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Pyrukynd (mitapivat)
Informacién general sobre Pyrukynd y sobre los motivos por los que se
autoriza su uso en la UE

éQué es Pyrukynd y para qué se utiliza?

Pyrukynd es un medicamento que se utiliza para el tratamiento de la deficiencia de piruvato quinasa
(deficiencia de PK) en adultos, una enfermedad hereditaria que hace que los glébulos rojos se
descompongan mas rapido de lo normal.

La deficiencia de PK es una enfermedad «rara», y Pyrukynd fue designado «medicamento huérfano»
(es decir, un medicamento utilizado en enfermedades raras) el 22 de abril de 2020. Puede encontrar
informacién adicional sobre las designaciones como medicamento huérfano en:
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu-3-20-2270.

Pyrukynd contiene el principio activo mitapivat.

éComo se usa Pyrukynd?

Pyrukynd solo se podra dispensar con receta médica. Se presenta en comprimidos para tomar por via
oral. La dosis inicial recomendada es de un comprimido de 5 mg dos veces al dia. La dosis puede
aumentarse cada cuatro semanas en funcién de los niveles de hemoglobina (la proteina de los glébulos
rojos que transporta el oxigeno por el organismo) del paciente y de si ha necesitado una transfusion en
las 8 semanas anteriores. La dosis maxima recomendada de Pyrukynd es de 50 mg dos veces al dia.

Si es necesario interrumpir o suspender completamente el tratamiento, la dosis de Pyrukynd debera
reducirse gradualmente a lo largo de un periodo de 1 a 2 semanas.

Para mayor informacion sobre el uso de Pyrukynd consulte el prospecto o pongase en contacto con su
meédico o farmacéutico.

éComo actua Pyrukynd?

Los pacientes con deficiencia de PK tienen una forma defectuosa de piruvato quinasa, una proteina
presente en los gldébulos rojos que convierte la glucosa en energia. En consecuencia, los glébulos rojos
no pueden producir suficiente energia para mantener su forma, lo que hace que se descompongan
antes de que el organismo tenga tiempo para sustituirlos. Esta excesiva descomposicion de los
globulos rojos se conoce como anemia hemolitica.
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El principio activo de Pyrukynd, el mitapivat, se une a la piruvato quinasa y la activa, lo que hace que
esta actle con mayor eficacia y, por tanto, impida que los glébulos rojos de estos pacientes se
descompongan demasiado rapido.

éQué beneficios ha demostrado tener Pyrukynd en los estudios realizados?

Los beneficios de Pyrukynd se evaluaron en dos estudios principales. En el primer estudio, en el que
participaron 80 pacientes con deficiencia de PK que no recibian transfusiones de sangre con
regularidad, Pyrukynd se compard con un placebo (tratamiento ficticio). En este estudio, el 40 % de
los pacientes tratados con Pyrukynd presentaron un aumento de los niveles de hemoglobina de

1,5 g/dl, que se mantuvo en 2 o mas controles realizados después de 16, 20 y 24 semanas de
tratamiento, en comparacion con ninguno de los pacientes tratados con placebo.

En el segundo estudio, en el que participaron 27 pacientes que recibian transfusiones de sangre con
regularidad, Pyrukynd no se compard con placebo ni con ningdn otro medicamento. En este estudio, el
volumen de gldbulos rojos recibido en transfusiones se redujo mas de un tercio en el 37 % de los
pacientes.

éCuales son los riesgos asociados a Pyrukynd?

Los efectos adversos mas frecuentes de Pyrukynd (pueden afectar a mas de 1 de cada 10 pacientes)
son insomnio (dificultad para dormir), nauseas (ganas de vomitar) y disminucion de los niveles de la
hormona estrona en los analisis de sangre de pacientes varones.

La lista completa de efectos adversos y restricciones de Pyrukynd se puede consultar en el prospecto.

éPor qué se ha autorizado Pyrukynd en la UE?

Existen escasas opciones de tratamiento para los pacientes con deficiencia de PK, ya que la gestién de
la enfermedad se limita a tratamientos de apoyo para mejorar los sintomas y las complicaciones
asociadas a la anemia hemolitica. Aunque hubo algunas limitaciones asociadas a los estudios
principales, se ha demostrado que Pyrukynd proporciona beneficios clinicamente significativos a
algunos pacientes con deficiencia de PK, al aumentar los niveles de hemoglobina y reducir la necesidad
de transfusiones. Por tanto, se considerd que Pyrukynd abordaba una necesidad médica no cubierta en
estos pacientes.

Ademas, los efectos adversos de Pyrukynd se consideran controlables. Por consiguiente, la Agencia
Europea de Medicamentos ha decidido que los beneficios de Pyrukynd son mayores que sus riesgos y
ha recomendado autorizar su uso en la UE.

éQué medidas se han adoptado para garantizar un uso seguro y eficaz de
Pyrukynd?

Las recomendaciones y precauciones que deben seguir los profesionales sanitarios y los pacientes para
un uso seguro y eficaz de Pyrukynd se han incluido en la ficha técnica o resumen de las caracteristicas
del producto y el prospecto.

Como para todos los medicamentos, los datos sobre el uso de Pyrukyndse controlan de forma
continua. Los supuestos efectos adversos notificados de Pyrukynd son evaluados cuidadosamente y se
adoptan las medidas que pudieran resultar necesarias para proteger a los pacientes.
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Otra informacioén sobre Pyrukynd

Puede encontrar informacién adicional sobre Pyrukynd en la pagina web de la Agencia:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/pyrukynd
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