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Orfadin (nitizinonas)
Orfadin apzvalga ir kodél jis buvo registruotas Europos Sajungoje (ES)

Kas yra Orfadin ir kam jis vartojamas?

Orfadin - tai vaistas, kuriuo gydomi:

e paveldima 1 tipo tirozinemija (HT-1) sergantys visy amziaus grupiy pacientai, kurie taip pat laikosi
dietos apribojimuy;

o alkaptonurija (AKU) sergantys suaugusieji.

Sios ligos pasirei$kia, kai organizmas negali iki galo suskaidyti tam tikry aminortgéciy, jskaitant
tirozing. Dél to kaupiasi kenksmingos medziagos, kurios gali sukelti sunkiy kepeny funkcijos sutrikimy
ir kepeny vézj 1 tipo tirozinemija sergantiems pacientams ir sgnariy ligas alkaptonurija sergantiems
pacientams.

Orfadin sudétyje yra veikliosios medZziagos nitizinono.
Kaip vartoti Orfadin?

Orfadin galima jsigyti tik pateikus recepta. Gydyma Siuo vaistu turi pradéti ir prizitiréti gydytojas,
turintis Siuo vaistu gydomuy ligy gydymo patirties. Gaminamos Sio vaisto kapsulés ir geriamoji
suspensija.

HT-1 sergantiems pacientams rekomenduojama pradiné Orfadin dozé yra 1 mg kilogramui kiino svorio
kartg per para. Po to vaisto dozé koreguojama atsizvelgiant | paciento organizmo reakcijg | gydyma ir
svorj.

Alkaptonurija sergantiems suaugusiesiems rekomenduojama 10 mg Orfadin dozé per para.
Daugiau informacijos apie Orfadin vartojima ieskokite pakuotés lapelyje arba kreipkités | gydytojq arba
vaistininka.

Kaip veikia Orfadin?

1 tipo tirozinemija ir alkaptonurija serganciy pacienty organizme triksta aminortgstj tirozing
skaidandiy fermenty, todél jis virsta kenksmingomis medziagomis. Orfadin veiklioji medziaga
nitizinonas slopina fermenty, kurie pavercia tirozing kenksmingomis medziagomis, veikla. Dietos
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laikymasis neleidzia susidaryti pernelyg dideliam aminortgsciy, kaip antai tirozino ir fenilalanino, kurios
virsta tirozinu, kiekiui organizme.

Kokia Orfadin nauda nustatyta tyrimy metu?
Paveldima 1 tipo tirozinemija

Didziausiame Orfadin tyrime dalyvavo 257 1 tipo tirozinemija sergantys pacientai. Buvo tiriamas
Orfadin poveikis pacienty iSgyvenamumui ir lyginamas su medicininiy leidiniy ataskaitose, kuriose
aprasytas HT-1 serganciy pacienty iSgyvenamumas taikant tik modifikuotg dietg, paskelbtu poveikiu.
Orfadin Zenkliai pailgino gyvenimo trukme. Pavyzdziui, jaunesnis negu dviejy ménesiy HT-1 sergantis
kadikis paprastai turi tik 28 proc. tikimybe iSgyventi iki penkeriy mety taikant vien modifikuotg dieta.
Papildomai skiriant gydyma Orfadin, jo iSgyvenamumo rodiklis padidéja iki 82 proc. Kuo greiciau
pradedamas gydymas, tuo geresnés galimybés iSgyventi.

Alkaptonurija

Orfadin veiksmingai mazino tirozino skilimo produktg, vadinamg homogentizine rigstimi (HGA).
Pagrindiniame tyrime, kuriame dalyvavo 138 alkaptonurija serganciy suaugusiy pacienty, pagrindinis
veiksmingumo rodiklis buvo HGA kiekis Slapime per para, kuris atspindi HGA kiekj organizme. Vienus
metus Orfadin vartojusiy pacienty kraujyje HGA koncentracija Slapime per parg buvo 86 mikromoliy/l,
palyginti su daugiau kaip 26 000 mikromoliy/l pacienty, kurie Sio vaisto nevartojo. Be to, Orfadin
vartojusiems pacientams pasireiSké maziau ligos simptomuy nei jo nevartojusiems.

Kokia rizika susijusi su Orfadin vartojimu?

Dazniausias Orfadin Salutinis poveikis (galintis pasireiksti daugiau kaip 1 Zmogui i$ 10) yra didelis
tirozino kiekis kraujyje (dél vaisto veikimo bido). Kiti dazni Salutinio poveikio reiskiniai (galintys
pasireiksti ne daugiau kaip 1 Zmogui i$ 10) yra trombocitopenija (sumazéjes trombocity kiekis),
leukopenija (sumazéjes baltujy kraujo lasteliy kiekis), granulocitopenija (mazas granulocity - baltujy
kraujo Igsteliy - kiekis), konjunktyvitas (akies paraudimas ir nemalonds pojadiai akyje), ragenos
(skaidraus sluoksnio, kuris dengia vyzdj) drumstumas, keratitas (ragenos uzdegimas), fotofobija
(nenormalus akiy jautrumas Sviesai) ir akiy skausmas. Daugelis Siy Salutiniy reiskiniy pasireiskia dél
didelio tirozino kiekio.

ISsamy visy Orfadin Salutinio poveikio reiskiniy ir apribojimy sgrasa galima rasti pakuotés lapelyje.
Kodél Orfadin buvo registruotas ES?

Orfadin buvo veiksmingas gydant 1 tipo paveldima tirozinemija, ypa¢ gydyma pradéjus anksti, kol
paciento kepenys néra pernelyg pazeistos. Gydymo Orfadin rezultatai geresni nei nurodyti gydymo
modifikuota dieta rezultatai. AKU sergantiems pacientams Orfadin veiksmingai sumazino HGA
koncentracijg Slapime, o kartu ir simptomus, ypac sanariy, kauly ir akiy. Europos vaisty agentira
nusprendé, kad Orfadin Salutinio poveikio reiSkiniai gerai zinomi, taciau pazymeéjo, kad Salutinis
poveikis akims pasireiskia dazniau AKU sergantiems pacientams ir kad jiems pasireiskia naujy Salutinio
poveikio reiskiniu, pavyzdziui, infekcijy. Apskritai laikomasi nuomonés, kad Orfadin sukeliamg Salutinj
poveikj galima kontroliuoti.

Agentira nusprendé, kad Orfadin nauda yra didesné uz jo keliama rizika, ir jis gali bGti registruotas
vartoti ES.
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Kokios priemonés taikomos siekiant uztikrinti saugy ir veiksminga Orfadin
vartojima?

1 preparato charakteristiky santrauka ir pakuoteés lapelj taip pat jtrauktos saugaus ir veiksmingo
Orfadin vartojimo rekomendacijos ir atsargumo priemonés.

Kaip ir visy vaisty, Orfadin vartojimo duomenys yra nuolatos stebimi. Orfadin Salutinis poveikis yra
kruopsciai vertinamas ir imamasi visy reikiamy priemoniy pacientams apsaugoti.

Kita informacija apie Orfadin:

Orfadin buvo registruotas visoje ES 2005 m. vasario 21 d.

Daugiau informacijos apie Orfadin rasite Agentiros tinklalapyje adresu:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/orfadin.

Si santrauka paskutinj karta atnaujinta 2020-11.
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