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Emcitate (tiratrikool)
Ulevaade ravimist Emcitate ja ELis migiloa véljastamise pdhjendus

Mis on Emcitate ja milleks seda kasutatakse?

Emcitate on ravim, mida kasutatakse perifeerse tiireotoksikoosi (teatud kilpnaarmehormoonide liigne
sisaldus veres) raviks monokarbokstilaadi transporter 8 (MCT8) vaegusega patsientidel. MCT8 vaegust
nimetatakse ka Allan-Herndon-Dudley stindroomiks, mis on aju arengut mdjutav haire.

Emcitate sisaldab toimeainet tiratrikooli ja on hibriidravim. See tahendab, et see on sarnane
vordlusravimiga, mis sisaldab sama toimeainet, kuid nende kahe vahel on teatud erinevusi. Emcitatet
turustatakse dispergeeruvate tablettidena (mis segatakse enne manustamist veega) ja vordlusravimit
turustatakse suukaudsete tablettidena. Emcitate vordlusravim on Téatrois, mida turustati Prantsusmaal
kilpndarmehormoonide resistentsuse siindroomi raviks.

MCT8 vaegus esineb harva ja Emcitate nimetati 8. novembril 2017 harvikravimiks. Lisateave

harvikravimiks nimetamise kohta on EMA veebilehel.

Kuidas Emcitatet kasutatakse?

Emcitate on retseptiravim. Ravi peab alustama ja jalgima harvaesinevate geneetiliste hairetega
patsientide ravis kogenud arst.

Ravimit turustatakse dispergeeruvate tablettidena, mida vietakse 1-3 korda 66paevas. Tabletid tuleb
lahustada (segada) vaikeses koguses vees ja seejarel manustada slstla abil suhu voi toitmissondi
kaudu. Algannus sdltub patsiendi kehamassist. Annust suurendatakse jark-jérgult iga kahe nadala
jarel, kuni kilpndarmehormooni trijodotironiini (T3) sisaldus veres on piisavalt vahenenud.

Lisateavet Emcitate kasutamise kohta saate pakendi infolehelt v3i kiisige oma arstilt vdi apteekrilt.
Kuidas Emcitate toimib?

MCT8 puudulikkuse korral esinevat tlireotoksikoosi pdhjustab geenimutatsioon (muutus), mis annab
juhiseid valgu MCT8 tekitamiseks. See valk transpordib kilpndarmehormooni T3 tavaliselt eri kudede ja
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elundite, sealhulgas aju rakkudesse. Geenimutatsiooni tottu ei toimi MCT8 nduetekohaselt ja seega ei
saa T3 siseneda ajurakkudesse, pdhjustades probleeme aju ja lihaste arengus. Samuti pShjustab see
T3 kogunemist organismi teistesse osadesse, pdhjustades probleeme liiga suure kilpnaarmehormooni
sisalduse (hlpertlreoidism) tottu. Emcitate toimeaine tiratrikool on vaga sarnane T3-ga, kuid
rakkudesse ja rakkudest vélja liikumiseks ei ole MCT8 vaja. Seetdttu eeldatakse, et ravim siseneb
MCT8 vaegusega patsientidel organismi rakkudesse ja asendab puuduva T3 hormooni. See aitab
taastada kilpnaarmehormooni normaalset aktiivsust organismis ja vdhendada perifeerse
tlreotoksikoosi simptomeid.

Mis on uuringute pohjal Emcitate kasulikkus?

PShiuuringus, milles osales 46 haiguse simptomeid pdhjustava MCT8 vaegusega last ja tdiskasvanut,
leiti, et 12-kuuline Emcitate-ravi vdhendas T3 keskmist sisaldust veres 4,97 nmol/I-It 1,82 nmol/I-le.
Toetavad andmed tdendasid ka tiireotoksikoosi simptomite, naiteks kiirenenud stidametegevus, kdrge
vererdohk ja enneaegsed kodade kokkutdmbed (liigsidameld6gid), vaikest paranemist. Uuringus ei
vorreldud Emcitatet Uhegi teise ravimi ega platseeboga (ndiv ravim).

Mis on Emcitate riskid?

Emcitate kdrvalndhtude ja piirangute téielik loetelu on pakendi infolehel.

Emcitate kdige sagedamad kdrvalndhud (vdivad esineda kuni 1 patsiendil 10st) on naiteks
hiperhidroos (liighigistamine), kdhulahtisus, arrituvus, drevus ja dudusunendod. Need kdrvalndhud
tekivad tavaliselt ravi alguses v6i annuse suurendamisel ja paranevad tavaliselt m&ne paeva jooksul.

Emcitatet ei tohi kasutada hipertlireoosi muude pdhjuste raviks. Ravimit ei tohi kasutada raseduse
ajal.

Miks Emcitate ELis heaks kiideti?

Milgiloa andmise ajal ei olnud ELis heaks kiidetud MCT8 vaeguse pdhjustatud perifeerse
tlireotoksikoosi ravi, mis on vaga haruldane ja raske seisund. Uuringus, milles osalesid MCT8
vaegusega patsiendid, tdendati, et Emcitate vahendab kilpnddrmehormooni T3 keskmist sisaldust ja
pOhjustab perifeerse tilireotoksikoosi tunnuste vaikest paranemist. Emcitate ohutus on vdrreldav
vordlusravimi ohutusega ning seda peetakse sobiva annustamise ja jalgimise korral vastuvoetavaks.

Seega on amet arvamusel, et Emcitate kasulikkus on suurem kui sellega kaasnevad riskid ja ravimi
kasutamise voib ELis heaks kiita.

Mis meetmed voetakse, et tagada Emcitate ohutu ja efektiivne kasutamine?

Emcitate ohutu ja efektiivse kasutamise soovitused ja ettevaatusmeetmed tervishoiuttdtajatele ja
patsientidele on lisatud ravimi omaduste kokkuvdttesse ja pakendi infolehele.

Nagu kdigi ravimite korral, tehakse Emcitate kasutamise kohta pidevat jarelevalvet. Emcitate
oletatavaid teatatud kdorvalndhte hinnatakse hoolikalt ja patsientide kaitseks vOetakse vajalikke
meetmeid.

Muu teave Emcitate kohta

Lisateave Emcitate kohta on ameti veebilehel: ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/emcitate.

Kokkuvotte viimane uuendus: 01-2025.
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