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EPAR santrauka placiajai visuomenei

Kuvan
sapropterino dihidrochloridas

Sis dokumentas yra Kuvan Europos vieso vertinimo protokolo (EPAR) santrauka. Jame paaiskinama,
kaip agentdra vertino vaista, kad galéty rekomenduoti leisti prekiauti Siuo vaistu ES ir nustatyty jo
vartojimo salygas. Siame dokumente nepateikta praktines informacijos apie tai, kaip vartoti Kuvan.

Praktinés informacijos apie Kuvan vartojimg pacientai turéty ieskoti pakuotés lapelyje arba kreiptis |
savo gydytojq ar vaistininka.

Kas yra Kuvan ir kam jis vartojamas?

Kuvan yra vaistas, skiriamas padidéjusiai fenilalanino koncentracijai kraujyje mazinti suaugusiesiems ir
bet kokio amziaus vaikams, kuriems diagnozuota genetiné fenilketonurija ar tetrahidrobiopterino (BH4)
trikumas.

Siuos sutrikimus turinciy pacienty organizmas negali perdirbti maisto baltymuose esancio amino
rigsties fenilalanino ir dél to kraujyje susidaro pernelyg didelé amino rlgsties koncentracija, kuri
sukelia nervy sistemos veiklos sutrikimy.

Kadangi pacienty, kuriy sveikatos sutrikimai gali pasireiksti padidéjusia fenilalanino koncentracija
kraujyje, néra daug, Sie sutrikimai laikomi retais, 2004 m. birZelio 8 d. Kuvan priskirtas retyjy (retoms
ligoms gydyti skirty) vaisty kategorijai.

Kuvan sudétyje yra veikliosios medziagos sapropterino dihidrochlorido.

Kaip vartoti Kuvan?

Gaminamos tirpinamosios Kuvan tabletés (100 mg) arba milteliai (100 arba 500 mg), kuriuos reikia
istirpinti vandenyje ir iSgerti. Kuvan galima sigyti tik pateikus recepta. Gydyma turi pradéti ir priziGréti
gydytojas, turintis genetinés fenilketonurijos ir BH4 trilkumo gydymo patirties. Siekiant uztikrinti
tinkama_ fenilalanino koncentracija kraujyje ir mitybos pusiausvyra, Kuvan vartojantiems pacientams
svarbu toliau laikytis dietos, kurioje blty mazai fenilalanino ir baltymuy. Bitina stebéti, kiek fenilalanino
ir baltymy suvartojama. Kuvan skirtas ilgalaikiam vartojimui.
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Pradiné Kuvan dozé priklauso nuo paciento kiino svorio. Véliau doze galima koreguoti atsizvelgiant |
amino rigsciy, taip pat fenilalanino, kiekj kraujyje. Kuvan vartojamas su maistu kasdien tuo paciu
metu, geriausia ryte. Kad poveikis buty geresnis, kai kuriems BH4 trikuma turintiems pacientams doze
reikia padalinti | dvi arba tris paros dozes.

Gydymas laikomas veiksmingu tuomet, kai fenilalanino koncentracija kraujyje sumazéja bent 30 proc.
arba iki kitos gydytojo nustatytos ribos. Jei toks rezultatas pasiekiamas per ménesj, laikoma, kad
gydymas seékmingas, ir Kuvan skiriamas toliau.

Kaip veikia Kuvan?

Didelé fenilalanino koncentracija kraujyje susidaro tada, kai fermentas fenilalanino hidroksilaze
nepakankamai skaido fenilalaning. Fenilketonurija serganciy pacienty organizme Sis fermentas yra
pakites, o BH4 trikuma turinciy pacienty organizmui triiksta BH4 — ,kofaktoriaus"®, kuris uztikrina gerg
fermento veikla.

Veiklioji Kuvan medziaga, sapropterino dihidrochloridas, yra sintetiné BH4 kopija. Fenilketonurija
serganciy pacienty organizme jis padidina pakitusio fermento aktyvuma, o BH4 trikuma turinciyjy —
pakeicia triikstama kofaktoriy. Sie procesai padeda atstatyti fermento gebéjima paversti fenilalaning
tirozinu ir sumazinti fenilalanino koncentracijg kraujyje.

Kokia Kuvan nauda nustatyta tyrimuose?

Pagrindiniame fenilketonurijos tyrime, atliktame su 88 pacientais, gydomais Kuvan arba placebu
(preparatu be veikliosios medziagos), buvo lyginama, kaip sumazéja fenilalanino koncentracija,
vartojant vieng arba kitg preparata. Kituose dviejuose tyrimuose su 101 pacientu buvo tiriama, ar
Kuvan poveikis leidZia pacientams vartoti maisto produktus, kuriuose yra fenilalanino, iSlaikydamas
tinkama fenilalanino koncentracijq kraujyje (t.y. fenilalanino toleravimas).

Fenilketonurija sergantiems pacientams Kuvan veiksmingiau uz placeba sumazino fenilalanino
koncentracija kraujyje. Per 6 savaites Kuvan gydytiems pacientams fenilalanino koncentracija
sumazéjo 236 mikromoliais/litre, o pacientams, vartojusiems placeba, ji padidéjo 3 mikromoliais/litre.
Be to, Kuvan gydomi fenilketonurija sergantys pacientai, kuriems nebuvo taikoma apribota dieta, po
10 savaiciy galéjo padidinti per dieng suvartojama fenilalanino kiekj 17,5 mg kilogramui kiino svorio,
palyginti su 3,3 mg/kg placebu gydyty pacienty grupeéje. Kai Kuvan ir kartu paskirtas dietos
apribojimas buvo lyginami su gydymu vien tik dietos apribojimu, vidutinis gerai toleruojamas per dieng
suvartojamo fenilalanino kiekis po 26 savaiciy buvo 81 mg/kg Kuvan gydyty pacienty grupéje ir

50 mg/kg pacienty grupéje, kurioje taikytas tik dietos apribojimas.

Apie BH4 trikumo (labai retos biiklés) gydyma jmoné pateiké i$ publikuotos literatliros paimtus trijy
tyrimuy, kuriuose dalis pacienty vidutiniskai 15,5 ménesio buvo gydomi sapropterinu, rezultatus. Siuose
tyrimuose Kuvan vartojusiems pacientams sumazéjo fenilalanino koncentracija ir pageréjo kiti ligos
rodikliai.

Kuvan tyrimai atlikti su suaugusiaisiais ir visy amziaus grupiy vaikais.
Kokia rizika siejama su Kuvan vartojimu?

Dazniausi Kuvan Salutiniai reiskiniai (pasireiSke daugiau kaip 1 pacientui iS 10) yra galvos skausmas ir
rinoréja (iSskyros i$ nosies).

ISsamy visy Salutiniy reiskiniy ir apribojimy, nustatyty vartojant Kuvan, sarasg galima rasti pakuotés
lapelyje.
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Kodél Kuvan buvo patvirtintas?

Agentliros Zmonéms skirty vaistiniy preparaty komitetas (CHMP) nusprende, kad Kuvan nauda yra
didesné uz jo keliama rizika, ir rekomendavo leisti vartoti §j vaistg ES.

Kokios priemonés taikomos siekiant uztikrinti saugy ir veiksminga Kuvan
vartojima?

1 preparato charakteristiky santrauka ir pakuotés lapelj jtrauktos saugaus ir veiksmingo Kuvan
vartojimo rekomendacijos ir atsargumo priemonés, kuriy turi imtis sveikatos prieziliros specialistai ir
pacientai.

Kita informacija apie Kuvan

Europos Komisija 2008 m. gruodzio 2 d. suteiké visoje Europos Sajungoje galiojantj Kuvan registracijos
pazymejima.

Retyjy vaisty komiteto nuomoneés apie Kuvan santrauka rasite agentiros interneto svetaineje adresu:
ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designations.

ISsamy Kuvan EPAR rasite agentlros interneto svetainéje adresu: ema.europa.eu/Find
medicine/Human medicines/European Public Assessment Reports. Daugiau informacijos apie gydyma
Kuvan rasite pakuotés lapelyje (taip pat EPAR dalis) arba teiraukités savo gydytojo ar vaistininko.

Si santrauka paskutinj karta atnaujinta 2017-07.
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