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Emcitat (tiratricol)
En oversigt over Emcitat, og hvorfor det er godkendt i EU

Hvad er Emcitat, og hvad anvendes det til?

Emcitat er et laegemiddel, der anvendes til behandling af perifer thyrotoksikose (for hgjt indhold af
visse thyroideahormoner i blodet) hos personer med monocarboxylattransporter 8 (MCT8)-mangel.
MCT8-mangel kaldes ogsa Allan-Hernon-Dudley-syndrom, en lidelse, der pavirker hjernens udvikling.

Emcitat indeholder det aktive stof tiratricol og er et "hybridlaegemiddel". Det betyder, at det svarer til
et "referencelazegemiddel”, som indeholder det samme aktive stof. Der er dog visse forskelle mellem de
to: Emcitat fs som dispergible tabletter (blandes med vand, inden det tages), mens
referencelaegemidlet var tilgeengeligt som tabletter, der skulle tages gennem munden.
Referenceleegemidlet for Emcitat er Téatrois, som blev markedsfgrt i Frankrig til behandling af
thyreoideahormonresistenssyndrom.

MCT8-mangel er sjeelden, og Emcitat blev udpeget som "laegemiddel til sjaeldne sygdomme" den 8.
november 2017. Der findes mere information om laegemidler til sjeeldne sygdomme pa EMA's websted.

Hvordan anvendes Emcitat?

Emcitat fas kun pa recept, og behandlingen bgr indledes og overvages af en laege, der har erfaring
med behandling af patienter med sjzeldne genetiske sygdomme.

Leegemidlet fas som dispergible tabletter, der skal tages 1-3 gange dagligt. Tabletterne skal oplgses
(blandes) i en lille maengde vand og derefter gives med sprgjte i munden eller gennem sonde.
Startdosen afhaenger af patientens kropsvaegt. Dosis gges gradvist hver anden uge, indtil blodets
indhold af skjoldbruskkirtelhormonet triiodothyronin (T3) er tilstraekkeligt ssenket.

Hvis du gnsker mere information om anvendelsen af Emcitat, kan du leese indlaegssedlen eller kontakte
laegen eller apotekspersonalet.
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Hvordan virker Emcitat?

Thyrotoksikose ved MCT8-mangel skyldes en mutation (aendring) i genet, som giver instrukser om
dannelse af et protein kaldet MCT8. Dette protein transporterer normalt skjoldbruskkirtelhormonet T3
ind i celler i forskellige vaev og organer, herunder hjernecellerne. P& grund af genmutationen virker
MCT8 ikke korrekt, og T3 kan derfor ikke treenge ind i hjernecellerne, hvilket medfgrer problemer med
hjerne- og muskeludvikling. Det medfgrer ogsd en ophobning af T3 i andre dele af kroppen, hvilket
medfgrer problemer som fglge af for meget skjoldbruskkirtelhormon (hyperthyreoidisme). Det aktive
stof i Emcitat, tiratricol, ligner meget T3, men behgver ikke MCT8 for at bevaege sig ind og ud af
cellerne. Leegemidlet forventes derfor at traenge ind i kroppens celler hos patienter med MCT8-mangel
og erstatte det manglende T3-hormon. Dette bidrager til at genoprette en normal
skjoldbruskkirtelhormonaktivitet i kroppen og reducerer symptomerne pa perifer thyrotoksikose.

Hvilke fordele viser studierne, at der er ved Emcitat?

Et hovedstudie, der omfattede 46 bgrn og voksne med MCT8-mangel, som medfgrte
sygdomssymptomer, viste, at behandling med Emcitat reducerede det gennemsnitlige niveau af T3 i
blodet fra 4,97 nmol/I til 1,82 nmol/I efter 12 m3neders behandling. Stgttedata viste ogsd sma
forbedringer i tegn pa thyrotoksikose sdsom @get hjertefrekvens, hgit blodtryk og for tidlige
sammentraekninger (ekstra hjerteslag). I studiet blev Emcitat ikke sammenlignet med et andet
laegemiddel eller placebo (en uvirksom behandling).

Hvilke risici er der forbundet med Emcitat?

Den fuldstaendige liste over bivirkninger og begraensninger ved Emcitat fremgar af indleegssedlen.

De mest almindelige bivirkninger ved Emcitat (som kan forekomme hos op til 1 ud af 10 personer) er
hyperhidrose (gget svedtendens), diarré, irritabilitet, angst og mareridt. Disse bivirkninger opstar
normalt ved begyndelsen af behandlingen, eller ndr dosen gges, og bliver normalt bedre inden for
nogle fa dage.

Emcitat ma ikke anvendes til behandling af andre arsager til hyperthyreoidisme. Det ma heller ikke
anvendes under graviditet.

Hvorfor er Emcitat godkendt i EU?

P& godkendelsestidspunktet var der ingen godkendt behandling i EU for perifer thyrotoksikose
forarsaget af MCT8-mangel, som er en meget sjeelden og alvorlig sygdom. Et studie med patienter
med MCT8-mangel har vist, at Emcitat reducerer det gennemsnitlige niveau af
skjoldbruskkirtelhormonet T3 og medfgrer sma forbedringer i tegn p& perifer thyreotoksikose. Emcitats
sikkerhed er sammenlignelig med sikkerheden ved referencelaegemidlet og anses for acceptabel ved
passende dosering og overvagning.

Agenturet var derfor af den opfattelse, at fordelene ved Emcitat opvejer risiciene, og at det kan

godkendes til anvendelse i EU.

Hvilke foranstaltninger traeffes der for at sikre, at Emcitat anvendes sikkert
og effektivt?

Der er anfgrt anbefalinger og forholdsregler i produktresuméet og indleegssedlen, som patienter og
sundhedspersonale skal fglge for at sikre, at Emcitat anvendes sikkert og effektivt.
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Som for alle laegemidler bliver data vedrgrende anvendelsen af Emcitat Isbende overv8get. De
formodede bivirkninger ved Emcitat vurderes omhyggeligt, og der treeffes de ngdvendige
forholdsregler for at beskytte patienterne.

@vrig information om Emcitat

Yderligere information om Emcitat findes p& agenturets websted:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/emcitate.

Denne oversigt blev sidst ajourfgrt i 01-2025.
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