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Daybu (trofinetid)

A Daybu-ra vonatkozé kozérthetd attekintés és az EU-ban vald
engedélyezésének indoklasa

Milyen tipusl gyogyszer a Daybu és milyen betegségek esetén
alkalmazhaté?

A Daybu-t a Rett-szindroma neuroviselkedési tiineteinek kezelésére alkalmazzak feln6tteknél, valamint
5 éves és id6sebb gyermekeknél. A Rett-szindrédma egy olyan betegség, amely az agy fejlédését
befolyasolja. F6ként a lanyokat és a ndket érinti, értelmi fogyatékossaggal, valamint beszédvesztéssel
és a 6-18 honapos koruk kozott kordbban elsajatitott készségek elvesztésével jar.

A Rett-szindroma viselkedésneuroldgiai tlinetei kdzé tartoznak az ismétl6dé kézmozgasok, a
nyugtalansag, az altalanos hangulatproblémak, a szorongas, az alvas és a kommunikacié problémai.

Mivel a Rett-szindroma ,ritkdnak” mindsul, ezért a Daybu-t 2015. augusztus 10-én a Rett-szindroma
kezelésére ,ritka betegség elleni gyogyszerré” (orphan drug) mindsitették. A ritka betegség
gydgyszerekénti minésitésrél tovabbi informacié az Ugynékség weboldalan taldlhatd:
ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu-3151534

A Daybu hatdéanyaga a trofinetid.

Hogyan kell alkalmazni a Daybu-t?

A Daybu csak receptre kaphato.

Naponta kétszer alkalmazandd megihatd, illetve gyomorba levezetett tapszondan keresztil beadhaté
folyadék formajaban kaphato.

A Daybu alkalmazasaval kapcsolatban tovabbi informacidért olvassa el a betegtajékoztatot, illetve
kérdezze meg kezelGorvosat vagy gyogyszerészét.
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Hogyan fejti ki hatasat a Daybu?

Az 1-es inzulinszer( névekedési faktor (IGF-1) az idegrendszer megfeleld fejlédése és mikodése
szempontjabdl lényeges hormon. Rett-szindrdma esetén az IGF-1 szintje az agyban alacsonyabb a
normalisnal, ami vélhetéen befolyasolja az idegfunkcidt.

A Daybu hatéanyaga, a trofinetid, az IGF-1-b6l szarmazé molekulabdl all. Nem vildgos, hogy a trofitid
hogyan fejti ki hatasat a Rett-szindrémaban.

Milyen elonyei voltak a Daybu alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

Egy f6 vizsgalat azt mutatta, hogy a Daybu-kezelés javithatja a Rett-szindromaban szenveddk
neuroviselkedési tlineteit.

A vizsgalatban 187, Rett-szindréméaban szenveds legalabb 5 éves lany és nd vett részt, akik naponta
Daybu-t vagy placebdt (hatdanyag nélkili kezelést) kaptak 12 héten keresztll. A hatasossag f6
mutatéi a kovetkez6k voltak: a betegek pontszamainak valtozasa két standard skalan: a Rett-
szindroma viselkedési kérd6ivének (RSBQ) skaldja, amely a beteg viselkedési, érzelmi és fizikai
tlneteit méri a gondozd valaszai alapjan, valamint a javulas klinikai globalis benyomasanak (CGI-I)
skalaja, amely a beteg klinikai orvosa altal megfigyelt altalanos egészségi javulasat méri.

Az RSBQ-n a lehetséges pontszam Gsszesen 90, a magasabb pontszamok pedig tobb viselkedési és
érzelmekkel kapcsolatos problémat jeleznek. Az RSBQ skalan a pontszam atlagosan 4,9 ponttal
csOkkent a Daybu esetében, mig a placebo esetében atlagosan 1,7 ponttal.

A CGI-I skala hétpontos skaldn méri az altalanos egészségjavulast, beleértve a neuroviselkedési
tliineteket is, ahol az 1-es pontszam azt jelzi, hogy a beteg allapota a kezelés megkezdése 6ta
jelentésen javult, a 7-es pontszam pedig azt jelzi, hogy a beteg allapota sokkal rosszabb. 12 hét
elteltével az atlagos CGI-I pontszam a Daybu esetében 3,5, mig a placebo esetében 3,8 volt.

A Daybu-val végzett vizsgalatok részletesebb leirdsa a gyogyszer értékel6 jelentésében taladlhato.

Milyen mellékhatasokkal és korlatozasokkal jar a Daybu alkalmazasa?

A Daybu alkalmazaséaval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatés és a korlatozasok teljes felsorolasa
a betegtajékoztatdban talalhatd.

A Daybu leggyakoribb mellékhatasai k6zé tartozik a hasmenés, amely 5 beteg kézll 4-nél jelentkezhet,
és a hanyas, amely 4 beteg k6zlil 1-nél jelentkezhet. A testsulycsdkkenés is nagyon gyakori, és
10 beteg kozll tébb mint 1-nél jelentkezhet.

Miért engedélyezték a Daybu forgalomba hozatalat az EU-ban?

Bar a Daybu-ra vonatkozd f6 vizsgalat nem szolgal bizonyitékkal a Rett-szindroma néhany f6 tlinetérdl,
példaul a gorcsrohamokrdl, az RSBQ és a CGI-I skala adatai némi javulast mutattak a
viselkedésneuroldgiai tiinetekben. Az Ugynokség Ugy itélte meg, hogy bar ezek a javulasok csekélyek
voltak, relevansak egy olyan ritka és sulyos betegséggel 6sszefliggésben, mint a Rett-szindréma.

Ami a biztonsagossagot illeti, a Daybu hasmenést és hanyast okoz; bar ezek a mellékhatasok altalaban
nem sulyosak, gyakran fordulnak el6, ami a kezelés abbahagyasahoz vezethet. A Daybu
testsulycsokkenést is okoz, ami befolydsolhatja a Rett-szindroméban szenved6 fiatal betegek
novekedését. A Daybu kisérGiratai a kezelés elGsegitése érdekében tartalmaznak informacidkat ezekrol
a mellékhatasokrdl is.
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Az Eurdpai Gydgyszeriigynokség megallapitotta, hogy a Daybu alkalmazasanak elényei meghaladjak a
kockazatokat, ezért a gydgyszer alkalmazasa az EU-ban engedélyezhetd.

Milyen intézkedések vannak folyamatban a Daybu biztonsagos és hatékony
alkalmazasanak biztositasa céljabol?

A Daybu biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségligyi szakemberek és a betegek
altal kovetendd ajanlasok és évintézkedések feltlintetésre kerlltek az alkalmazasi eldirasban és a
betegtajékoztatoban.

A Daybu alkalmazasaval kapcsolatban felmerld informacidkat - hasonléan minden mas gydgyszerhez
- folyamatosan figyelemmel kisérik. A Daybu alkalmazdasaval 0sszefliggésben jelentett feltételezett
mellékhatasokat gondosan értékelik, és a biztonsagos és hatékony alkalmazas érdekében a sziikséges
intézkedéseket meghozzak.

A Daybu-val kapcsolatos egyéb informacio

A Daybu-val kapcsolatban tovabbi informacid, a betegtdjékoztatét és az értékeld jelentést is beleértve,
az Ugyndkség honlapjan taldlhaté: ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/daybu.

Amennyiben tajékozddni szeretne arrdl, hogy a gydgyszer elérheté-e az On orszagaban, vegye fel a
kapcsolatot az illetékes nemzeti hatésaggal.
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