Kurzbericht Arzneimittelzulassung vom 23.12.2025

Sephience® (Wirkstoff: Sepiapterin)

Zulassung in der Schweiz: 05.08.2025

Pulver zum Einnehmen im

Beutel zZur

Behandlung von

Hyperphenylalaninamie bei Patienten mit Phenylketonurie (PKU)

Uber das Arzneimittel

Sephience enthalt den Wirkstoff Sepiapterin.

Sephience wird zur Behandlung von Hyper-
phenylalanindmie’ bei Patienten aller Alters-
stufen mit Phenylketonurie (PKU) angewen-
det, die auf diese Behandlung ansprechen.

PKU ist eine erbliche Stoffwechselkrankheit,
bei der Betroffene das Phenylalanin? nicht

richtig abbauen kénnen, was zu schadlichen
Anhaufungen im Blut und Gehirn fuhren
kann. Sepiapterin hilft, diese Uberschisse zu
verringern, wodurch der schadliche Phe-
nylalanin-Gehalt im Blut gesenkt werden
kann.

Wirkung

Sephience enthalt den Wirkstoff Sepiapte-
rin, der dem natdrlichen Stoff im Koérper ah-
nelt, welcher hilft, die Aminosaure Phe-
nylalanin abzubauen. Bei der Erkrankung
Phenylketonurie (PKU) funktioniert dieser
Abbauprozess nicht richtig, und zu viel Phe-
nylalanin kann sich im Blut und Gehirn an-

! Hyperphenylalanindmie ist ein Zustand, bei dem der Phe-
nylalanin-Wert im Blut erhoht ist.

2 Phenylalanin: Essentielle Aminosaure, die (iber die Nah-
rung aufgenommen wird und als Baustein fiir wichtige Kor-
perstoffe dient.

sammeln, was schadlich sein kann. Sepiapte-
rin wird im Korper zu einem Stoff namens
Tetrahydrobiopterin (BH4) umgewandelt.
Dies hilft dabei, die Mengen an Phenylalanin
im Blut zu senken, indem es die Aktivitat ei-
nes speziellen Enzyms® unterstltzt, das fur
den Abbau von Phenylalanin verantwortlich
ist.

3 Enzyme: spezielle Proteine, die chemische Vorgange im
Korper schneller ablaufen lassen.
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Anwendung

Sephience ist rezeptpflichtig.

Sephience ist als Pulver zum Einnehmen in
Beuteln in den Dosierungen 250 mg und
1000 mg erhaltlich.

Die empfohlene Dosis von Sephience richtet
sich nach Alter und Koérpergewicht der Pati-
entinnen und Patienten. Fur Personen ab 2

Jahren betragt die empfohlene Dosis 60
mg/kg/Tag. Juingere Kinder erhalten gerin-
gere Dosen, die je nach Alter angepasst wer-
den. Das Pulver wird einmal taglich einge-
nommen und kann in FlUssigkeit wie Wasser
oder Apfelsaft aufgeldst werden.

Wirksamkeit

Die Wirksamkeit von Sephience wurde in ei-
ner 2-teiligen Studie (PTC923-MD-003-PKU)
untersucht.

Zur Bewertung der Wirksamkeit von
Sephience bei der Behandlung von Phenyl-
ketonurie (PKU) wurden Patienten in zwei
Abschnitten gepruft. Im ersten Abschnitt er-
hielten die Teilnehmer Sephience fir 14
Tage, um festzustellen, welche Personen da-
rauf ansprechen. Nach einer mindestens 14-

tagigen Pause ohne Medikamentenein-
nahme wurden die Teilnehmer, die im ersten
Abschnitt angesprochen hatten, im zweiten
Abschnitt nach dem Zufallsprinzip entweder
mit Sephience in schrittweise steigenden Do-
sierungen oder mit einem Placebo (Schein-
medikament) tGber sechs Wochen behandelt.
Die Ergebnisse zeigten eine deutliche Sen-
kung der Phenylalaninwerte im Blut, was die
Wirksamkeit von Sephience bei Patienten,
die auf das Arzneimittel ansprechen, besta-
tigte.

Vorsichtsmassnahmen, unerwiinschte Wirkungen & Risiken

Sephience darf bei einer Uberempfindlich-
keit gegentber dem Wirkstoff oder einem
der Hilfsstoffe nicht angewendet werden.

Die haufigsten unerwiinschten Wirkungen
(betrifft mehr als einen von 10 Behandelten)
sind Durchfall, Bauchschmerzen, Infektion
der oberen Atemwege (Erkaltung) und
Kopfschmerzen.

Wahrend der Behandlung mit Sephience
sind regelmassige arztliche Kontrollen erfor-
derlich, um die Phenylalanin Werte im Blut
Zu messen.

Alle Vorsichtsmassnahmen, Risiken und wei-
tere mogliche unerwunschte Wirkungen
sind in der Patientinnen- und Patientenin-
formation (Packungsbeilage) sowie in der
Fachinformation aufgefihrt.

Begriindung des Zulassungsentscheids

In der Behandlung von Phenylketonurie
(PKU) ist eine lebenslange Diat mit wenig
Phenylalanin erforderlich, was besonders fur
Jugendliche und Erwachsene schwierig ein-
zuhalten ist. Sepiapterin bietet eine neue
Behandlungsoption, die zusatzlich zur diate-
tischen Therapie genutzt werden kann, um
die Phenylalaninspiegel im Blut langfristig

tiefer zu halten und die Lebensqualitat zu
verbessern.

Die relevante Zulassungsstudie zeigte, dass
bei Patientinnen und Patienten, die
Sephience erhielten und auf das Arzneimit-
tel ansprachen, eine deutliche Senkung der
Phenylalaninwerte im Blut erreicht werden
konnte.
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Unter Berlcksichtigung aller Risiken und hat daher das Arzneimittel Sephience mit
Vorsichtsmassnahmen und aufgrund der dem Wirkstoff Sepiapterin fur die Schweiz
vorliegenden Daten Uberwiegen die Vor- zugelassen.

teile von Sephience die Risiken. Swissmedic

Weitere Informationen zum Arzneimittel

Information fir medizinisches Fachpersonal: Weitere Fragen beantworten Gesundheits-
Fachinformation Sephience ® fachpersonen.

Information fur Patientinnen und Patienten
(Packungsbeilage): Patientinnen- und Pati-
enteninformation Sephience ®

Der Stand dieser Information entspricht demjenigen des SwissPAR. Neue Erkenntnisse Uber das
zugelassene Arzneimittel fliessen nicht in den Kurzbericht Arzneimittelzulassung ein.

In der Schweiz zugelassene Arzneimittel werden von Swissmedic Uberwacht. Bei neu festgestellten
unerwunschten Arzneimittelwirkungen oder anderen sicherheitsrelevanten Signalen leitet Swissmedic
die notwendigen Massnahmen ein. Neue Erkenntnisse, welche die Qualitat, die Wirksamkeit oder die Si-
cherheit dieses Arzneimittels beeintrachtigen kénnten, werden von Swissmedic erfasst und publiziert. Bei
Bedarf wird die Arzneimittelinformation angepasst.
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