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Prehled pro pripravek Defitelio a proc¢ byl pripravek registrovan v EU

Ve

Co je pripravek Defitelio a k cemu se pouziva?

Defitelio je l1écivy pripravek, ktery se pouziva k |éCbé zadvazného venookluzivniho onemocnéni

u pacientl podstupujicich transplantaci hematopoetickych (krvetvornych) kmenovych bunék.
Venookluzivni onemocnéni je stav, kdy dochazi k uzaveéru zil v jatrech, coz vede k poruse funkce jater.
Pfipravek Defitelio se pouziva u dospélych a déti od jednoho mésice véku.

Pripravek Defitelio obsahuje 1é¢ivou latku defibrotid.

Venookluzivni onemocnéni je vzacné onemocnéni a pripravek Defitelio byl oznacen dne 29. Cervence
2004 jako ,léCivy pripravek pro vzacna onemocnéni*. Dalsi informace o tomto vzacném onemocnéni
naleznete zde: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.

Jak se pripravek Defitelio pouziva?

Vydej pripravku Defitelio je vazan na lékarsky predpis. LéCbu musi predepsat a podavat Iékar, ktery
ma zkusenosti s 1écbou komplikaci pfi transplantaci krvetvornych kmenovych bunék. Pfipravek se
podava infuzi (kapanim) do Zily po dobu dvou hodin Ctyfikrat denné. Davka zavisi na télesné hmotnosti
pacienta. Lé¢ba by méla trvat alespon 3 tydny a méla by pokracovat, dokud pfiznaky u pacienta
nevymizi. Vice informaci o pouzivani pripravku Defitelio naleznete v pfibalové informaci nebo se
obratte na svého Iékare ¢i Iékarnika.

Jak pripravek Defitelio plsobi?

Venookluzivni onemocnéni je obvykle komplikaci 1é¢by znamé jako ,myeloablativni chemoterapie",
ktera se podava pred transplantaci krvetvornych kmenovych bunék. Myeloablativni chemoterapie se
pouziva k ocisténi pacientovy kostni dfené od bunék pied podanim zdravych kmenovych bunék. Lécivé
pripravky pouzivané k této 1é¢bé mohou poskodit vystelku krevnich cév v jatrech, coz vede k tvorbé
srazenin a uzavieni krevnich cév, coz jsou stavy pozorované u venookluzivniho onemocnéni.

Léc&iva latka v pripravku Defitelio, defibrotid, plsobi tak, ze zvyS$uje rozpousténi srazenin v krvi. Navic
defibrotid chrani bunky, které vystylaji krevni cévy.
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Jaké prinosy pripravku Defitelio byly prokazany v priibéhu studii?

Zavazné venookluzivni onemocnéni se vyznacuje 75% a vyssi amrtnosti. V jedné hlavni studii
zahrnujici 102 pacientl se zavaznym venookluzivnim onemocné&nim po transplantaci krvetvornych
kmenovych bunék byl pFipravek Defitelio porovnavan s predchozimi zédznamy u pacientl, kteFi
dostdvali standardni podptrnou Ié¢bu. Piipravek Defitelio snizil imrtnost za 100 dnt od transplantace
na 62 %, pricemz 24 % pacientl nevykazovalo po 100 dnech 7adné piiznaky zavazného
venookluzivniho onemocnéni.

PFinosy pFipravku Defitelio byly pozorovany také na Grovni Udajll z registru pacientd ve Spojenych
statech (shromazdujiciho Gdaje o pacientech standardizovanym zplsobem), v rdmci kterého pacienti
se zavaznym venookluzivnim onemocnénim po transplantaci krvetvornych kmenovych bunék, ktefi
uzivali pfipravek Defitelio a dostavali standardni péci, vykazovali lepsi vysledky nez pacienti, ktefi
dostavali pouze standardni péci, véetné vyssi miry preziti po 100 dnech (39 % oproti 31 %) a vyssiho
podilu pacientd, u kterych venookluzivni onemocnéni vymizelo (51 % oproti 29 %).

Jaka rizika jsou spojena s pripravkem Defitelio?

Nejcastéjsimi nezadoucimi Uclinky pripravku Defitelio jsou hypotenze (nizky krevni tlak) a krvaceni.
Uplny seznam nezadoucich G¢inkd piipravku Defitelio je uveden v p¥ibalové informaci.

Pripravek Defitelio se nesmi uzivat spolecné s dalsimi IéCivymi pFipravky, které rozpoustéji krevni
srazeniny. Uplny seznam omezeni je uveden v pfibalové informaci.

Na zakladé ceho byl pripravek Defitelio registrovan v EU?

Evropska agentura pro lécivé pripravky rozhodla, ze prinosy pripravku Defitelio pfevysuji jeho rizika
a mlze tak byt registrovan k pouZiti v EU. Bylo prokazano, Ze pfipravek Defitelio prodluZuje dobu
preziti u pacientd se zadvaznym venookluzivnim onemocnénim. A&koli nebylo mozné provést studii,
ktera by pfimo porovnavala pFipravek Defitelio s placebem (neucinnym pfipravkem), spole¢nost
predlozila dostatecné Udaje k prokazani toho, Ze pacienti |1éCeni timto |éCivym pFipravkem maji vyssi
Sanci na preziti. Pozorované nezadouci ucinky, napf. krvaceni, byly povazovany za zvladatelné

a nebylo mozné s jistotou uréit, zda byly zplsobeny ptipravkem Defitelio.

Pfipravek Defitelio byl registrovan za ,vyjimeénych okolnosti*, nebot vzhledem ke vzacné povaze
tohoto onemocnéni nebylo mozné o pripravku Defitelio ziskat UpIné informace. Evropska agentura pro
|éCivé pripravky kazdoro¢né vyhodnoti jakékoli nové informace a tento prehled bude podle potieby
aktualizovan.

Jaké informace o pripravku Defitelio nebyly dosud predlozeny?

Jelikoz pripravek Defitelio byl registrovan za vyjimecnych okolnosti, spole¢nost, ktera pripravek
Defitelio dodava na trh, je povinna predlozit vysledky z probihajici studie jeho bezpecnosti pfi pouziti
k prevenci venookluzivniho onemocnéni u dospélych a déti podstupujicich transplantaci krvetvornych
kmenovych bunék. Spole¢nost dale provede analyzu Gdajl z vysledk{ transplantace u pacientd

s venookluzivnim onemocnénim, ktefi byli, nebo naopak nebyli [éCeni pripravkem Defitelio.
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Jaka opatreni jsou uplatnovana k zajisténi bezpecného a ucinného
pouzivani pripravku Defitelio?

Do souhrnu Gdajl o ptipravku a pFibalové informace byla zahrnuta doporuéeni a opatfeni pro bezpeéné
a ucinné pouzivani pfipravku Defitelio, ktera by méla byt dodrzovana zdravotnickymi pracovniky
i pacienty.

Jako u véech Ié&ivych ptipravkd jsou Udaje o pouZivani pFipravku Defitelio pribé&zné sledovany.
Nezadouci ucinky nahlasené v souvislosti s pfipravkem Defitelio jsou peclivé hodnoceny a jsou ucinéna
veskera nezbytna opatieni, aby bylo chranéno zdravi pacientd.

Dalsi informace o pripravku Defitelio

Pripravku Defitelio bylo udéleno rozhodnuti o registraci platné v celé EU dne 18. fijna 2013.

Dalsi informace o pripravku Defitelio jsou k dispozici na internetovych strankach agentury na adrese
ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports.

Tento prehled byl naposledy aktualizovan v 10-2019.
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