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Sephience (sepiapterin)
Harsa generali lejn Sephience u ghalfejn huwa awtorizzat fl-UE

X’inhu Sephience u ghal xiex jintuza?

Sephience huwa medicina li tintuza ghat-trattament tal-iperfenilalaninemija (HPA, livelli e¢¢essivi ta’
fenilalanina fid-demm) fl-adulti u fit-tfal bil-fenilketonurja (PKU). II-PKU hija kundizzjoni ereditarja fejn
I-amminoacidu fenilalanina (element kostitwenti ghall-proteini) jakkumula fid-demm ghal livelli gholjin
b‘'mod anormali, u jikkawza problemi fis-sistema nervuza.

L-iperfenilalaninemija hija rari, u Sephience gie denominat bhala “medicina orfni” (medicina li tintuza
f'mard rari) fI-20 ta’ Mejju 2021. Aktar informazzjoni dwar id-denominazzjonijiet orfni tinstab fuq is-sit
web tal-EMA.

Sephience fih is-sustanza attiva sepiapterin.
Kif jintuza Sephience?

Sephience jista’ jinkiseb biss b'ricetta ta’ tabib, u t-trattament irid jinbeda u jigi ssorveljat minn tabib
b’esperjenza fit-trattament tal-PKU.

Sephience jigi bhala trab li ghandu jinxtered fl-ilma jew fil-meraq tat-tuffieh, jew jithallat ma’ ikel
artab; jittiehed darba kuljum mal-ikel.

Ghal aktar informazzjoni dwar I-uzu ta’ Sephience, ara I-fuljett ta’ taghrif jew ikkuntattja lit-tabib jew
lill-ispizjar tieghek.

Kif jahdem Sephience?

F'pazjenti bil-PKU, enzima (tip ta’ proteina) imsejha fenilalanina idrossilazi (PAH), li tikkonverti I-
fenilalanina ffamminoacidu iehor, ma tistax tintewa sew u ghalhekk ghandha attivita mnaqqgsa. Dan
iwassal ghal akkumulazzjoni ta’ fenilalanina fid-demm, u jikkawza sintomi tal-marda.

Is-sustanza attiva f'Sephience, is-sepiapterin, hija verzjoni ta’ sustanza naturali mehtiega ghall-gisem
biex jipproduci t-tetraidrobipterina (BH4). II-BH4 tghin lill-PAH biex tikkonverti |-fenilalanina.
Sepiapterin tnaqqas il-livell ta’ fenilalanina fid-demm b’zewg modi: billi zzid il-livelli ta” BH4 fil-gisem, u
billi tehel mal-PAH u tistabbilizzaha, u b’hekk izid I-attivita taghha.
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X'inhuma I-beneficcji ta’ Sephience li hargu mill-istudji?

Sephience ntwera li jnaqgqas il-livelli ta’ fenilalanina fid-demm fi studju ewlieni wiehed.

L-ewwel parti tal-istudju involviet 157-il pazjent b’PKU li nghataw Sephience ghal 14-il jum. Dawk li
kellhom mill-ingas sentejn li kellhom tnaqgis ta’ 15 % jew aktar fil-livelli ta’ fenilalanina fid-demm
taghhom (110 pazjenti) tgiesu bhala li rrispondew ghat-trattament u kienu involuti fit-tieni parti tal-
istudju, fejn inghataw Sephience jew placebo (trattament fint) ghal 6 gimghat. Il-kejl ewlieni tal-
effikacja kien bidla ohra fil-livelli ta’ fenilalanina fid-demm f'dawk il-pazjenti li diga kellhom tnaqgis ta’
30 % jew aktar fil-livelli ta’ fenilalanina fid-demm taghhom fl-ewwel parti tal-istudju.

Fil-pazjenti li nghataw Sephience, it-tnaqgqis fil-livelli ta’ fenilalanina fid-demm kien ta’ madwar 410
mikromoli ghal kull litru (tnaqqis ta’ 63 % mil-livell inizjali) meta mgabbel ma’ madwar 16-il mikromolu
ghal kull litru (tnaqgis ta’ 1.4 %) f'dawk li nghataw il-pla¢ebo. Barra minn hekk, I-istudju wera li
pazjenti li kienu maghrufa li ma rrispondewx ghal sapropterin (medicina ohra ghall-
iperfenilalaninemija) kisbu tnaqgqis fil-livelli ta’ fenilalanina fid-demm taghhom ta’ 30 % jew aktar
b’Sephience.

Data minn studju li ghadu ghaddej indikat ukoll li I-benefi¢¢ji tat-trattament jinzammu maz-zmien u
jippermettu lill-pazjenti jzidu I-konsum ta’ fenilalanina mid-dieta taghhom.

Data addizzjonali indikat li t-tnaqqis fil-livelli ta’ fenilalanina fid-demm f'pazjenti taht I-eta ta’ sentejn
kien simili ghal dak li deher fi tfal akbar.

X’inhuma r-riskji assocjati ma’ Sephience?

Ghal-lista shiha tal-effetti sekondarji u r-restrizzjonijiet b’Sephience, ara |-fuljett ta’ taghrif.

L-effetti sekondarji I-aktar komuni b’Sephience (li jistghu jaffettwaw aktar minn persuna 1 minn kull
10) jinkludu infezzjoni fil-parti ta’ fuq tal-apparat respiratorju (infezzjoni fl-imnieher u fil-grizmejn),
ugigh ta’ ras, dijarea u ugigh addominali (fiz-zaqq). Tibdil fil-kulur tal-ippurgar u ipofenilalaninemija
(livelli baxxi ta’ fenilalanina) jistghu jaffettwaw ukoll sa persuna 1 minn kull 10.

Ghaliex Sephience gie awtorizzat fl-UE?

Sephience ntwera li jnaggas b’mod sinifikanti I-livelli ta’ fenilalanina fid-demm f’‘pazjenti bil-PKU wara
6 gimghat ta’ trattament meta mgabbel mal-placebo; tnaqgis bhal dan huwa mistenni li jghin fil-
kontroll tal-marda u jipprovdi beneficcji sinifikattivi ghas-sahha. L-effett fuq il-livelli ta’ fenilalanina
ntwera li jinzamm maz-zmien, u li jtejjeb il-kwalita tal-hajja tal-pazjenti. Sephience jirrapprezenta
wkoll trattament alternattiv ghal pazjenti li ma jistghux juzaw jew li ma jirrispondux ghat-trattament
ezistenti.

Il-profil tas-sigurta ta’ Sephience huwa ta’ serhan il-mohh u ma gie rrappurtat ebda effett sekondarju

serju.

L-Agenzija Ewropea ghall-Medicini ghaldagstant iddecidiet li I-benefi¢¢ji ta” Sephience huma akbar mir-
riskji tieghu u li jista’ jigi awtorizzat ghall-uzu fl-UE.

X'mizuri qeghdin jittiehdu biex jigi zgurat I-uzu sigur u effettiv ta’
Sephience?

Fis-sommarju tal-karatteristici tal-prodott u fil-fuljett ta’ taghrif gew inkluzi r-rakkomandazzjonijiet u I-
prekawzjonijiet li ghandhom ikunu segwiti mill-professjonisti fil-qasam tal-kura tas-sahha u mill-
pazjenti ghall-uzu sigur u effettiv ta’ Sephience.
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Bhal fil-kaz tal-medicini kollha, id-data dwar |-uzu ta’ Sephience hija ssorveljata kontinwament. L-
effetti sekondarji ssuspettati rrapportati b’'Sephience huma evalwati bir-reqga u kull azzjoni mehtiega

hi mehuda biex tipprotegi lill-pazjenti.
Informazzjoni ohra dwar Sephience

Sephience rc¢ieva awtorizzazzjoni ghat-tgeghid fis-suq valida fl-UE kollha fi

Aktar informazzjoni dwar Sephience tinstab fis-sit web tal-Agenzija:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/sephience.

Din il-harsa generali giet aggornata |-ahhar f'05-2025.
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