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Co je pripravek Sephience a k cemu se pouziva?

Sephience je léCivy pripravek pouzivany k [éCbé hyperfenylalaninemie (nadmérné hladiny fenylalaninu
v krvi) u dospélych a déti s fenylketonurii. Fenylketonurie je dédi¢né onemocnéni, pfi kterém se v krvi
v abnormalné vysokych hladindch hromadi aminokyselina fenylalanin (jeden ze stavebnich prvkd
bilkovin), coZ zplsobuje problémy v nervovém systému.

Hyperfenylalaninemie je vzacné onemocnéni a pripravek Sephience byl oznacen jako ,lécCivy pFipravek
pro vzacna onemocnéni® dne 20. kvétna 2021. Dalsi informace o tomto vzacném onemocnéni
naleznete na internetovych strankach agentury EMA.

Pfipravek Sephience obsahuje IéCivou latku sepiapterin.
Jak se pripravek Sephience pouziva?

Vydej pfipravku Sephience je vazan na lékafsky predpis. LéCbu musi zahdjit a kontrolovat Iékaf se
zkuSenostmi s |écbou fenylketonurie.

Pfipravek Sephience je k dispozici ve formé prasku, ktery se rozpusti ve vodé nebo v jableéné stavé
nebo se smichad s mékkymi potravinami. Uziva se jednou denné s jidlem.

Vice informaci o pouzivani pfipravku Sephience naleznete v pfibalové informaci nebo se obratte na
svého |ékare Ci Iékarnika.

Jak pripravek Sephience plsobi?

U pacientl s fenylketonurii se enzym (druh bilkoviny) zvany fenylalaninhydroxyléaza, ktery pfeméfiuje
fenylalanin na jinou aminokyselinu, nemtze spravné poskladat, a jeho aktivita je proto snizend. To
vede k hromadéni fenylalaninu v krvi, coz zplsobuje pfiznaky onemocnéni.

Léciva latka v pripravku Sephience, sepiapterin, je formou prirodni latky, kterou télo potfebuje

k produkci tetrahydrobiopterinu (BH4). BH4s pomaha fenylalaninhydroxylaze pfeménovat fenylalanin.
Sepiapterin snizuje hladinu fenylalaninu v krvi dvéma zplsoby: 1.) zvy3enim hladiny BH4 v téle a 2.)
navazanim se na fenylalaninhydroxylazu a jeji stabilizaci, ¢imz zvySuje jeji aktivitu.
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Jaké prinosy pripravku Sephience byly prokazany v pribéhu studii?

V jedné hlavni studii bylo prokazano, ze pfipravek Sephience snizuje hladinu fenylalaninu v krvi.

Do prvni &asti studie bylo zafazeno 157 pacientl s fenylketonurii, kterym byl podavan ptipravek
Sephience po dobu 14 dn{. Pacienti ve véku nejméné 2 let, u nichz doslo ke snizeni hladiny
fenylalaninu v krvi o 15 % nebo vice (110 pacientl), byli povazovani za pacienty reagujici na l1é¢bu

a byli zafazeni do druhé &asti studie, v niz jim byl po dobu 6 tydnl podavan bud ptipravek Sephience,
nebo placebo (neucinny pripravek). Hlavnim méritkem Gcinnosti byla dalsi zména hladiny fenylalaninu
v krvi u pacientd, u nichz doslo k poklesu hladiny fenylalaninu v krvi o 30 % nebo vice jiz v prvni ¢asti
studie.

U pacientd lé¢enych pFipravkem Sephience doslo ke snizeni hladiny fenylalaninu v krvi o pfiblizné

410 mikromold na litr (63% snizeni oproti plvodni hlading) ve srovnani s pfiblizné 16 mikromoly na litr
(1,4% snizeni) u pacientl, kterym bylo podavano placebo. Ze studie navic vyplynulo, Ze u pacientd,
ktefi nereagovali na sapropterin (jiné IéCivo na hyperfenylalaninemii), bylo pfi IéCbé pripravkem
Sephience dosazeno snizeni hladiny fenylalaninu v krvi o 30 % nebo vice.

Z Gdajl z probihajici studie rovn&Z vyplynulo, Ze pfinosy 1é¢by jsou v prib&hu ¢asu zachovany
a umozniuji pacientdm zvysit piijem fenylalaninu ze stravy.

Dal&i idaje prokazaly, Ze u pacientl mladSich 2 let je snizeni hladin fenylalaninu v krvi podobné jako
u starsich déti.

Jaka rizika jsou spojena s pripravkem Sephience?

Uplny seznam nezadoucich G¢inkd a omezeni pripravku Sephience je uveden v p¥ibalové informaci.

Nejcastéjsimi nezadoucimi Ucinky pripravku Sephience (které mohou postihnout vice nez 1 osobu

z 10 ) jsou infekce hornich cest dychacich (infekce nosu a hrdla), bolest hlavy, prijem a bolest bficha.
AZ 1 osobu z 10 mize postihnout také neobvykle zbarvend stolice a hypofenylalaninemie (nizka
hladina fenylalaninu).

Na zakladé ceho byl pripravek Sephience registrovan v EU?

Bylo prokazano, ze u pacientl s fenylketonurii ptipravek Sephience po 6 tydnech |é¢by ve srovnani s
placebem vyznamné sniZil hladinu fenylalaninu v krvi. O¢ekava se, Ze toto snizeni pomGze kontrolovat
onemocnéni a pfinese vyznamné zdravotni pfinosy. Bylo prokazéno, Ze Ucinek na hladinu fenylalaninu
je v pribé&hu ¢asu zachovan a zlep&uje kvalitu Zivota pacientl. Pfipravek Sephience také predstavuje
alternativni Ié¢bu pro pacienty, ktefi nemohou uzivat stavajici IéCbu nebo na ni nereaguiji.

Bezpecnostni profil pfipravku Sephience je povzbudivy, nebyly hlaseny Zadné zavazné nezadouci
ucinky.

Evropska agentura pro |éCivé pripravky proto rozhodla, Zze pfinosy pfipravku Sephience prevysuji jeho
rizika, a mdze tak byt registrovan k pouziti v EU.

Jaka opatreni jsou uplatnovana k zajisténi bezpecného a ucinného
pouzivani pripravku Sephience?

Do souhrnu Gdajl o ptipravku a pFibalové informace byla zahrnuta doporuéeni a opatfeni pro bezpeéné
a ucinné pouzivani pfipravku Sephience, kterd by méla byt dodrzovana zdravotnickymi pracovniky
i pacienty.
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Jako u véech Ié¢ivych piipravkd jsou Udaje o pouzivani pripravku Sephience priibézné sledovany.
Podezieni na nezadouci Ucinky nahlasena v souvislosti s pfipravkem Sephience jsou peclivé hodnocena
a jsou ucinéna vedkera nezbytna opatieni, aby bylo chrdnéno zdravi pacientd.

Dalsi informace o pripravku Sephience

Pripravku Sephience bylo udéleno rozhodnuti o registraci platné v celé EU dne

Dalsi informace o pfipravku Sephience jsou k dispozici na internetovych strénkach agentury na adrese
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/sephience.

Tento prehled byl naposledy aktualizovan v 05-2025.
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