fik malt deres lungefunktion pa
hospitalet en gang om maneden i en periode pa 6 maneder.

Forskerne gnskede at finde ud af, hvor meget den forcerede vitalkapacitet e&endrede sig
mellem forsggets start og efter 6 maneder. De sammenlignede andringer hos hhv.
pirfenidon- og placebo-grupperne for at undersgge, om der var en forskel.

e Lungefunktionen forvaerredes hos begge grupper.
e Lungefunktionen forvaerredes mere i gruppen, der tog placebo, sammenlignet med
gruppen, der tog pirfenidon.
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Gennemsnitlig @endring i forceret vitalkapacitet mellem
forsagets start og 6 maneder senere

Fald i
lungefunkti
on

18 ml veerre efter
6 maneder

Pirfenidon

-30ml -

-60ml  —

-0ml —

120 ml = — 113 ml veerre efter
6 maneder

Placebo
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Forceret vitalkapacitet er ikke den eneste made at male lungefunktionen pa. Forskerne
malte, hvor godt deltagernes lunger transporterede ilt ud i blodet — diffusionskapacitet for
kulilte. Resultaterne blev preesenteret som en procentdel af den vaerdi, der forventes hos
en rask person pa samme alder og af samme kan. Hvis lungerne hos en person med ulLS
eksempelvis transporterede ilt halvt sa godt som hos en person uden ulLS, ville personen
have en diffusionskapacitet for kulilte pa 50 %.

Forskerne gnskede at finde ud af, hvor meget diffusionskapaciteten for kulilte sendrede

sig mellem forsggets start og efter 6 maneder. De sammenlignede aendringer hos hhv.

pirfenidon- og placebo-grupperne for at undersgge, om der var en forskel.

o Diffusionskapaciteten for kulilte forvaerredes i begge grupper.

e Forskellene mellem de to grupper var for sma til at kunne afgere, om pirfenidon
havde en effekt pa diffusionskapaciteten for kulilte.

Gennemsnitlig eendring i diffusionskapacitet
for kulilte mellem forsggets start

Fald i og 6 maneder senere
lungefunktion

1 % veerre efter

6 maneder
-3% — Pirfenidon
3 % veerre efter
6 maneder
Placebo
-6 % —
9% =
-12% —
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Spargsmal 3: Har pirfenidon en virkning pa, hvor langt forsggsdeltagerne kunne
ga pa 6 minutter?

Gennemsnitlig eendring i gaafstand over 6 minutter
mellem forsggets start og 6 maneder senere

Fald i
gaafstand
2 meter mindre
efter 6 maneder
—-10 meter — Pirfenidon

-20 meter =—

27 meter mindre
— 30 meter — efter 6 maneder

Placebo

-40 meter =

Forskerne undersggte desuden, hvor langt forsggsdeltagerne kunne ga pa 6 minutter —
gaafstand over 6 minutter De undersggte gaafstanden over 6 minutter, fordi personer
med ILS nemt kan blive stakandede og have vanskeligt ved at ga lige sa langt, som de
har veeret vant til.

Forskerne gnskede at finde ud af, hvor meget gaafstanden over 6 minutter endrede sig

mellem forsggets start og efter 6 maneder. De sammenlignede aendringer hos hhv.

pirfenidon- og placebo-grupperne for at undersgge, om der var en forskel.

e Gaafstanden over 6 minutter blev mindre i begge grupper.

e Gaafstanden over 6 minutter blev mindre i gruppen, der tog placebo, sammenlignet
med gruppen, der tog pirfenidon.

Dato for ssmmendrag til leegperson: september-2019 Side 10 af 17



Spargsmal 4: Har forsggsdeltagerne oplevet, at pirfenidon har mindsket deres
symptomer?

Symptomerne pa ulLS kan ikke fiernes helt, men nogle behandlinger kan hjeelpe med at

reducere, hvordan symptomerne pavirker hverdagen. Forskerne bad forsggsdeltagerne

om at udfylde en raekke spargeskemaer, som spurgte ind til deres stakandethed og hoste.

Forskerne spurgte desuden deltagerne om deres generelle velbefindende — deres

livskvalitet. Forskerne spurgte ind til deres velbefindende, fordi personer med ILS kan fole

sig deprimerede eller begraenset af deres symptomer.

o Deltagere i hhv. pirfenidon- og placebo-gruppen gav enslydende svar pa
undersggelserne.

o Forskellene mellem de to grupper var for sma til at kunne afgere, om pirfenidon
havde en effekt pa stakandethed, hoste eller livskvalitet.

5. Var der bivirkninger?

Bivirkninger — eller "ugnskede haendelser" — er ugnskede medicinske tilstande (som f.eks.

hovedpine), der opstar under et forsgg.

e Bivirkninger beskrives i dette sammendrag, da forsggsleegerne mener, at
bivirkningerne var forbundet med forsggsbehandlingerne (pirfenidon eller placebo).
Bivirkningerne kunne veere forbundet med placebo, fordi forsggsleegerne ikke vidste,
om deltagerne tog pirfenidon eller placebo.

e |kke alle forsggsdeltagere havde alle bivirkningerne.

Alvorlige og almindelige bivirkninger fremgar af de falgende afsnit.

Alvorlige bivirkninger

En bivirkning anses for "alvorlig", hvis den er livstruende, kreever indlseggelse eller
forarsager vedvarende problemer.

| forbindelse med dette forsgg, oplevede mindre end 1 ud af 100 deltagere (mindre end 1
%) mindst en alvorlig bivirkning. Mindre end 1 % af deltagerne, der fik pirfenidon,
oplevede alvorlige bivirkninger. Mindre end 1 % af deltagerne, der fik placebo, oplevede
alvorlige bivirkninger.

Der er indberettet to alvorlige bivirkninger i dette forsgg. En bivirkning opstod hos en
deltager, som tog pirfenidon, og den anden opstod hos en deltager, som tog placebo.

Deltagere, der tager
pirfenidon
(127 deltagere i alt)

Deltagere, der tager
placebo
(124 deltagere i alt)

Indberetninger af
alvorlige
bivirkninger i dette
forsgag.

Mindre sultfglelse
Under 1 %
(1 ud af 127 deltagere)

Leverproblemer
Under 1 %
(1 ud af 124 deltagere)

Ingen deltagere dgde under forsgget som falge af bivirkninger, der kan relateres til et af

forsggsleegemidlerne.
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Nogle deltagere valgte at stoppe med at tage leegemidlet under forsgget:

e | pirfenidon-gruppen stoppede 25 ud af 127 deltagere (20 %) med at tage laegemidlet.
Hos 16 ud af 127 deltagere (13 %) skyldtes dette en bivirkning forbundet med
leegemidlet.

o | placebo-gruppen stoppede 10 ud af 124 deltagere (8 %) med at tage lsegemidlet.
Hos 1 ud af 124 deltagere (mindre end 1 %) skyldtes dette en bivirkning forbundet
med leegemidlet.

Mest almindelige bivirkninger

Teet pa 60 ud af hver 100 deltagere (59 %) oplevede en bivirkning i forbindelse med
forsgget. Cirka 71 % af de deltagere, der tog pirfenidon, oplevede en bivirkning,
sammenlignet med 46 % af de deltagere, der tog placebo.

De mest almindelige bivirkninger fremgar af nedenstaende grafik — disse var de mest
almindelige bivirkninger blandt alle forsggsdeltagere.

Ud af 127 deltagere

Kvalme _ 38 deltagere (30 %)
Diarré _ 17 deltagere (13 %)
Treethed I 16 deltagere (13 %)
Mindre sultfalelse _ 18 deltagere (14 %)

Fordgjelsesbesveer - 11 deltagere (9 %)

Pirfenidon

Ud af 124 deltagere

Placebo
Kvalme 6 deltagere (5 %)
Diarré 14 deltagere (11 %)
Traethed 12 deltagere (10 %)
Mindre sultfalelse 9 deltagere (7 %)
Fordgjelsesbesveer 4 deltagere (3 %)

Andre bivirkninger

Du kan finde information om andre bivirkninger, som ikke fremgar af ovenstaende, pa de
hjemmesider, der er angivet i slutningen af dette sammendrag — se punkt 8.
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6. Hvordan har forsgget bidraget til forskningen?

De oplysninger, der praesenteres i dette sammendrag, kommer fra et enkelt forsgg med
253 deltagere med ulLS. Disse resultater har hjulpet forskerne med at opna mere viden
om ulLS og pirfenidon.

Forsgget undersggte en ny made at male lungefunktionen pa ved at bede deltagerne om
at male deres egen lungefunktion i hjemmet hver dag De apparater, som deltagerne fik
med hjem for at male deres lungefunktion, blev dog indstillet, s& de fungerede bedst, hvis
der blev foretaget tre malinger hver dag. | dette forsgg malte deltagerne deres
lungefunktion en gang om dagen, sa spirometret kunne ikke advare dem, hvis de havde
gjort noget forkert. Det betad, at spirometrene malte nogle lungefunktionsveerdier, som
ikke var mulige, og at forskerne ikke kunne fa de oplysninger, de havde brug for, for at
finde ud af om pirfenidon havde en virkning pa lungefunktionen, nar den blev malt i
hjemmet Forskerne skal finde ud af, hvordan de skal indstille apparaterne, s samme
problem ikke opstar i fremtidige kliniske forsgg.

Forsggsdeltagerne skulle desuden mgde op pa hospitalet for at f& malt deres
lungefunktion, og hvor langt de kunne ga pa 6-minutter. Selvom den forcerede
vitalkapacitet og gaafstanden over 6 minutter blev darligere i bade pirfenidon- og
placebo-gruppen, blev deltagere, som tog placebo, endnu darligere end deltagere, der
tog pirfenidon.

Forskerne malte ogsa, hvor godt deltagernes lunger transporterede ilt ud i blodet —
diffusionskapacitet for kulilte. Diffusionskapaciteten for kulilte blev darligere i begge
behandlingsgrupper. Forskellene mellem de to grupper var for sma til at kunne afgare,
om pirfenidon havde en effekt pa diffusionskapaciteten for kulilte.

Forsggsdeltagerne udfyldte spgrgeskemaer om deres stakandethed, hoste og generelle
velbefindende — deres livskvalitet. Deltagere i hhv. pirfenidon- og placebo-gruppen gav
enslydende svar pa undersggelsen. Forskellene mellem de to grupper var for sma til at
kunne afggre, om pirfenidon havde en effekt pa stakandethed, hoste eller livskvalitet.

Forskerne undersggte desuden de medicinske problemer, som deltagerne havde under
forsgget. Mindre end 1 % af deltagerne, der tog pirfenidon, oplevede alvorlige
bivirkninger. Cirka 71 % af de deltagere, der tog pirfenidon, oplevede en bivirkning,
sammenlignet med 46 % af de deltagere, der tog placebo.

Enkeltstdende forsgg kan ikke fortzelle os noget om de risici og fordele, der er ved et

lzegemiddel. Det kraever et stort antal personer i mange forsgg at opna al den viden, vi

gnsker. Resultaterne af dette forsgg kan adskille sig fra andre forsgg med samme

leegemiddel.

e Det betyder, at du ikke ber traeffe beslutninger baseret pa dette enkeltstaende
sammendrag — tal altid med lsegen, for du traeffer en beslutning om din behandling.

7. Planleegges der andre forsgg?

Der planlaegges pa tidspunktet for udarbejdelsen af dette sammendrag ingen yderligere
forsgg for at undersgge pirfenidon i forbindelse med ulLS.
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Forsgget startede i maj 2017 og vil blive afsluttet i januar 2020. Forsgget bestar af to dele.
Forsggets farste del undersggte, hvor godt forsggsleegemidlet virkede, samt hvor sikkert
det var. Forsggets anden del vil fokusere pa, hvor sikkert leegemidlet er.

Sammendraget omfatter resultater frem til november 2018. Sammendraget preesenterer
alle resultaterne fra forsggets farste del. Forsggets anden del er igangvaerende pa
tidspunktet for udarbejdelsen af dette sammendrag.

8. Hvor kan jeg finde flere oplysninger?

Du kan finde yderligere oplysninger om forsgget pa nedenstaende hjemmesider:
e https://clinicaltrials.gov/ct2/show/results/NCT03099187
e https://www.clinicaltrialsreqister.eu/ctr-search/search?query=2016-002744-17

e https://forpatients.roche.com/en/trials/respiratory-disorder/a-study-of-pirfenidone-in-
patients-with-unclassifiable--64703.html

Hvis du gnsker at fa mere at vide om resultaterne af forsgget, er den fulde titel pa den
videnskabelige undersggelse: "Pirfenidon hos patienter med uklassificerbar progressiv
fibroserende interstitiel lungesygdom: et dobbeltblindt, randomiseret, placebokontrolleret
fase 2-forsgg." Forfatterne af den videnskabelige undersggelse er: T.M. Maher, T.J. Corte,
A. Fischer, M. Kreuter, D.J. Lederer et. al. Undersggelsen er publiceret i "Lancet
Respiratory Medicine".

Hvem kan jeg kontakte, hvis jeg har spgrgsmal om forsgget?

Hvis du har yderligere spgrgsmal efter at have laest dette sammendrag:

e Gaind pa ForPatients-platformen og udfyld kontaktformularen —
https://forpatients.roche.com/en/trials/respiratory-disorder/a-study-of-pirfenidone-in-
patients-with-unclassifiable--64703.html

e Kontakt en repraesentant fra dit lokale Roche-kontor.

Hvis du deltog i forsgget og har spgrgsmal til resultaterne:
e Tal med forsggslaegen eller personalet pa forsegshospitalet eller -klinikken.

Hvis du har spgrgsmal om din egen behandling:
e Tal med laegen, som star for din behandling.

Hvem stod bag og betalte for forsgget?

Dette forsgg er udarbejdet og betalt af F.Hoffmann-La Roche Ltd., som har hovedsaede i
Basel, Schweiz. Forsgget blev oprindeligt udviklet som en del af et NIHR-sponsoreret
Clinician Scientist Fellowship tildelt Professor Toby M. Maher (NIHR Ref: CS-2013-13-
017) og er efterfglgende blevet tilpasset efter drgftelser med F. Hoffmann-La Roche, Ltd.

Forsggets fulde titel og andre identificerende oplysninger

Forsggets fulde titel er: Multicenter, internationalt, dobbeltblindt, 2-armet, randomiseret,
placebokontrolleret fase II-forsgg med pirfenidon hos patienter med uklassificerbar
progressiv fibroserende ILS".

Dato for sammendrag til leegperson: september-2019 Side 14 af 17



e Forsggets protokolnummer er: MA39189.
e Forsggets ClinicalTrials.gov-identifikation er: NCT03099187.
e Forsggets EudraCT-nummer er: 2016-002744-17.
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9. Ordliste

Géaafstand over 6 minutter

Hvor langt en person kan ga pa 6 minutter
pa en plan overflade

Diffusionskapacitet for kulilte

Hvor godt en persons lunger transporterer
ilt til blodet

Klinisk forsgg

Et forsgg, hvor forskere giver en gruppe
personer et leegemiddel

Forskerne falger regelmaessigt op pa de
personer, som tager laeegemidlet, og
foretager undersggelser

Kliniske forsgg har til formal at afklare, om
et nyt leegemiddel er sikkert, har
bivirkninger, virker bedre end aktuelt
anvendte leegemidler, og om det far
patienterne til at fa det bedre

Dobbelblindt

Nogle kliniske forsgg omfatter mere end en
behandling, som forskerne gnsker at
sammenligne. Mange kliniske forsgg
inkluderer bl.a.:

e Forsggsleegemiddel
e Placebo

Et "dobbelblindt" forsgg betyder, at hverken
dem, der deltager i forsgget, eller
forsggslaegerne ved, hvem af deltagerne,
som tager forsggsleegemidlet, og hvem af
deltagerne, som tager placebo

Treethed

Folelse af treethed

Fibrose

Ardannelse

Forceret vitalkapacitet

Hvor meget luft en person kan puste ud
efter at have taget en sa stor vejrtraekning
som mulig

Idiopatisk lungefibrose (ILF)

En sygdom, hvor der er ardannelse i
lungerne, og vejrtreekningen bliver
besveeret

Idiopatisk lungefibrose er en form of
interstitiel lungesygdom

Interstitiel lungesygdom

En gruppe af sygdomme, hvor der er
ardannelse i lungerne, og vejrtreekningen
bliver besveeret

Lungefunktion

Hvor godt lungerne fungerer

Kvalme

At have det darligt
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Pirfenidon (Esbriet®) Et leegemiddel, der bruges til at behandle
personer med idiopatisk lungefibrose

Pirfenidon virker ved at reducere
ardannelsen i lungerne hos personer med
idiopatisk lungefibrose

Fase 2-forsgg Fase 2-forsgg finder sted efter et
laegemiddel er blevet undersggt hos
personer uden nogen helbredsproblemer

Et fase 2-forsgg har til formal at vise, at
laegemidlet reelt gavner personer med et
helbredsproblem

Placebo En behandling som led i et klinisk forsgag,
som ikke indeholder noget lsegemiddel

Personer, som deltager i et klinisk forsgg,
vil enten f&:

e Det faktiske forsggsleegemiddel
e Placebo, som ligner
forsggsleegemidlet

Placebo hjeelper forskerne med at pavise
de fordele eller bivirkninger, der er ved

leegemidlet
Livskvalitet Overordnet velbefindende
Randomiseret Nogle kliniske forsgg omfatter mere end en

behandling, som forskerne gnsker at
sammenligne. Mange kliniske forsgg
inkluderer bl.a.:

e Forsggsleegemiddel
e Placebo

Randomiseret betyder, at behandlingen,
som de enkelte personer i forsgget far, er
valgt tilfeeldigt af en computer

Alvorlige bivirkning En bivirkning som er livstruende, kraever
indlzeggelse eller forarsager vedvarende
problemer

Bivirkninger Ugnskede helbredsproblemer, som opstar
efter, at man har taget et leegemiddel

Spirometer Et apparat, som maler forceret
vitalkapacitet — lungefunktionen

Uklassificerbar interstitiel lungesygdom Nar leegerne ikke er sikre pa, hvilken form

(ulLS) for interstitiel lungesygdom en person har
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Forsgg med pirfenidon hos patienter med

uklassificerbar interstitiel lungesygdom !l

Nedenstéende er et sammendrag af resultaterne af et klinisk forsgg udarbejdet i september 2019 til offentligheden og l , ‘ l |
de personer, som har deltaget i forsgget. Enkeltstdende forsgg kan ikke forteelle os noget om de risici og fordele, der er
ved et leegemiddel. Det kraever et stort antal personer i mange forsgg at opna al den viden, vi gnsker. Resultaterne af

dette forsgg kan adskille sig fra andre forsgg med samme lzegemiddel. Det betyder, at du ikke bgr treeffe beslutninger
baseret pa dette enkeltstdende sammendrag - tal altid med lzegen, fer du traeffer en beslutning om din behandling.

Sammendrag af forsgget

Forsgget blev udfert for at Pirfenidon hjeelper personer Forsgget undersggte desuden en ny made at male lungefunktionen pa ved at bede
finde ud af, om pirfenidon kan med en form for ILS kaldet for deltagerne om at male deres egen lungefunktion i hjemmet hver dag De apparater, som
hjeelpe personer med idiopatisk lungefibrose (ILF). deltagerne fik med hjem for at méle deres lungefunktion, blev dog indstillet, sa de
uklassificerbar interstitiel ILF og nogle former for uILS fungerede bedst, hvis der blev foretaget tre mélinger hver dag. | dette forssg malte
lungesygdom (ulLS) ved at ligner hinanden p& mange dneltagerne deres Iung_efunktlon en gang om dagen, _

sammenligne virkningen af mader. Forskerne gnskede at 5@ SPirometret kunne ikke advare dem, hvis de havde gjort noget forkert. Det betad, at

spirometrene malte nogle lungefunktionsveerdier, som ikke var mulige, og at forskerne
ikke kunne fa de oplysninger, de havde brug for, for at finde ud af om pirfenidon havde
en virkning pa lungefunktionen, nér den blev malt i hjemmet

pirfenidon med placebo f& mere viden om, hvorvidt
pirfenidon ogsa kunne hjeelpe
personer med ulLS

Interstitielle lungesygdomme (ILS) er Deltagerne fik foretaget en test af Mindre end 1 % af

sygdomme, hvor lungerne danner arvaev og deres lungefunktion pa hospitalet deltagerne (1 ud af 127

vejrtraekningen bliver besveeret. ulLS er, nar hver maned under forsgget — disse deltagere), der fik pirfenidon,

leegerne ikke med sikkerhed kan fastleegge, test viste, at lungefunktionen hos oplevede alvorlige

hvilken form for ILS en person har deltagere, som fik placebo, bivirkninger. Mindre end 1 %

forveerredes over 6 méaneder af deltagerne (1 ud af 124

Detaljerede oplysninger om forsgget er sammenlignet med deltagere, som deltagere), der fik placebo,
tilgeengelige pa https://clinicaltrials.gov/ct2/show/ fik pirfenidon oplevede alvorlige
study/NCT03099187 bivirkninger

Hvem har deltaget i forsgget?

Hvilke tests blev der foretaget | forsgget?

Forskere @nskede at vide, hvor meget resultaterne af de fglgende tests eendrede
sig fra starten af forsgget og efter 6 maneder

Forceret vitalkapacitet
hvor meget luft en person kan Diffusionskapacitet
puste ud efter at have taget en . 2
Lun ge- s& dyb vejrtrackning som mulig forlkulilte malte, hvar

godt deltagernes

fU n ktiOﬂ Malt Ml pé lunger transporterede
hjemme hver ilt fra luften og ud i

: egmed IR blodet
forsggscentre i HANDHOLDT 9%”93”“
14 |ande spirometer IEINSHEL

| seks

- Deltagerne udfyldte
maneder:

spgrgeskemaer for at
male, hvordan de havde Andre
det med deres symptomer test

(stakandethed og hoste)
og deres generelle
velbefindende (livskvalitet)

Zinc number: NP/ESB/1909/0060



Hvilke primaere resultater er forsgget naet frem til?

De apparater, som deltagerne fik med hjem for at male deres lungefunktion, blev indstillet, s& de fungerede bedst, hvis
der blev foretaget tre malinger hver dag. | dette forsag malte deltagerne deres lungefunktion en gang om dagen, sa
spirometret kunne ikke advare dem, hvis de havde gjort noget forkert. Det beted, at spirometrene accepterede nogle
lungefunktionsveerdier, som ikke var mulige, og at forskerne ikke kunne f& de oplysninger, de havde brug for, for at finde
ud af om pirfenidon havde en virkning pa lungefunktionen, nar den blev malt i hjemmet Malingerne, der blev foretaget

pé hospitalet, fungerede efter hensigten:

Forceret vital Diffusionskapaci- Gaafstanden
kapacitet tet for kulilte over 6 minutter
blev forveerret hos Forskellene mellem de

blev mindre i gruppen,
der tog placebo,
sammenlignet med
deltagere, der tog

deltagere, der tog to grupper var for sma
placebo, sammenlignet til at kunne afgare, om

e de!tage_re, el pirfenidon havde en
pirfenidon
effekt

Stakandethed, hoste
og livskvalitet
Forskellene mellem de
to grupper var for sma
til at kunne afggre, om
pirfenidon havde en
effekt

pirfenidon placebo pirfenidon placebo pirfenidon placebo

-18mL -113mL -1% -3% -2m -27m

Var der nogle bivirkninger?

Bivirkninger - eller 'ugnskede haendelser' - er ugnskede, medicinske tilstande (som
f.eks. hovedpine), der opstar under et forsgg. De bivirkninger, der er beskrevet i dette
sammendrag, er bivirkninger, som forsggsleegerne mente var forbundet med

forsggsbehandlingerne (pirfenidon eller placebo) [ Kvalme

—Diarré

[ 3 3K
[ ' ' ' — Falte treethed

|__Mindre
sultfglelse

o 0 060
—Fordgjelses-
— besveaer

[ Kvalme

I Diarré

o0 000
""' " Faolte treethed

—Mindre
sultfglelse

—Fordgijelses-
besveer

Der er indberettet to alvorlige bivirkninger i dette forsgg. En bivirkning opstod hos en deltager,

som tog pirfenidon (mindre sultfglelse), og den anden opstod hos en deltager, som tog placebo
(leverproblemer). Nogle deltagere valgte at stoppe med at tage leegemidlet under forsgget.

| pirfenidon-gruppen stoppede 25 ud af 127 deltagere (20 %) med at tage leegemidlet. Hos 16
ud af 127 deltagere (13 %) skyldtes dette en bivirkning forbundet med leegemidlet.

| placebo-gruppen stoppede 10 ud af 124 deltagere (8 %) med at tage leegemidlet. Hos 1 ud
af 124 deltagere (mindre end 1 %) skyldtes dette en bivirkning forbundet med laegemidlet

Zinc number: NP/ESB/1909/0060

Hvor kan jeg finde flere oplysninger?
Fa flere oplysninger om dette forsgg pa

https://clinicaltrials.gov/ct2/show/results/NCT03099187
https://www_clinicaltrialsregister.eu/ctr-search/search?q
uery=2016-002744-17
https://forpatients.roche.com/en/trials/respiratory-disord
er/a-study-of-pirfenidone-in-patients-with-unclassifiable
--64703.html

Hvis du gnsker at f& mere at vide om resultaterne af
forsaget, er den fulde titel pa den videnskabelige
undersggelse: "Pirfenidon hos patienter med
uklassificerbar progressiv fibroserende interstitiel
lungesygdom: et dobbeltblindt, randomiseret,
placebokontrolleret fase 2-forsgg." Forfatterne af den
videnskabelige undersggelse er: T.M. Maher, T.J.
Corte, A. Fischer, M. Kreuter, D.J. Lederer et. al.
Undersggelsen er publiceret i "Lancet Respiratory
Medicine".

Hvis du har yderligere spargsmal efter at have
leest dette sammendrag:

Ga ind pé ForPatients platform og udfyld kontaktformularen:
https://forpatients.roche.com/en/trials/respiratory-disord
er/a-study-of-pirfenidone-in-patients-with-unclassifiable
--64703.html

Eller kontakt en repraesentant fra dit lokale Roche kontor
Hvis du deltog i forsgget og har spgrgsmal til
resultaterne:

Tal med forsegslaegen eller personalet pa
forsegshospitalet eller -klinikken

Hvis du har spgrgsméal om din egen behandling:
Tal med laegen, som stér for din behandling

Planleegges der andre forsgg?

Der planleegges pa tidspunktet for udarbejdelsen af
dette sammendrag ingen yderligere forsgg for at
undersgge pirfenidone i forbindelse med ulLS

Forsgget startede i maj 2017 og vil blive afsluttet i januar
2020. forsgget bestar af to dele. Forsagets farste del
undersggte, hvor godt forsggslaegemidlet virkede, samt
hvor sikkert det var. forsggets anden del vil fokusere pa,
hvor sikkert leegemidlet er.

Sammendraget omfatter resultater frem til november
2018. Sammendraget preesenterer alle resultaterne fra
forsagets forste del. Forsggets anden del er
igangveerende pa tidspunkt for udarbejdelsen af dette
sammendrag.

Hvem stod bag og betalte for forsgget?

Dette forsgg er udarbejdet og betalt af F. Hoffmann-La
Roche Ltd., som har hovedseede i Basel, Switzerland.
Forsgget blev oprindeligt udviklet som en del af et NIHR-
sponsoreret Clinician Scientist Fellowship tildelt Professor
Toby M. Maher (NIHR Ref: CS-2013-13-017) og er
efterfalgende blevet tilpasset efter draftelser med F.
Hoffmann-La Roche, Ltd.
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