Nota de prensa % IPSEN

Ipsen lanza odevixibat en Espana para el
tratamiento del prurito colestasico en el
sindrome de Alagille

e Su indicacioén es para el tratamiento del prurito colestasico en pacientes con Sindrome de Alagille
(SALG) a partir de seis meses de edad.

e El Sindrome de Alagille (SALG) es un trastorno genético hereditario poco comdn que puede afectar
a mdltiples érganos, entre los que se encuentran el higado, el corazon, el esqueleto, los ojos y los
rifones, y tiene una incidencia global estimada de 3 por cada 100.000 nacidos vivos?.

BARCELONA, ESPANA, 2 de septiembre 2026.- Ipsen (Euronext: IPN; ADR: IPSEY) ha recibido la
aprobacién de financiacién del Ministerio de Sanidad para Kayfanda® (odevixibat) para el tratamiento
del prurito colestéasico en pacientes con sindrome de Alagille (SALG) a partir de seis meses de edad.
Esta aprobacion supone un avance para esta comunidad de pacientes y refuerza el compromiso de
Ipsen con la innovacién médica en el campo de las enfermedades hepaticas colestasicas raras.

El SALG! es una enfermedad genética rara que puede afectar a muchas partes del cuerpo, como el
higado, el corazén, los ojos, la cara, el esqueleto, los vasos sanguineos y los rifiones. Los pacientes con
este sindrome tienen un flujo biliar reducido, lo que provoca una acumulacion de acidos biliares en la
sangre y en el higado (colestasis) que empeora con el tiempo y suele ir acomparnada de picor intenso.
A su vez, esto puede causar fibrosis y enfermedad hepatica progresiva.

Aproximadamente el 95 % de los pacientes con esta afeccidn presentan colestasis cronica,
generalmente dentro de los primeros tres meses de vida, y hasta el 88 % también presenta prurito o
picazén grave e intratable. La incidencia global estimada de SALG? es de 3 por cada 100.000 nacidos
vivos.

Segln el Dr. Esteban Frauca, jefe de Servicio de Pediatria del Hospital Universitario La Paz (Madrid), “/a
llegada de odevixibat es una excelente noticia para los nifios con sindrome de Alagille y enfermedad
hepatica colestatica que se incorpora a sus opciones de tratamiento. Se trata de una enfermedad poco
frecuente que puede tener un impacto muy importante en la calidad de vida de los pacientes y de sus
familias, por lo que disponer de nuevas alternativas terapéuticas supone un avance relevante’.

Para Lucia Regadera, directora Médica y de Asuntos Regulatorios de Ipsen para Espana y Portugal, 7a
financiacion de odevixibat en el Sistema Nacional de Salud es una excelente noticia para las personas
con sindrome de Alagille y sus familias. Que puedan disponer de esta opcion terapéutica supone un
paso adelante en su atencion y refleja el compromiso de [psen con la innovacion en enfermedades
raras y con mejorar la vida de quienes conviven con ellas’.

La aprobacion de la nueva molécula se ha basado en los datos del ensayo ASSERT?, un ensayo clinico
doble ciego, aleatorizado y controlado con placebo disefado para evaluar la seguridad y la eficacia de
120 pg/kg/dia del farmaco durante 24 semanas para aliviar el prurito en 52 pacientes con SALG de 32
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centros de América del Norte, Europa, Medio Oriente, Asia y Oceania. Los resultados se publicaron
en The Lancet.

El ensayo incluy6 a pacientes de O a 17 anos con un diagndstico de SALG confirmado genéticamente.
En el analisis primario, el estudio cumplié con los objetivos del criterio de valoracién principal al
demostrar una mejora estadisticamente significativa del prurito con odevixibat segln las mediciones
mediante la puntuacién de rascado de la herramienta PRUCISION® ObsRO (escala de 0 a 4 puntos),
entre el momento basal y el sexto mes (semanas 21 a 24), en comparacién con el grupo que recibid
placebo (p = 0,002). Mas del 90 % de los pacientes presentaron una mejora del prurito (cambio 2 1
punto en cualquier momento durante 24 semanas).

El estudio también cumplié con los objetivos del criterio de valoracién secundario clave al demostrar
una reduccién estadisticamente significativa en la concentracion de los AB séricos entre el momento
basal y la media de las semanas 20 y 24 (en comparacién con el grupo que recibié placebo; p = 0,001).
Se observaron mejoras estadisticamente significativas en multiples parametros del suefo ya desde las
semanas 1 a 4 en comparacion con los pacientes que recibieron placebo, y esta mejora continud hasta
la semana 24.

Acerca de Sindrome de Alagille

El SALG es un trastorno genético hereditario poco comin que puede afectar multiples 6rganos, entre
los que se encuentran el higado, el corazén, el esqueleto, los ojos y los rifones. El dafio hepéatico puede
producirse debido a conductos biliares malformados, méas estrechos o en menor cantidad de lo normal,
lo que conduce a una acumulacién de AB toxicos, conocida como colestasis. A su vez, esto puede
causar fibrosis y enfermedad hepéatica progresiva.

Aproximadamente el 95 % de los pacientes con esta afeccidn presentan colestasis cronica,
generalmente dentro de los primeros tres meses de vida, y hasta el 88 % también presenta prurito o
picazén grave e intratable.

Cada afio nacen hasta 1 de cada 30.000 nifios con SALG?. Se estima que en un 50 a 70 % de los casos
la enfermedad se produce por mutaciones espontaneas mientras que en el resto de los pacientes es
por una mutacion heredada si uno de los padres es portador de la enfermedad?.

Acerca de odevixibat

En junio de 2023, odevixibat fue aprobado en EE. UU. para el tratamiento del prurito colestasico en
pacientes a partir de los 12 meses de edad con SALG, y también obtuvo la exclusividad como
medicamento huérfano para el tratamiento del SALG. En septiembre de 2024, odevixibat fue aprobado
en la Unién Europea bajo la marca Kayfanda® para el tratamiento del prurito colestasico en pacientes
de seis meses de edad o mayores con SALG. Consulte la Ficha técnica del medicamento.

Sobre Ipsen

Somos una empresa biofarmacéutica global centrada en ofrecer farmacos transformadores para los
pacientes en tres areas terapéuticas: oncologia, enfermedades raras y neurociencias.
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Nuestra cartera de productos esta impulsada por la innovaciéon externa y respaldada por casi 100 ahos
de experiencia en desarrollo y por nuestros centros de EE. UU,, Francia y Reino Unido. Nuestros equipos,
presentes en mas de 40 paises, y nuestras alianzas a lo largo del mundo nos permiten llevar
medicamentos a los pacientes en mas de 100 paises.

lpsen cotiza en Paris (Euronext: IPN) y en Estados Unidos a través del American Depositary Receijpt
Program patrocinado de nivel 1 (ADR: IPSEY). Para obtener mas informacion, visite ipsen.com.

Ipsen Pharma Espana se encuentra ubicada en Barcelona. En Espana, la compania dispone de un sélido
porfolio en oncologia (rifidn, prostata, tiroides y tumores neuroendocrinos), enfermedades raras
(acromegalia, colestasis intrahepatica familiar progresiva (PFIC), colangitis biliar primaria (CBP) y
trastornos del crecimiento) y neurociencias (trastornos del movimiento). Para mas informacion,
visite ipsen.com/Spain
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