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Sephience (sepiapterin)
Pregled informacija o lijeku Sephience i zasto je odobren u EU-u

Sto je Sephience i za s$to se koristi?

Sephience je lijek koji se koristi za lijeCenje hiperfenilalaninemije (HPA, prekomjerne razine fenilalanina
u krvi) u odraslih i djece s fenilketonurijom (PKU). Fenilketonurija je nasljedna bolest kod koje se
aminokiselina fenilalanin (sastavni dio proteina) nakuplja u krvi do abnormalno visokih razina, sto
uzrokuje probleme u Zivéanom sustavu.

Hiperfenilalaninemija je rijetka bolest, a lijek Sephience dobio je status ,lijeka za rijetku bolest”
20. svibnja 2021. Vise informacija o statusu lijekova za rijetke bolesti dostupno je na mreznom
mjestuEMA-e.

Lijek Sephience sadrzi djelatnu tvar sepiapterin.
Kako se Sephience primjenjuje?

Lijek Sephience izdaje se samo na recept, a lijeCenje mora zapoceti i nadzirati lijecnik s iskustvom u
lijeCenju fenilketonurije.

Lijek Sephience dostupan je u obliku praska koji se rasprsi u vodi ili soku od jabuke ili se pomijesa s
mekanom hranom. Uzima se jedanput na dan uz obrok.

Za vise informacija o primjeni lijeka Sephience procitajte uputu o lijeku odnosno obratite se lijecniku ili
ljekarniku.

Kako djeluje Sephience?

U bolesnika s fenilketonurijom, enzim (vrsta proteina) fenilalanin hidroksilaza (PAH), koji pretvara
fenilalanin u drugu aminokiselinu, ne moze se ispravno presavijati i stoga ima smanjenu aktivnost. To
dovodi do nakupljanja fenilalanina u krvi, sto uzrokuje simptome bolesti.

Djelatna tvar lijeka Sephience, sepiapterin, verzija je prirodne tvari koja je tijelu potrebna za
proizvodnju tetrahidrobiopterina (BH4). BH4 pomaze PAH-u (fenilalanin hidroksilazi) u pretvaranju
fenilalanina. Sepiapterin smanjuje razinu fenilalanina u krvi na dva nacina: povecanjem razina BH4 u
tijelu te vezivanjem na PHA i njegovim stabiliziranjem, ¢ime se povecéava njegova aktivnost.
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Koje su koristi od lijeka Sephience utvrdene u ispitivanjima?

U jednom glavnom ispitivanju pokazalo se da lijek Sephience smanjuje razine fenilalanina u krvi.

U prvom dijelu ispitivanja sudjelovalo je 157 bolesnika s fenilketonurijom koji su primali lijek
Sephience tijekom 14 dana. Smatra se da je odgovor na terapiju postignut u bolesnika u dobi od
najmanje dvije godine u kojih je zabiljezeno smanjenje razine fenilalanina u krvi od 15 % ili viSe (110
bolesnika) i koji su bili ukljuceni u drugi dio ispitivanja, tijekom kojeg su Sest tjedana primali lijek
Sephience ili placebo (prividno lijeCenje). Glavno mjerilo ucinkovitosti bila je dodatna promjena razine
fenilalanina u krvi bolesnika koji su ve¢ imali smanjenje razine fenilalanina u krvi od 30 % ili vise u
prvom dijelu ispitivanja.

U bolesnika koji su primali lijek Sephience smanjenje razine fenilalanina u krvi iznosilo je oko 410
mikromola po litri (smanjenje od 63 % u odnosu na pocetnu razinu) u usporedbi s oko 16 mikromola
po litri (smanjenje od 1,4 %) u bolesnika koji su primali placebo. Osim toga, ispitivanje je pokazalo da
su bolesnici za koje se znalo da ne reagiraju na sapropterin (drugi lijek protiv hiperfenilalaninemije)
postigli smanjenje razine fenilalanina u krvi od 30 % ili viSse uz primjenu lijeka Sephience.

Podatci iz ispitivanja koje je u tijeku takoder upucuju na to da se koristi od lijeCenja odrzavaju tijekom
vremena i omogucuju bolesnicima da povecaju unos fenilalanina iz prehrane.

Dodatni podatci upucuju na to da su smanjenja razine fenilalanina u krvi u bolesnika mladih od dvije
godine bila sli¢na onima zabiljezenima u starije djece.

Koji su rizici povezani s lijekom Sephience?

Potpuni popis nuspojava i ograni¢enja povezanih s primjenom lijeka Sephience potrazite u uputi o
lijeku.

Najcescée nuspojave lijeka Sephience (koje se mogu javiti u viSse od 1 na 10 osoba) ukljucuju infekciju
gornjih disnih puteva (infekciju nosa i grla), glavobolju, proljev i bol u trbuhu (abdomenu). Promjena
boje stolice i hipofenilalaninemija (niske razine fenilalanina) takoder se mogu javiti u manje od 1 na
10 osoba.

Zasto je lijek Sephience odobren u EU-u?

Pokazalo se da se primjenom lijeka Sephience znatno smanjuju razine fenilalanina u krvi u bolesnika s
PKU-om nakon Sest tjedana lijeCenja u usporedbi s placebom. Ocekuje se da ¢e takva smanjenja
pomodi u kontroli bolesti i donijeti znatne zdravstvene koristi. Pokazalo se da se ucinak na razine
fenilalanina odrzava tijekom vremena te da se poboljSava kvaliteta Zivota bolesnika. Lijek Sephience
takoder predstavlja alternativno lijeCenje za bolesnike koji ne mogu primati postojece terapije ili ne
reagiraju na njih.

Sigurnosni profil lijeka Sephience je ohrabrujuci, bez prijavljenih ozbiljnih nuspojava.
Europska agencija za lijekove stoga je zakljucila da koristi od lijeka Sephience nadmasuju s njim

povezane rizike te da lijek moze biti odobren za primjenu u EU-u.

Koje se mjere poduzimaju kako bi se osigurala sigurna i uc¢inkovita
primjena lijeka Sephience?

Preporuke i mjere opreza kojih se zdravstveni radnici i bolesnici trebaju pridrzavati radi sigurne i
ucinkovite primjene lijeka Sephience nalaze se u sazetku opisa svojstava i u uputi o lijeku.
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Kao i za sve lijekove, podatci o primjeni lijeka Sephience kontinuirano se prate. Sumnje na nuspojave
prijavljene za lijek Sephience pazljivo se procjenjuju i poduzimaju se sve potrebne mjere za zastitu
bolesnika.

Ostale informacije o lijeku Sephience

Za lijek Sephience izdano je odobrenje za stavljanje u promet koje je na snazi u EU-u od

ViSe informacija o lijeku Sephience dostupno je na mreznom mjestu Agencije:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/sephience.

Pregled informacija posljednji je put aZzuriran u 5. 2025.
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