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EPAR-Osszefoglalé a nyilvanossag szamara

Nplate

romiplosztim

Ez a dokumentum az Nplate-re vonatkozo eurdpai nyilvanos értékel6 jelentés (EPAR) ¢sszefoglaldja.
Azt mutatja be, hogy az Ugynokségnek a gyodgyszerre vonatkozo6 értékelése miként vezetett az EU-ban
érvényes forgalomba hozatali engedély kiadasat tdamogaté véleményéhez és az alkalmazasi feltételekre
vonatkozo ajanlasaihoz. A dokumentum nem tekinthetd gyakorlati Utmutaténak az Nplate
alkalmazasara vonatkozoéan.

Amennyiben az Nplate alkalmazasaval kapcsolatban gyakorlati informaciéra van sziiksége, olvassa el a
betegtdjékoztatdt, illetve forduljon kezel6orvosahoz vagy gydgyszerészéhez.

Milyen tipusu készitmény az Nplate és milyen betegségek esetén
alkalmazhato?

Az Nplate-et hosszan tarté immun trombocitopénias purpuraban (ITP) szenvedd 1 évesnél idésebb
betegeknél alkalmazzak; e betegség esetén a beteg immunrendszere elpusztitja a vérlemezkéket (a
vér azon Osszetevodit, amelyek segitik annak alvadasat). Az ITP-ben szenvedd betegek
vérlemezkeszama alacsony, és fennall naluk a vérzés kockazata.

Az Nplate alkalmazasa akkor javasolt, ha a kortikoszteroid vagy immunglobulin gydgyszerekkel torténd
kezelés sikertelen volt. Az Nplate alkalmazhaté azon betegeknél, akik Iépeltavolitason estek at a
betegség kezelése céljabdl, illetve azoknal is akiknek még van Iépe. A I1ép, a gyomor mogott
elhelyezked6 szerv, mely részt vesz a vérlemezkék vérbdl torténd eltdvolitasaban.

Mivel az ITP-ben szenvedd betegek szama alacsony, a betegség ,ritkanak” mindsul, ezért az Nplate-et
2005. majus 27-én ,ritka betegség elleni gydgyszerré” (orphan drug) mindsitették.

Az Nplate hatéanyagként romiplosztimot tartalmaz.
Hogyan kell alkalmazni az Nplate-et?

Az Nplate csak receptre kaphato, és a kezelést a vérzészavarok kezelésében jartas orvosnak kell
feligyelnie.
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Az Nplate oldatos injekcid készitésére szolgald por. BOr ald adott injekcidként, hetente egyszer
alkalmazzak. A kezd6 adag a beteg testtomegétdl fligg, majd a vérlemezkeszamot a megcélzott
szinten tart6 dozist allitanak be. A vérzési kockazat csbkkentése érdekében a kezelést fel kell
fuggeszteni, ha a vérlemezkeszam nem emelkedik eléggé 4 hétig tartd, maximalis dozisu Nplate
kezelést kovetGen. Azok a felnéttek, akiknek a vérlemezkeszama stabil, megfelel6 oktatast kovetden
o6nmaguknak is beadhatjak a gyogyszert.

Tovabbi informacié a hasznalati utasitasban talalhat6.
Hogyan fejti ki hatasat az Nplate?

Az Nplate hatéanyaga, a romiplosztim, a vérlemezkék termel6dését stimuldlja. Normal esetben a
szervezetben a trombopoietinnek nevezett hormon serkenti a vérlemezkék termel6dését a
csontvel6ben. A romiplosztimot Ugy alakitottak ki, hogy a trombopoietinével megegyez6 célpontokhoz
(receptorok) kotédjon és serkentse azokat. A trombopoietin mikodésének utanzasaval a romiplosztim
serkenti a vérlemezkék termel6dését, ezaltal néveli a vérlemezkék szamat és csokkenti a vérzés
kockéazatat.

Milyen elonyei voltak az Nplate alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

Két, felnGttekkel elvégzett f6 vizsgalat, és egy harmadik, gyerekekkel elvégzett vizsgalat soran az
Nplate hatékonynak bizonyult a hosszan tarté ITP kezelésében. A vizsgalatokban az Nplate-et
placebdéval (hatéanyag nélkili kezeléssel) hasonlitottak dssze. A betegeket 24 hétig kezelték és a
hatékonysag f6 mértéke a vérlemezkeszam 50 millié vérlemezke/ml vér kiszobértéket meghalado
emelkedése volt, a kezelés utolso 8 hetébdl legalabb 6 héten keresztlil. A 30 millié/ml alatti
vérlemezkeszam noveli a betegek vérzési kockazatat, mig a normal vérlemezkeszam 150-400
millié/ml.

Az els6 vizsgalatban 63 olyan beteg vett részt, akik a lépeltavolitason tul egyéb kezelést nem kaptak.
A vérlemezkeszam emelkedése az Nplate-tel kezelt betegek 38%-anal haladta meg a kiiszobértéket
(42 betegbdl 16), ezzel szemben a 21 placebdval kezelt betegbdl egynél sem.

A masodik vizsgalatban 62, kordbban mar az ITP miatt kezelésben részesiilt beteg vett részt (de naluk
nem tortént lépeltavolitas). A vérlemezkeszam emelkedése az Nplate-tel kezelt betegek 61%-anal
haladta meg a kiszobértéket (41 betegbdl 25), szemben a placebd kezelés soran tapasztalt 5%-kal
(21 betegbdl 1).

A gyerekekkel elvégzett vizsgalat 62, 1 és 18 év kozotti, korabban az ITP miatt kezelésben részesilt
beteget foglalt magaba (beleértve néhany olyan beteget, aki Iépeltavolitason esett at). A
vérlemezkeszam emelkedése az Nplate-tel kezelt betegek 52%-anal haladta meg a kiiszébértéket (42
betegbdl 22), szemben a placebd kezelés soran tapasztalt 10%-kal (20 betegbdl 2).

A tobb, mint 1000 beteget magaba foglald, hosszu tavu vizsgalatok (melyekben a betegek egy része
tobb, mint 5 éves kezelésben részesiilt), igazoltak, hogy az Nplate mind a Iépeltavolitason atesett,
mind a léppel még rendelkez6 betegnél megtartotta a hatékonysagat.

Milyen kockazatokkal jar az Nplate alkalmazasa?

Az Nplate kezelés soran tapasztalt leggyakoribb mellékhatas felnGtteknél (10 beteg kozll tébb, mint 1-
nél jelentkezhet) a fejfajas, az orr-és torokfert6zés és allergias (hiperszenzitivitas) reakcid, mint
példaul a borkilités, viszketés és a bor alatti hirtelen duzzanat. A gyerekeknél tapasztalt leggyakoribb
mellékhatas az orr-és a torokfert6zés, orrfolyas, kohogés, l1az, szaj-és torokfajas, hasi fajdalom,
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hasmenés, borkiltés és horzsolas. Az Nplate alkalmazasaval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatas
teljes felsorolasa a betegtajékoztatéban talalhaté.

Az Nplate nem alkalmazhat6 olyan személyeknél, akik talérzékenyek (allergiasak) a romiplosztimmal,
a készitmény barmely mas 0sszetevijével vagy az Escherichia coli (egy baktérium) altal elGallitott
fehérjékkel szemben.

Miért engedélyezték az Nplate forgalomba hozatalat?

Az Eurépai Gyogyszeriigynokség megallapitotta, hogy az Nplate alkalmazasanak elényei meghaladjak a
kockazatokat, ezért javasolta a gyogyszerre vonatkozé forgalomba hozatali engedély kiadasat.

Az Ugynokség megallapitotta, hogy az Nplate hatasossaga mind a Iépeltavolitason atesett betegeknél,
mind pedig a Iéppel még rendelkez6 betegeknél bizonyitast nyert. A vérlemezkeszam novekedése
tartésan fennallt és klinikailag relevans volt minden csoportban, habar a kezelés csak a tiineteket
befolyasolja és nem gyogyitja meg a betegséget. Ezért, a Iéppel még rendelkez6 betegeknél a
Iépeltavolitas lehet6ségét id6rél-idére értékelni kell.

Milyen intézkedések vannak folyamatban az Nplate biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabol?

Az Nplate-et gyarto vallalat egy déziskalkulatorral latja el az orvosokat, amely segiti 6ket az Nplate —
olykor igen kis mennyiségli — beinjekci6ézand6 adagjainak kiszamitasaban. Az orvosok az otthoni
beadasra vonatkozé betanité csomagot is kaphatnak, amely az Nplate-tel 8nmagukat beinjekci6zo
betegek megtanitasara vonatkozo anyagokat, és a betegek részére a gyoégyszer injekcidézasra valo
el6készitésére vonatkozd anyagokat tartalmaz.

Az Nplate biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészséguigyi szakemberek és a betegek
altal kovetendd ajanlasok és évintézkedések szintén feltiintetésre kerlltek az alkalmazasi elGirasban és
a betegtajékoztatéban.

Az Nplate-tel kapcsolatos egyéb informacio

2009. februar 4-én az Eurépai Bizottsag az Nplate-re vonatkozéan kiadta az Eurépai Unié egész
teruletére érvényes forgalomba hozatali engedélyt.

Az Nplate-re vonatkozé teljes EPAR az Ugynokség weboldalan talalhaté: ema.europa.eu/Find
medicine/Human medicines/European public assessment reports. Amennyiben az Nplate-tel torténdo
kezeléssel kapcsolatban bévebb informacidra van sziiksége, olvassa el a (szintén az EPAR részét
képez6) betegtajékoztatdt, illetve forduljon kezelborvosahoz vagy gyogyszerészéhez.

A ritka betegségek gyogyszereivel foglalkozé bizottsag Nplate-re vonatkozé véleményének
osszefoglaldja az Ugynokség weboldalan talalhat6: ema.europa.eu/Find medicine/Human

medicines/Rare disease designation.

Az Osszefoglald utolsé aktualizalasa: 12-2017.
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/000942/human_med_000938.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/000942/human_med_000938.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000329.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000329.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
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