EUROPEAN MEDICINES AGENCY

SCIENCE MEDICINES HEALTH

EMA/1545/2025
EMEA/H/C/005220

Emcitate (tiratrikol)
Az Emcitate-ra vonatkozé attekintés és az EU-ban valé engedélyezésének
indoklasa

Milyen tipusi gydgyszer az Emcitate és milyen betegségek esetén
alkalmazhaté6?

Az Emcitate a monokarboxilat transzporter 8 (MCT8) hianyban szenvedo6 betegeknél a periférias
tireotoxikozis (bizonyos pajzsmirigyhormonok tulzott vérszintje) kezelésére alkalmazott gydgyszer. Az
MCT8-hiany az Allan-Hernon-Dudley szindréma néven is ismert, amely az agy fejl6dését befolyasold
rendellenesség.

Az Emcitate egy tiratrikol nev(i hatéanyagot tartalmazé hibrid gydgyszer. Ez azt jelenti, hogy hasonlé a
referencia-gydégyszerhez abban a tekintetben, hogy ugyanazt a hatéanyagot tartalmazza, de vannak
bizonyos kllonbségek a két gydgyszer kozott. Az Emcitate diszpergdlddo tabletta formajaban kaphato
(vizzel kell 6sszekeverni a bevétel el6tt), mig a referencia-gydgyszer szajon at alkalmazandé tabletta
formajaban allt rendelkezésre. Az Emcitate referencia-gydgyszere a Téatrois, amelyet
Franciaorszagban a pajzsmirigyhormon-rezisztencia szindréma kezelésére hoztak forgalomba.

Mivel az MCT8-hiany ,ritkdnak” mindsll, ezért az Emcitate-ot 2017. november 8-an ,ritka betegség
elleni gydgyszerré” (orphan drug) mindgsitették. Tovabbi informacio a ritka betegség elleni (orphan)
statusszal rendelkezd gyogyszerekrdl az EMA honlapjan talalhaté.

Hogyan kell alkalmazni az Emcitate-ot?

Az Emcitate csak receptre kaphatd, és a kezelést a ritka genetikai rendellenességekben szenvedd
betegek kezelésében jartas orvosnak kell megkezdenie és felligyelnie.

A gyodgyszer diszpergalodéd tabletta formajaban kaphatd, amelyet naponta 1-3 alkalommal kell
bevenni. A tablettdkat kis mennyiségl vizben kell feloldani (elkeverni), majd fecskendbvel a szajba
vagy tapszondan keresztil kell beadni. A kezd6adag a beteg testtomegétol fligg. Az adagot
fokozatosan, kéthetente kell emelni mindaddig, amig a trijéd-tironin (T3) pajzsmirigyhormon szintje a
vérben megfelelé mértékben csokken.
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Tovabbi informacidért az Emcitate alkalmazasardl olvassa el a betegtajékoztatot vagy kérdezze meg
kezelGorvosat vagy gydgyszerészét.

Hogyan fejti ki hatasat az Emcitate?

Az MCT8-hiany esetén jelentkez6 tirotoxikdzist a gén olyan mutaciéja (modosulasa) okozza, amely
utasitdsokat ad az MCT8 nevl fehérje elballitasara. Ez a fehérje normal esetben a T3
pajzsmirigyhormont juttatja at a killonb6z6 szévetek és szervek sejtjeibe, beleértve az agyat is. A
génmutacié miatt az MCT8 nem miikddik megfeleléen, igy a T3 nem tud bejutni az agysejtekbe, ami
agyi és izomfejlédési problémakat okoz. Ez a szervezet mas részeiben is T3 felhalmozddasahoz vezet,
ami a tul sok pajzsmirigyhormon (pajzsmirigy-tulmiikédés) miatt problémakat okoz. Az Emcitate
hatdanyaga, a tiratrikol, nagyon hasonlé a T3-hoz, de nincs szliksége az MCT8-ra ahhoz, hogy a
sejtekbe bejusson és onnan kiker(iljon. Ezért az MCT8-hianyban szenved6 betegeknél a gydgyszer
varhatdan bejut a szervezet sejtjeibe, és pétolja a hianyzé T3 hormont. Ez segit helyreallitani a
pajzsmirigyhormon normalis aktivitasat a szervezetben, és csokkenti a perifériads tireotoxikdzis
tlneteit.

Milyen elényei voltak az Emcitate alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

Egy, a betegség tiineteit okozé MCT8-hidnyban szenvedd 46 gyermeket és felnéttet bevono f6
vizsgalatban megallapitotték, hogy az Emcitate-kezelés 12 honapos kezelést kovetéen 4,97 nmol/I-rol
1,82 nmol/I-re csokkentette az atlagos T3 szintet. Az alatamasztdé adatok szintén kis mérték(i javulast
mutattak a tireotoxikdzis jeleiben, mint példaul a megnovekedett szivfrekvencia, a magas vérnyomas
és a korai pitvarosszehlzddasok (extra szivverések). A vizsgalatban az Emcitate-et nem hasonlitottak
O0ssze mas gyogyszerrel vagy placebdval (hatdanyag nélklli kezelés).

Milyen kockazatokkal jar az Emcitate alkalmazasa?

Az Emcitate alkalmazasaval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatas és a korlatozasok teljes
felsorolasa a betegtajékoztatoban talalhato.

Az Emcitate leggyakoribb mellékhatasai (10 beteg kozll legfeljebb 1-nél jelentkezhet) a hiperhidrézis
(tulzott izzadas), a hasmenés, az ingerlékenység, a szorongas és a rémalmok. Ezek a mellékhatédsok
altaldaban a kezelés kezdetekor, illetve az adag emelésekor jelentkeznek, és altaldban néhany napon

belll enyhtlnek.

Az Emcitate-ot nem szabad a pajzsmirigy-tulm{kodés egyéb okainak kezelésére alkalmazni. A
gyogyszer terhesség alatt sem alkalmazhaté.

Miért engedélyezték az Emcitate forgalomba hozatalat az EU-ban?

A jovahagyas idépontjaban az EU-ban nem létezett engedélyezett kezelés az MCT8-hidny altal okozott
periférias tireotoxikdzisra, amely nagyon ritka és sulyos betegség. Egy, MCT8-hianyban szenved6
betegek bevonasaval végzett vizsgalat azt mutatta, hogy az Emcitate csékkenti a T3
pajzsmirigyhormon atlagos szintjét, és a periférias tireotoxikdzis jeleinek kismértékl javulasahoz
vezet. Az Emcitate biztonsagossaga hasonld a referencia-gydgyszeréhez, megfelel6 adagolassal és
monitorozassal elfogadhaténak tekinthetd.

Ezért az Ugyndkségnek az volt a véleménye, hogy az Emcitate alkalmazéasanak el6nyei meghaladjék a
kockazatokat, ezért a gydgyszer alkalmazasa az EU-ban engedélyezhetd.
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Milyen intézkedések vannak folyamatban az Emcitate biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabol?

Az Emcitate biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségligyi szakemberek és a
betegek altal kovetend6 ajanlasok és dvintézkedések feltlintetésre kertiltek az alkalmazasi el6irdsban
és a betegtajékoztatdban.

Az Emcitate alkalmazasaval kapcsolatban felmerild informacidkat — hasonléan minden mas
gyogyszerhez - folyamatosan figyelemmel kisérik. Az Emcitate alkalmazasaval 6sszefliggésben
jelentett feltételezett mellékhatasokat gondosan értékelik, és a biztonsagos és hatékony alkalmazas
érdekében a sziikséges intézkedéseket meghozzak.

Az Emcitate-tal kapcsolatos egyéb informacio

Az Emcitate-tal kapcsolatban tovabbi informacié az Eurdpai Gydgyszerligynokség honlapjan talalhato:

ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/emcitate.

Az attekintés utols6 aktualizdlasa: 01-2025.
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