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Julkinen EPAR-yhteenveto Vo N

Nitisinone MDK* ,&Q

nitisinoni **Q

Tama on yhteenveto Euroopan julkisesta arviointilausunnosta (EPAR j@oskee Nitisinone MDK -
ladkevalmistetta. Tekstissé selitetédén, miten virasto on arvioinug4a almistetta ja paatynyt

suosituksiin myyntiluvan mydntamisesta sille EU:ssa ja sen ka doista. Tarkoituksena ei ole

antaa kaytadnnon neuvoja Nitisinone MDK -valmisteen kaytd

Potilas saa Nitisinone MDK -valmisteen kayttéa koskev @etoa pakkausselosteesta, laakarilta tai
apteekista. e\

<2>

Mita Nitisinone MDK on ja mi%ita kaytetaan?

Nitisinone MDK -valmistetta kaytetaé®ypin 1 perinndllisen tyrosinemian (HT-1) hoitoon. Se on
harvinainen sairaus, jossa kehox ty taysin pilkkomaan aminohappo tyrosiinia, mika johtaa

haitallisten aineiden muodost n ja aiheuttaa vakavia maksaongelmia ja maksasy©paa.

Nitisinone MDK -valmiste ytetaan yhdistettyna ruokavalioon, joka rajoittaa aminohappojen
tyrosiini ja fenyyliala \ antia. Naitd aminohappoja on yleensa ruokien ja juomien proteiineissa.

Nitisinone MDK o geneennen ladkevalmiste. Tama tarkoittaa sita, etta Nitisinone MDK sisaltaa
samaa va| inetta ja toimii samalla tavoin kuin Euroopan unionin (EU) alueella jo myyntiluvan
saanut aI svalmlste Orfadin. Lisatietoja geneerisista ladkkeistd on kysymyksié ja vastauksia
sisélté 5 aklrjassa.

Niti Né MDK -valmisteen vaikuttava aine on nitisinoni.
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Miten Nitisinone MDK -valmistetta kaytetaan?

Nitisinone MDK -valmistetta saa ainoastaan ladkarin maarayksesta. Hoidon saa aloittaa laakari, jolla on
kokemusta HT-1:n hoitamisesta, ja hdnen tulee myds valvoa hoitoa. Hoito on aloitettava
mahdollisimman varhain, ja Nitisinone MDK -valmisteen annosta on mukautettava potilaan
hoitovasteen ja kehon painon mukaan.

Nitisinone MDK -valmistetta on saatavana kapseleina (2 mg, 5 mg ja 10 mg). Suositeltava
aloitusannos on 1 mg potilaan painokiloa kohti vuorokaudessa. Kapselit niellaan yleensa kokonaisina,
mutta ne voidaan myds avata ja niiden sisalté voidaan sekoittaa pieneen vesimaaraan tai
ravintovalmisteeseen juuri ennen nielemista.

Nitisinone MDK on tarkoitettu pitkaaikaiseen kayttoon. Potilaita on seurattava vahintaan kuu@»

kuukauden valein. Q

Miten Nitisinone MDK vaikuttaa? 5\}

O

entsyymeista, joten

Erilaiset entsyymit pilkkovat tyrosiinia kehossa. HT1-potilailta puuttuu jokin
tyrosiini ei poistu kehosta taysin, vaan muuntuu haitallisiksi aineiksi. Nitisi
vaikuttava aine nitisinoni salpaa entsyymin, joka muuntaa tyrosiinia haitaMisiksi aineiksi. Koska

K -valmisteen

tyrosiini kuitenkin séilyy kehossa Nitisinone MDK -hoidon ajan, p en on oltava erityisruokavaliolla,
jonka sisaltama tyrosiinimaara on vahainen. Ruokavalio ei saa an sisaltaa paljon
fenyylialaniinia, koska se muuntuu tyrosiiniksi kehossa. Q

Miten Nitisinone MDK -valmistetta on tut@tt@

Myyntiluvan jo saaneen alkuperéisladke Orfadinin v®1ttavan aineen hyotya ja riskeja hyvaksytyissa
kayttdaiheissa on jo tutkittu, joten uudet tutki@@et eivat ole tarpeen Nitisinone MDK -valmisteen
osalta.

Kuten muidenkin ladkkeiden osalta tehﬂ@htib toimitti Nitisinone MDK -valmisteen laatua koskevia
tutkimuksia. Yhtid teki myos tutkimu osoittaakseen, ettd ladke on biologisesti samanarvoinen
alkuperaisladkkeen kanssa. Kaksi %etta ovat biologisesti samanarvoisia, kun ne tuottavat saman
maaran vaikuttavaa alnettaJ( sSa ja siksi niilla odotetaan olevan sama vaikutus.

Mitka ovat NItISI@ADK -valmisteen hyodyt ja riskit?

Koska Nitisinone Qgeneermen ladkevalmiste ja biologisesti samanarvoinen alkuperaisldakkeen
kanssa, sen hyb@ ja riskien katsotaan olevan samat kuin alkuperaisladkkeen.

‘0
Miksi,, i%’mone MDK on hyvéaksytty?

Eurw laakevirasto katsoi, etta Nitisinone MDK -valmisteen on osoitettu vastaavan laadullisesti
Orfadinia ja olevan biologisesti samanarvoinen sen kanssa Euroopan unionin vaatimusten mukaisesti.
Nain ollen ladkevalmistekomitea (CHMP) katsoi, etta Orfadinin tavoin taman ladkevalmisteen hyoty on
suurempi kuin sen havaitut haitat. Komitea suositteli, etta Nitisinone MDK -valmiste hyvaksytaan
kayttoon EU:ssa.
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Miten voidaan varmistaa Nitisinone MDK -valmisteen turvallinen ja tehokas
kaytto?

Suositukset ja varotoimet, joita terveydenhuollon ammattilaisten ja potilaiden on syyta noudattaa,
jotta Nitisinone MDK -valmisteen kaytto olisi turvallista ja tehokasta, sisaltyvat valmisteyhteenvetoon
ja pakkausselosteeseen.

Muita tietoja Nitisinone MDK -valmisteesta

Euroopan komissio myoénsi koko Euroopan unionin alueella voimassa olevan myyntiluvan Nitisinone
MendeliKABS varten 24. elokuuta 2017. Ladkevalmisteen nimi muutettiin Nitisinone MDK 3.Ioka@ta

2017. @

Nitisinone MDK -valmistetta koskeva EPAR-arviointilausunto on kokonaisuudessaan vira
verkkosivustolla osoitteessa ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Euro lic
assessment reports. Lisatietoja Nitisinone MDK -valmisteella annettavasta hoidos
pakkausselosteesta (sisaltyy myds EPAR-lausuntoon), ladkarilta tai apteekista§

Myds alkuperaisvalmistetta koskeva EPAR-arviointilausunto on kokonaisu EMAN

verkkosivustolla.

*
Tata yhteenvetoa on péivitetty viimeksi 10-2017. * @.
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