EUROPEAN MEDICINES AGENCY

SCIENCE MEDICINES HEALTH

EMA/669922/2022
EMEA/H/C/005378

Nulibry (fosdenopterinum)
Prehled pro pripravek Nulibry a pro¢ byl pripravek registrovan v EU

Co je pripravek Nulibry a k cemu se pouziva?
Nulibry je I&&ivy pFipravek pouzivany k 1é¢bé& pacientl s deficitem molybdenového kofaktoru typu A.

Deficit molybdenového kofaktoru typu A je dédi¢né onemocnéni, pfi kterém pacienti nemaji dostatek
latky zvané ,molybdenovy kofaktor", coZ je molekula potfebnd k produkci urditych enzymd. Bez téchto
enzymU se v mozku hromadi toxické sifi¢itany a zplsobuji jeho poskozeni.

V pFipad& onemocnéni ,typu A" je nepfitomnost molybdenového kofaktoru zplsobena tim, Ze
pacientdm chybi latka zvana ,cyklicky pyranopterin monofosfat®, kterou télo potfebuje k produkci
molybdenového kofaktoru.

Deficit molybdenového kofaktoru typu A je vzacné onemocnéni a pfipravek Nulibry byl oznacen dne
20. zafi 2010 jako ,léCivy pripravek pro vzacna onemocnéni®. Dalsi informace o tomto vzacném
onemocnéni naleznete zde.

Pripravek Nulibry obsahuje 1écivou latku fosdenopterin.
Jak se pripravek Nulibry pouziva?

Vydej pripravku Nulibry je vazan na lékarsky predpis. L&Cbu pFipravkem Nulibry by mél zahajit a
monitorovat zdravotnicky pracovnik, ktery ma zkusenosti s Ié¢bou dédi¢nych poruch metabolismu.

Pripravek Nulibry se podava jednou denné formou infuze (kapani) do zily. Doporucena davka je

0,90 mg na kilogram télesné hmotnosti. U pacientd mlad$ich neZ jeden rok se doporuduje nizsi
pocatecni davka a pomalejsi titracni schéma. Pocatecni davka a titracni schéma zavisi na gestacnim
véku pfi narozeni. Pokud je toto onemocnéni potvrzeno genetickym vysSetienim, [é¢ba musi pokracovat
po cely Zivot.

Vice informaci o pouzivani pripravku Nulibry naleznete v ptibalové informaci nebo se obratte na svého
Iékare i lékarnika.
Jak pripravek Nulibry pisobi?

Léciva latka v pripravku Nulibry, fosdenopterin, je synteticka forma cyklického pyranopterin
monofosfatu. Vzhledem k tomu, ze pacienti s deficitem molybdenového kofaktoru typu A nemaji
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dostatek cyklického pyranopterin monofosfatu, tento 1é¢ivy pripravek plsobi tak, Ze uvedenou latku
nahrazuje. Télo poté tuto latku pouziva k produkci molybdenového kofaktoru, coz mu umoznuje zacit

.....

Jaké prinosy pripravku Nulibry byly prokazany v prlibéhu studii?

PFinosy pripravku Nulibry byly zkoumany v péti hlavnich studiich, do kterych bylo zafazeno celkem 52
pacientl s deficitem molybdenového kofaktoru typu A. Tyto studie zkoumaly G&inek pripravku Nulibry
na preziti po jednom roce Ié&by. Vysledky u 15 pacientd 1é¢enych ptipravkem Nulibry byly porovnény
s predchozimi Udaji ze dvou studii, do kterych bylo zafazeno 37 pacientl, ktefi neuzivali pfipravek
Nulibry ani neabsolvovali jinou Ié¢bu. Po jednom roce bylo naZivu pfiblizné 93 % pacient uZivajicich
ptipravek Nulibry v porovnani s pfiblizné 75 % pacientd, ktefi neabsolvovali Zzddnou lé¢bu. Ze studii
také vyplynulo, ze ¢asna 1é¢ba pFipravkem Nulibry (tj. jesté pred tim, neZ u pacientl dojde

k zdvaznému podkozeni mozku) zachovava schopnost ptijimat jidlo Usty a zlep$uje rist a vyvoj
motorickych (pohybovych) a kognitivnich (dusevnich) funkci.

Jaka rizika jsou spojena s pripravkem Nulibry?

Nejcastéjsimi nezadoucimi ucinky pripravku Nulibry (které mohou postihnout vice nez 1 osobu z 10)
jsou komplikace spojené s podavanim lécivého pripravku pomoci katétru (cévky).

Uplny seznam nezadoucich G¢inkd a omezeni pfipravku Nulibry je uveden v pfibalové informaci.

Na zakladé ceho byl pripravek Nulibry registrovan v EU?

Vzhledem k tomu, ze deficit molybdenového kofaktoru typu A je velmi vzacné onemocnéni, studie
nebyly rozsahlé, ptipravek Nulibry v&ak prokézal svou Géinnost pti prodluzovani doby preZiti pacientl
s deficitem molybdenového kofaktoru typu A. Ze studii rovnéz vyplyva, Ze ¢asna lécba pFipravkem
Nulibry zlepsuje kvalitu Zivota pacientll a zpomaluje zhor$ovani onemocnéni. Dosud zaznamenané
nezadouci Ucinky jsou povazovany za zvladatelné. Vzhledem k zavaznosti onemocnéni a nedostatku
stavajicich moznosti IéCby Evropska agentura pro 1éCivé pfipravky rozhodla, zZe pfinosy pFipravku
Nulibry pFevysuji jeho rizika, a mize tak byt registrovan k pouziti v EU.

Pripravek Nulibry byl registrovan ,za vyjimeénych okolnosti*, nebot vzhledem ke vzacné povaze tohoto
onemocnéni nebylo mozné o pripravku Nulibry ziskat UpIné informace. Agentura kazdoroc¢né vyhodnoti
jakékoli nové informace a tento prehled bude podle potieby aktualizovan.

Jaké informace o pripravku Nulibry nebyly dosud predlozeny?

Jelikoz pripravek Nulibry byl registrovan za vyjimecnych okolnosti, spolecnost, ktera pripravek Nulibry
dodava na trh, kazdorocné predlozi veskeré nové informace o bezpecnosti a Ucinnosti pripravku
Nulibry. Spoleénost navic provede studii u pacientt s deficitem molybdenového kofaktoru typu A
lIé¢enych pripravkem Nulibry v klinické praxi a predlozi jeji vysledky, aby dale podrobnéji popsala
dlouhodobou bezpecnost a ucinnost lIéc¢ivého pripravku.

Jaka opatreni jsou uplatiovana k zajisténi bezpecného a acinného
pouzivani pripravku Nulibry?

Spoleénost, ktera ptipravek Nulibry dodava na trh, poskytne véem zdravotnickym pracovnikim,

u nichz se ocekava, ze budou pripravek Nulibry pfedepisovat, vzdélavaci materialy, které by mély byt
sdileny s pacienty nebo oSetfujicimi osobami, u nichz se predpoklada, ze budou pripravek Nulibry
pouzivat doma. Tyto materidly budou obsahovat pokyny k pouzivani pripravku a infuzni diar.
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Do souhrnu tdajli o pfipravku a piibalové informace byla rovnéz zahrnuta doporuéeni a opatieni pro
bezpecné a ucinné pouzivani pripravku Nulibry, kterd by méla byt dodrzovana zdravotnickymi
pracovniky i pacienty.

Jako u v&ech lé¢ivych pFipravkd jsou Gdaje o pouzivani pripravku Nulibry pribé&Zné sledovany.
Podezieni na nezadouci u¢inky nahldasend v souvislosti s pripravkem Nulibry jsou peclivé hodnocena a
jsou ucinéna vedkera nezbytna opatreni, aby bylo chranéno zdravi pacientd.

Dalsi informace o pripravku Nulibry

Dalsi informace o pFipravku Nulibry jsou k dispozici na internetovych strankach agentury na adrese
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/nulibry.
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