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Sephience (szepiapterin)
A Sephience-re vonatkozd attekintés és az EU-ban valo engedélyezésének
indoklasa

Milyen tipusi gyodgyszer a Sephience és milyen betegségek esetén
alkalmazhaté6?

A Sephience a hiperfenilalaninémia (HPA, a vér tul magas fenilalanin szintje) kezelésére alkalmazott
gyogyszer fenilketonuridban (PKU) szenvedo felnétteknél és gyermekeknél. A PKU egy orokletes
betegség, amelyben a fenilalanin nev(i aminosav (a fehérjék épitéeleme) rendellenesen magas szintre
emelkedik a vérben, ami idegrendszeri problémakat okoz.

Mivel a hiperfenilalaninémia ,ritkdnak” mindsil, ezért a Sephience-t 2021. majus 20-an ,ritka betegség
elleni gyégyszerré” (orphan drug) mindsitették. Tovabbi informacio a ritka betegség elleni (orphan)
statusszal rendelkezd gydgyszerekr6l az EMA honlapjan taldlhato.

A Sephience hatéanyaga a szepiapterin.
Hogyan kell alkalmazni a Sephience-t?

A Sephience csak receptre kaphato, és a kezelést a PKU kezelésében tapasztalattal rendelkez6
orvosnak kell megkezdenie és felligyelnie.

A Sephience por formajaban kaphatd, amelyet vizben vagy almalében kell feloldani, vagy lagy étellel
kell 6sszekeverni; naponta egyszer, étkezés kdzben kell bevenni.

A Sephience alkalmazasaval kapcsolatban tovabbi informacidért olvassa el a betegtajékoztatdt, illetve
kérdezze meg kezel6orvosat vagy gyodgyszerészét.

Hogyan fejti ki hatasat a Sephience?

PKU-ban szenvedd betegeknél a fenilalanint egy masik aminosavva alakitd, fenilalanin-hidroxildz (PAH)
nevl enzim (egy fehérjetipus) nem hajlik megfeleléen, ezért aktivitdsa csokken. Ez a vérben a
fenilalanin felhalmozddasahoz vezet, ami a betegség tlineteit okozza.

A Sephience hatdéanyaga, a szepiapterin egy természetes anyag olyan valtozata, amelyre a
szervezetnek a tetrahidrobipterin (BH4) elGallitasahoz van sziiksége. A BH4 segiti a PAH-t a fenilalanin
atalakitasaban. A szepiapterin kétféle modon csdkkenti a fenilalanin szintjét a vérben: egyrészt néveli
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a BH4 szintjét a szervezetben, masrészt a PHA-hoz kotddve és annak stabilizalasaval noveli annak
aktivitasat.

Milyen el6nyei voltak a Sephience alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

Egy f6 vizsgalatban kimutattak, hogy a Sephience csokkenti a fenilalanin szintjét a vérben.

A vizsgalat els6 részében 157 PKU-ban szenvedd beteg vett részt, akik 14 napon keresztil Sephience-t
kaptak. Azok a legaldbb 2 éves betegeket, akiknél a vér fenilalaninszintje legalabb 15%-kal csokkent
(110 beteg), és akiket igy a kezelésre reagalonak tekintettek, részt vettek a vizsgalat masodik
részében, amelynek soran 6 hétig Sephience-t vagy placebét (hatéanyag nélkiili kezelést) kaptak. A
hatasossag f6 mutatdja a vér fenilalaninszintjének tovabbi valtozasa volt azoknal a betegeknél, akiknél
a vizsgalat els6 részében mar legalabb 30%-kal csokkent a vér fenilalaninszintje.

A Sephience-t kapd betegeknél a vér fenilalaninszintjének csokkenése kortlbelil 410 mikromol/liter
volt (63%-0s csokkenés a kezdeti szinthez képest), mig a placebdt kapo betegeknél ez az érték
koralbeltl 16 mikromol/liter volt (1,4%-0s csokkenés). A vizsgalat azt is igazolta, hogy azok a
betegek, akikrél ismert, hogy nem reagaltak a szapropterinre (a hiperfenilalaninémia kezelésére
szolgald masik gydgyszer), a Sephience alkalmazasaval legaldbb 30%-kal csokkentették a fenilalanin
vérszintjuket.

Egy folyamatban lévé vizsgalatbol szarmazé adatok azt is jelezték, hogy a kezelés el6nyei az id6
mulasaval is fennmaradnak, és lehetévé teszik a betegek szamara, hogy noveljék a fenilalanin
felvételét a diétabal.

Tovabbi adatok arra utaltak, hogy a fenilalanin vérszintjének csokkenése a 2 évesnél fiatalabb
betegeknél hasonlé volt az idésebb gyermekeknél megfigyelthez.

Milyen kockazatokkal jar a Sephience alkalmazasa?

A Sephience alkalmazaséval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatas és a korlatozasok teljes
felsorolasa a betegtajékoztatoban talalhaté.

A Sephience leggyakoribb mellékhatasai (10 beteg kozil tobb mint 1-nél jelentkezhet) a fels6 léguti
fert6zés (orr- és torokfert6zés), a fejfajas, a hasmenés és a hasi fajdalom. Elszinez6dott széklet és
hipofenilalaninémia (alacsony fenilalaninszint) 10 személy kozUl legfeljebb 1-nél jelentkezhet.

Miért engedélyezték a Sephience forgalomba hozatalat az EU-ban?

A Sephience a placebdhoz képest igazoltan jelentés mértékben csdkkenti a vér fenilalaninszintjét PKU-
ban szenvedd betegeknél, 6 hetes kezelést kdvetben; az ilyen csokkenés varhatoan segit kontrollalni a
betegséget, és jelentGs egészségligyi elénydkkel jar. Kimutattak, hogy a fenilalaninszintre gyakorolt
hatas az id6 mulasaval is fennmarad, és javitja a betegek életmindségét. A Sephience alternativ
kezelést is jelent azon betegek szamara, akiknél a meglévo kezelések nem alkalmazhatdk, vagy nem a
betegek reagalnak azokra.

A Sephience biztonsagossagi profilja megnyugtatd, stlyos mellékhatasokat nem jelentettek.

Az Eurdpai Gyogyszeriigynokség megallapitotta, hogy a Sephience alkalmazasanak elényei
meghaladjak a kockazatokat, ezért a gydgyszer alkalmazasa az EU-ban engedélyezhet6.
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Milyen intézkedések vannak folyamatban a Sephience biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabol?

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

A Sephience alkalmazasaval kapcsolatban felmerul6 informéaciokat — hasonléan minden mas
gyogyszerhez - folyamatosan figyelemmel kisérik. A Sephience alkalmazasaval 6sszefliggésben
jelentett feltételezett mellékhatasokat gondosan értékelik, és a biztonsagos és hatékony alkalmazas
érdekében a sziikséges intézkedéseket meghozzak.

A Sephience-vel kapcsolatos egyéb informacio

...-an/-én a Sephience az Eurdpai Unid egész teriiletére érvényes forgalombahozatali engedélyt kapott.

A Sephience-vel kapcsolatban tovabbi informacié az Eurdpai Gyogyszeriigynokség honlapjan taldlhaté:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/sephience.

Az attekintés utolsé aktualizalasa: 05-2025.
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