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Diazoxidkolin (Vykat XR) vid Prader-

Willis syndrom (PWS) som första 

linjens behandling vid hyperfagi 
Tidig bedömningsrapport 2025-12-04 

Läkemedlet  

Substans (läkemedel) Diazoxidkolin alias DCCR (Vykat XR) 

Nyhetsbeskrivning Första läkemedlet vid hyperfagi till patienter med Prader-Willis syndrom (PWS). 

Klassificering ATC-kod: V03AH01 

Företag Soleno Therapeutics, Essentialis 

Indikation, förväntad Diazoxidkolin vid Prader-Willis syndrom (PWS) som första linjens behandling vid 
hyperfagi från 4 års ålder. 

Verkningsmekanism Agonist för ATP-beroende kaliumkanal som bland annat regulerar insulinfrisättning. 
Verkningsmekanismen mot hyperfagi vid PWS är inte känd.  

Dosering, förväntad Dosering utifrån kroppsvikt där underhållsdosen kan variera mellan 100 och 525 mg 
en gång per dygn [1]. 

Administreringssätt Peroral depåberedning. 

Regulatorisk information Tidpunkt för ansökan EMA: 2025-05 

Tidigaste tidpunkt för förväntat godkännande: 2026-06 

PRIME ☐      Särläkemedelsstatus EU ☒      Accelererad process ☒ 

Godkänt på andra marknader: Nej ☐      Ja ☒  USA mars 2025. 

Berörd vårdverksamhet Barnendokrinologi, barnneurologi och expertteam för Prader-Willis syndrom. 

Försäljningssätt Recept ☒      Rekvisition ☐      Smittskydd recept ☐ 
 

Resurspåverkan  

Läkemedelskostnad Baserat på den genomsnittliga vikten av patienter i kliniska prövningar, planerar 
Soleno att prissätta Vykart XR till 466 200 USD per år [2] vilket motsvarar lite drygt 
4 470 000 kr (2025-06-04).  

Behov av specifik 
diagnostik 

Ja ☐      Nej ☒ 

Annan påverkan Eventuellt kan det bli aktuellt att uppdatera behandlingsriktlinjer.  
 

 

Sjukdomen  

Förekomst I Sverige föds årligen 5–7 barn med PWS (4–5 per 100 000 barn). Eftersom det kan 
finnas personer med lindriga former är det svårt att ange prevalensen, men 
uppskattningsvis har 350–450 personer PWS i Sverige [3].   
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Sjukdomen  

Sjukdomens 
svårighetsgrad 

PWS kännetecknas av omåttlig aptit (hyperfagi), låg produktion av tillväxthormon och 
könshormoner samt varierande grad av intellektuell funktionsnedsättning. Till 
syndromet hör också autism, humörsvängningar samt tvångshandlingar och 
självdestruktiva beteenden hos en del personer. Personer med PWS har en hög 
smärttröskel, men också nedsatt förmåga att berätta om sitt mående [3]. 

 

Efter 1–2 års ålder utvecklas successivt en uttalad ätstörning med en omåttlig aptit 
och ett tvångsmässigt förhållande till mat. Barnen kan äta sådant som normalt anses 
oätligt, och de har svårt att kräkas. Energibehovet är dessutom lågt, runt 50–
60 procent av det normala behovet i förhållande till kroppsvikten. Barnen har större 
fettmassa än muskelmassa, vilket sannolikt är en av förklaringarna till den sänkta 
ämnesomsättningen. 

 

Utan restriktiv kostbehandling leder ätstörningen och det låga energibehovet till 
uttalad fetma (obesitas) och därmed till en ökad risk att utveckla typ 2-diabetes, 
sömnapné samt hjärt- och kärlsjukdomar. Många får även belastningsskador och andra 
besvär från ben och fötter på grund av övervikten. 

Nuvarande behandling Behandlas barn ☒ och/eller vuxna ☒  

Behandlingsriktlinjer: Socialstyrelsen Sällsynta hälsotillstånd Prader Willis syndrom [3] 

 

Det saknas botande behandling. Behandlingen inriktas på att lindra symtomen, 
förebygga och behandla medicinska komplikationer samt kompensera för de 
funktionsnedsättningar som syndromet leder till. 

 

En viktig del i behandlingen är en strikt diet för att förhindra omåttligt ätande. Utan 
kostrestriktioner leder hyperfagi till svår fetma (obesitas) och därmed till en ökad risk 
att utveckla typ 2-diabetes samt hjärt- och kärlsjukdomar. Behandling med 
tillväxthormon förbättrar ämnesomsättningen, kroppssammansättningen och det 
allmänna välmåendet. I kombination med en restriktiv diet och ökad fysisk aktivitet 
minskar det också risken för obesitas med följdsjukdomar. 

 

En del personer med syndromet behöver habiliteringsinsatser. Insatser från tidig ålder 
kan stimulera barnets utveckling och förebygga beteendesvårigheter. Fasta rutiner och 
strukturerade aktiviteter samt personligt stöd hjälper barn och vuxna med syndromet 
att få ett bättre fungerande vardagsliv. 

 

https://www.socialstyrelsen.se/kunskapsstod-och-regler/omraden/sallsynta-halsotillstand/om-kunskapsdatabasen/sok-bland-sallsynta-halsotillstand/prader-willis-syndrom/
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Vetenskaplig dokumentation  

 Studie C602 (NCT03714373) [4] [5] Studie C601 (DESTINY), (NCT03440814) [6] [7] 

Typ av studie Fas III, öppen förlängd behandling (OLE) med efterföljande 
randomisering och placebokontrollerad dubbelblind utsättning 
(RW).  

Fas III, randomiserad, dubbelblind, placebokontrollerad.   

Status Avslutad  Avslutad 

Antal patienter Öppen förlängningsstudie (OLE): n=115  

Randomiserad utsättning (RW): n=77 (56 % kvinnor/flickor) 

124 (56 % kvinnor),  

Genomsnittsålder 13,4 år (från 4 års ålder till 44 års ålder) 

Patientpopulation 

Inklusion, urval 

• Ålder ≥ 4 år  

• OLE: Deltagit i studie C601   

• RW: Fullföljt OLE  
 

• Ålder ≥ 4 år  

• Genetiskt bekräftad PWS med hyperfagi 

• Stabil fas sedan minst 6 månader innan besök 1 

• Samma vårdare under minst 6 månader 

Exklusion, urval • Graviditet 

• Nytillkomna sjukdomar 

• Graviditet 

• Andra relevanta sjukdomar som kan påverka studiedeltagande 

Interventions- 
behandling 

Fortsatt behandling  

OLE: DCCR 75–525 mg 

 

RW: DCCR 75–525 mg  

 

Dosering efter vikt:  

100 mg/dygn ≥ 20 kg < 30 kg 

150 mg/dygn ≥ 30 kg < 40 kg 

225 mg/dygn ≥ 40 kg < 65 kg 

375 mg/dygn ≥ 65 kg < 100 kg 

450 mg/dygn ≥ 100 kg < 135 kg 

Diazoxidkolin extended-release tablett (DCCR)  

75 mg–450 mg under 13 veckor 

 

Dosering efter vikt:  

100 mg/dygn ≥ 20 kg < 30 kg 

150 mg/dygn ≥ 30 kg < 40 kg 

225 mg/dygn ≥ 40 kg < 65 kg 

375 mg/dygn ≥ 65 kg < 100 kg 

450 mg/dygn ≥ 100 kg < 135 kg  

 

Titrering till måldos varannan vecka  

Jämförelsearm Placebo (RW) Placebo 

Resultat Den primära utfallsvariabeln för OLE-delen av studien var 
förekomsten av biverkningar (se nedan). Efter den randomiserade 
uttrappningen (RW) förelåg det en signifikant skillnad mellan DCCR 

Det förelåg ingen signifikant skillnad jämfört med placebo avseende det primära 
utfallsmåttet förändring på hyperfagi-skattningsskalan HQ-CT (SD) efter 13 
veckor enligt minsta kvadratmetoden (LSM).  



 

 

(4/8) 

Vetenskaplig dokumentation  

Primär  
utfallsvariabel 

och placebo avseende förändring på hyperfagi-skattningsskalan HQ-
CT.    

HQ-CT 16 veckor efter utsättning [poäng ± SE] 

DCCR:      2,6 ± 1,1 (n=38); HQ-CT vid slutet av OLE: 9,0  

Placebo: 7,6 ± 1,1 (n=39); HQ-CT vid slutet av OLE: 8,1 

Skillnad mellan grupperna enligt minsta kvadratmetoden (LSM): HQ-
CT -5,0 (95 % KI: -8,1 till -1,8) 

 

HQ-CT, förändring efter 13 veckor [poäng ± SE] 

DCCR:     -5,9 ± 0,9 (n=82); HQ-CT vid studiestart: 23 

Placebo: -4,3 ± 1,1 (n=42); HQ-CT vid studiestart: 22 

 

Skillnad mellan grupperna enligt LSM:  

 -1,7 (95 % KI: -4,2 till 0,9) NS 

Sekundära  
utfallsvariabler  
(urval) 

OLE: Efter 52 veckors behandling med DCCR låg det genomsnittliga 
värdet ± SE för HQ-CT på 9,9 ± 0,77 (n = 96) 

RW: Enligt en klinisk globalskattning av förbättring (CGI-I) bedömdes 
fler patienter ha försämrats efter uttrappning av DCCR jämfört med 
gruppen som fortsatte behandlingen, skillnaden var dock inte 
statistiskt signifikant. Däremot förelåg det en signifikant skillnad 
avseende förändring av kroppsvikt mellan DCCR och placebo 
(utsättning). 

Försämring (much worse, very much worse):  

DCCR 25 % (9/36)                Placebo: 46,2 % (18/39) 

 

Förändring av vikt (SE) efter 16 veckor 

DCCR: + 0,8 kg (0,6 kg)       Placebo: + 2,4 kg (0,6 kg) 

Skillnad mellan grupperna: 1,6 kg (95 % KI: 0,1 till 3,1 kg) 

Det förelåg en signifikant skillnad jämfört med placebo avseende ”klinisk 
globalskattning av förbättring” (CGI-I). Däremot förelåg ingen skillnad jämfört 
med placebo när vårdarna skattade förändring (caregiver GI-C).   

Klinisk globalskattning av förbättring (CGI-I) 

Väldigt mycket förbättrad (very much improved) 

DCCR: 0 %               Placebo: 0 % 

Mycket förbättrad (much improved) 

DCCR: 6,1 %            Placebo: 0 % 

Minimal förbättring (minimally improved) 

DCCR: 30,5 %          Placebo: 4,8 % 

Oförändrad (no change) 

DCCR: 50 %             Placebo: 88,1 % 

Minimal försämring (minimally worse) 

DCCR: 13,4 %          Placebo: 7,1 % 

Mycket eller väldigt mycket sämre (much worse, very much worse)  

DCCR: 0 %                Placebo: 0 % 

Vårdarnas skattning av förändring (Caregiver GI-C) 

Förbättring (minimally, much, very much improved) 

DCCR: 39 %    Placebo: 28,5 % 

Försämring (minimally, much, very much worse) 

DCCR: 13 %     Placebo: 23,8 %  
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Vetenskaplig dokumentation  

Viktförändring från studiestart [kg ± SE] 

DCCR: -0,8 kg ± 0,36 Placebo: + 0,25 kg ± 0,44 

Skillnad (95 % KI):  1,05 kg (0,15–1,95 kg) 

Säkerhet Allvarliga biverkningar (SAE)  

OLE DCCR: 13,9 %  

RW DCCR:  0 % 

RW placebo: 2,6 % 

 

Studieavbrott OLE 

DCCR 2 år: 33 %  (38/115)  

(varav 5 pga. biverkningar) 

 

 

Allvarliga biverkningar (SAE) 

Placebo: 0 % (0/42) 

DCCR: 7,14 % (6/84)                    

Varav: pneumoni (n=2), nedre luftvägsinfektion (n=1), lungödem (n=1), 
andningssvikt (n=1), stafylokockinfektion (n=1), perifert öden (n=1), erytema 
multiforme (n=1), abnormt beteende (n=1), aggression (n=1) 

Studieavbrott (på grund av biverkningar) 

DCCR: n=5 (2)                      placebo: n=1 (1) 

 

Övriga biverkningar (urval) som anges i information till förskrivare i USA [1] 

Hypertrikos:               DCCR   36 %   Placebo 14 % 

Ödem:                         DCCR   27 %     Placebo 12 % 

Hyperglykemi:           DCCR 17 %     Placebo 5 % 

Hudreaktion (rash):  DCCR  12 %     Placebo 2 % 

CGI-I: Clinical global impression of improvement; HQ-CT: hyperphagia questionnaire total score (9 aspekter som vardera skattas från 0–4 enheter (0–36), högre poäng anger svårare symptom; En minskning 
av poäng ska tolkas som en förbättring; KI: konfidensintervall; LSM: least square mean; OLE: open label extension; RW: randomized withdrawal; SAE: serious adverse event; SE: standard error, standardfel 

 

Kommentar till den 
vetenskapliga 
dokumentationen 

Skillnaderna mellan DCCR och placebo är relativt små och efter 13 veckor bedömdes endast 6,1 procent fler som mycket förbättrade i 
den placebokontrollerade studien DESTINY. Det är som regel lättare att påvisa skillnader mellan aktiv behandling och placebo i 
utsättningsstudier, och så är det även här. I DESTINY-studien förelåg ingen statistisk signifikant skillnad avseende det primära 
utfallsmåttet. I publikationen som kopplas till denna studie anges att det förelåg en skillnad mellan placebo och DCCR i en undergrupp 
med mera uttalad hyperfagi [7]. Denna subgruppsanalys hade dock inte registrerats i FDA-databasen [6]. Studiedeltagarna i DESTINY 
inkluderades innan COVID-19 och vissa biverkningar från luftvägsorganen kan ha påverkats av detta.  

 

Innan deltagande i OLE och RW studien hade patienterna i genomsnitt behandlats med DCCR under 3,3 år. 
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Utöver studierna som listas ovan har det även publicerats en jämförelse mellan en obehandlad patientkohort med PWS och 
patienterna som ingick i studierna med diazoxidkolin [8].   
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Pipeline  

Andra läkemedel med 
indikationen 

Enligt AdisInsight (2025-04-10) studeras diazoxidkolin också vid hypertriglyceridemi, 
fas II, NCT01211847. En fas III-studie planerades, NCT00973271, men drogs tillbaka. 
Lite oklart om status vid denna indikation. 

Andra indikationer för 
läkemedlet 

Vid sökning på ”Prader-Willi syndrome” och hyperfagi i databasen AdisInsight 
återfanns följande i fas III med uppdatering under senare tid:  

• ARD 101, företag Aardvark Therapeutic, G-proteinkopplade receptoragonister, 
peroral beredning, NCT06828861 

• Karbetocin, företag Ferring Pharmaceuticals, oxytocinreceptoragonister, nasal 
spray, NCT06420297 

 

Övrigt 

- 
 

Författare  

Carl-Olav Stiller 

Docent, överläkare 

Klinisk farmakologi 

Karolinska Universitetssjukhuset 

Region Stockholm 

 

Författaren har lämnat jävsdeklaration, inget jäv föreligger. 
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Om rapporten 

Denna bedömningsrapport är utformad för att ge en bild av ett kommande läkemedels eller ny indikations 
potentiella värde och dess sannolika konsekvens för sjukvården. Rapporten är inte en läkemedelsvärdering utan ett 
tidigt underlag ämnat för regionernas förberedelser. Informationen om ett nytt läkemedel är vanligen begränsad 
innan det godkänts och slutsatserna som dras i denna rapport är preliminära. Rapporten gäller vid den tidpunkt den 
skrevs och revideras inte. 

 

Den tidiga bedömningsrapporten tas fram av de 4 regionerna (VGR, RÖ, RS, Region Stockholm) på uppdrag av 
Sveriges kommuner och regioner (SKR). Bedömningsrapporten är främst avsedd för läkemedelsstrategiskt arbete i 
SKR och regionerna men även TLV har tillgång till rapporterna. I de fall rapporten berör ett cancerläkemedel 
förmedlas den också vidare till NAC och RCC:s vårdprogramsgrupp.  

 

Rapporten skickas efter färdigställande till berört läkemedelsföretag för kännedom. Kontaktperson är koordinator 
Johanna Glad (johanna.glad@skane.se), Region Skåne 

 


