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EPAR-Osszefoglalé a nyilvanossag szamara

Kuvan
szapropterin-dihidroklorid

Ez a dokumentum a Kuvan-ra vonatkozo eurdpai nyilvanos értékel6 jelentés (EPAR) 6sszefoglaldja. Azt
mutatja be, hogy az Ugynokségnek a gyogyszerre vonatkozo értékelése miként vezetett az EU-ban
érvényes forgalomba hozatali engedély kiadasat tamogaté véleményéhez és az alkalmazasi feltételekre
vonatkozo ajanlasaihoz. A dokumentum nem tekinthetd gyakorlati Gtmutaténak a Kuvan alkalmazasara
vonatkozoéan.

Amennyiben a Kuvan alkalmazasaval kapcsolatban gyakorlati informéaciéra van sziiksége, olvassa el a
betegtdjékoztatdt, illetve forduljon kezel6orvosahoz vagy gydgyszerészéhez.

Milyen tipusu gyogyszer a Kuvan és milyen betegségek esetén
alkalmazhato?

A Kuvan-t a vérben mért magas fenilalaninszint kezelésére alkalmazzak a fenilketonuria (PKU) vagy a
tetrahidro-biopterin- (BH4) hiany nevi genetikai rendellenességekben szenveds felnétteknél és
klilonb6z6 életkora gyermekeknél.

Az e rendellenességekben szenvedd betegek szervezete az elfogyasztott fehérjékben talalhato,
fenilalanin nevli aminosavat nem képes feldolgozni, emiatt a vérben felhalmozddik az aminosav, ami
idegrendszeri problémakhoz vezet.

Mivel a magas fenilalaninszinthez vezet6 betegségekben szenvedd betegek szama alacsony, a
betegségek ,ritkdnak” mindslilnek, ezért a Kuvan-t 2004. janius 8-an ,ritka betegségek elleni
gyogyszerré” (orphan drug) mindsitették.

A Kuvan hatdanyaga a szapropterin-dihidroklorid.
Hogyan kell alkalmazni a Kuvan-t?

A Kuvan oldédoé tabletta (100 mg) vagy por (100 vagy 500 mg) formajaban kaphato, és vizben
feloldva kell meginni. A Kuvan csak receptre kaphato, és a kezelést olyan orvosnak kell megkezdenie
és feligyelnie, aki tapasztalt a PKU és a BH4-hiany kezelésében. Fontos, hogy a betegek étrendjében a
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fenilalanin és a fehérje mennyisége alacsony legyen a Kuvan alkalmazasakor, a fenilalanin- és fehérje-
felvételt ellendrizni kell és be kell allitani annak biztositasa érdekében, hogy a vér fenilalaninszintje és
a taplalkozasi egyensuly szabalyozott legyen. A Kuvan-t hosszu tavld alkalmazasra szantak.

A Kuvan kezdGadagja a beteg testsulyatdl fligg. Az adagot késébb a vérben Iévé aminosavak, igy a
fenilalanin szintjétdl fiuggoen kell beallitani. A Kuvan-t étkezés kézben, minden nap ugyanabban az
idépontban, lehet6leg reggel kell bevenni. Egyes BH4-hidnyban szenvedd betegeknél a legjobb hatas
elérése érdekében szlikség lehet a napi adag két vagy harom részre torténé felosztasara.

A kielégit6 gyogyszervalaszt a vér fenilalaninszintjének legalabb 30%-0s vagy az orvos altal
meghatarozott szintet eléré cstkkenése jelenti. Amennyiben ez egy hdnap elteltével kialakul, azt Ugy
tekintik, hogy a beteg reagalt, és folytathatja a Kuvan-kezelést.

Hogyan fejti ki hatasat a Kuvan?

A vérben a fenilalanin magas szintjét a fenilalaninnak a ,,fenilalanin-hidroxilaz” enzim altal végzett
lebontasa miatt jelentkezd probléma okozza. A PKU-ban szenved6 betegeknél az enzim hibas valtozata
talalhaté meg, a BH4-hianyban szenved0 betegeknél pedig alacsony a BH4, az enzim medfelel
m(ikodéséhez szlikséges , kofaktor” szintje.

A Kuvan hatdéanyaga, a szapropterin-dihidroklorid a BH4 szintetikus masolata. PKU esetén ugy fejti ki
hatasat, hogy fokozza a hibas enzim aktivitasat, BH4-hiany esetén pedig poétolja a hianyzé kofaktort.
Ezek a hatasok segitik az enzim azon képességének helyredllitasat, hogy a fenilalanint tirozinna
alakitsa, ezaltal csokkenti a fenilalanin szintjét a vérben.

Milyen elonyei voltak a Kuvan alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

A PKU kezelése terén a vér fenilalaninszintjének csokkenését egy 88 beteget bevond f6 vizsgalatban
tanulmanyoztak, amelyben a betegeket Kuvan-nal vagy placebéval (hatéanyag nélkiili kezelés)
kezelték. Két masik vizsgalatban 101 beteg bevonasaval azt tanulmanyoztak, hogy a Kuvan milyen
mértékben teszi lehetévé a fenilalanin-tartalmu ételek fogyasztasat a fenilalanin vérben mért
szintjének (fenilalanin tolerancia) megtartasa mellett.

A PKU-ban szenved6 betegeknél a Kuvan hatasosabbnak bizonyult a placebdnal, mivel a fenilalanin
szintje hat hét elteltével 236 mikromol/literrel csdkkent a Kuvan-kezelésben részeslilt betegeknél, mig
a placebdt kapo betegeknél 3 mikromol/literrel nétt. Ezen tilmendéen, a PKU-ban szenvedd, korlatozo
diétat nem kovet6 betegek a Kuvan alkalmazasaval 10 hét elteltével testtémeg-kilogrammonként 17,5
mg-mal tébb fenilalanint fogyaszthattak naponta, a placebét szed6k ezzel szemben 3,3 mg-mal tobbet
fogyaszthattak. A korlatozé diétaval kiegészitett Kuvan-t a korlatozé diétaval 6sszehasonlitva, a
betegek altal toleralt napi atlagos fenilalanin fogyasztas 26 hét elteltével 81 mg/kg volt a Kuvan-nal
kezeltek korében, mig 50 mg/kg a kizardlag korlatozé diétat kévetok korében.

A nagyon ritka betegségként szamon tartott BH4-hiany kezelésére vonatkoz6an a vallalat altal
bemutatott eredmények olyan szakirodalomban szerepl6, harom vizsgalatbdl szarmaztak, amelyekben
egyes betegeket atlagosan 15,5 hénapig szapropterinnel kezeltek. Ezekben a vizsgalatokban a
betegeknél a gydgyszerrel végzett kezelés mellett a vér fenilalaninszintje és a betegség egyéb
markerei javulast mutattak.

A Kuvan-nal végzett vizsgdlatokban feln6ttek és kiilénb6z6 kort gyermekek vettek részt.
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Milyen kockazatokkal jar a Kuvan alkalmazasa?

A Kuvan leggyakoribb mellékhatasai (10 beteg kozul tobb mint 1-nél jelentkezik) a fejfajas és az
orrfolyas.

A Kuvan alkalmazasaval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatas és a korlatozasok teljes felsorolasa

a betegtajékoztatdoban talalhato.
Miért engedélyezték a Kuvan forgalomba hozatalat?

Az Ugynokség megallapitotta, hogy a Kuvan alkalmazédséanak el8nyei meghaladjk a kockazatokat,
ezért javasolta a gyoégyszerre vonatkoz6 forgalomba hozatali engedély kiadasat.

Milyen intézkedések vannak folyamatban a Kuvan biztonsagos és hatékony

alkalmazasanak biztositasa céljabol?

A Kuvan biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészséglgyi szakemberek és a betegek

altal kévetendd ajanlasok és évintézkedések feltlintetésre keriltek az alkalmazasi elGirasban és a
betegtajékoztatdban.

A Kuvan-nal kapcsolatos egyéb informacio

2008. december 2-an az Eurépai Bizottsag a Kuvan-ra vonatkozoan kiadta az Eurdpai Uni6 egész
teruletére érvényes forgalomba hozatali engedélyt.

A ritka betegségek gyogyszereivel foglalkozé bizottsag Kuvan-ra vonatkozé véleményének

osszefoglaldja az Ugynokség weboldalan talalhato: ema.europa.eu/Find medicine/Human
medicines/Rare disease designations.

A Kuvan-ra vonatkozé teljes EPAR az Ugynokség weboldalan talalhat6: ema.europa.eu/Find

medicine/Human medicines/European Public Assessment Reports. Amennyiben a Kuvan-nal torténé
kezeléssel kapcsolatban bOvebb informaciora van sziiksége, olvassa el a (szintén az EPAR részét
képez6) betegtajékoztatdt, illetve forduljon kezelborvosahoz vagy gydgyszerészéhez.

Az 6sszefoglald utolsé aktualizalasa: 07-2017.
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