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Emcitate (tyratrykol)
Przeglad wiedzy na temat leku Emcitate i uzasadnienie udzielenia pozwolenia
na dopuszczenie do obrotu w UE

Czym jest lek Emcitate i w jakim celu sie go stosuje

Emcitate jest lekiem stosowanym w leczeniu tyreotoksykozy obwodowej (nadmiernego stezenia
niektérych hormondw tarczycy we krwi) u 0séb z niedoborem transportera monokarboksylanu 8
(MCT8). Niedobdr MCT8 znany jest rowniez jako zespoét Allana-Herndona-Dudleya, zaburzenie
wptywajace na rozwdj mozgu.

Substancjg czynng zawartg w leku Emcitate jest tyratrykol. Emcitate jest lekiem hybrydowym. Oznacza
to, ze jest podobny do leku referencyjnego zawierajacego te sama substancje czynna, lecz istniejq
pewne réznice miedzy tymi dwoma lekami. Lek Emcitate jest dostepny w postaci tabletek
rozpuszczalnych (do zmieszania z woda przed przyjeciem), natomiast lek referencyjny byt dostepny w
postaci tabletek do przyjmowania doustnego. Lekiem referencyjnym dla leku Emcitate jest Téatrois,
ktéry zostat wprowadzony do obrotu we Francji z przeznaczeniem do stosowania w leczeniu zespotu
opornosci na hormon tarczycy.

Ze wzgledu na to, ze niedobdor MCT8 jest chorobg rzadko wystepujacg, w dniu 8 listopada 2017 r. lek
Emcitate uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach). Wiecej informacji na temat
przyznania statusu leku sierocego mozna znalez¢ na stronie internetowej EMA.

Jak stosowac lek Emcitate

Lek wydawany na recepte. Leczenie powinno by¢ rozpoczynane i nadzorowane przez lekarza z
doswiadczeniem w leczeniu pacjentéw z rzadkimi zaburzeniami genetycznymi.

Lek jest dostepny w postaci tabletek rozpuszczalnych, ktére nalezy przyjmowac od 1 do 3 razy na
dobe. Tabletki nalezy rozpusci¢ (wymieszac) w niewielkiej ilosci wody, a nastepnie podawac za pomocg
strzykawki do ust lub przez zgtebnik zotadkowo-jelitowy. Wielko$¢ dawki poczatkowej zalezy od masy
ciata pacjenta. Dawke zwieksza sige stopniowo co dwa tygodnie do momentu, gdy stezenie hormonu
tarczycy - trijodotyroniny (T3) we krwi zostanie wystarczajaco obnizone.
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Wiecej informacji o sposobie stosowania leku Emcitate znajduje sie w Ulotce dla pacjenta lub udzieli ich
lekarz lub farmaceuta.

Jak dziata lek Emcitate

Tyreotoksykoza w przypadku niedoboru MCT8 jest spowodowana mutacjg (zmiang) w genie, ktory
dostarcza instrukcji do wytwarzania biatka o nazwie MCT8. Biatko to przenosi zwykle hormon tarczycy
T3 do komérek réznych tkanek i narzadéw, w tym tkanek mézgu. Z powodu mutacji genowej MCT8 nie
dziata prawidtowo i dlatego T3 nie moze przedostac sie do komdrek moézgu, powodujac zaburzenia
rozwoju modzgu i miesni. Prowadzi to rdwniez do gromadzenia sie T3 w innych czesciach organizmu, co
wywotuje zaburzenia z powodu nadmiernej ilosci hormonu tarczycy (nadczynnos¢ tarczycy).
Substancja czynna leku Emcitate, tyratrykol, jest bardzo podobna do hormonu T3, ale nie potrzebuje
MCT8 do wnikania do wnetrza komoérek i wydostawania sie z nich z powrotem. W zwigzku z tym nalezy
sie spodziewad, ze u pacjentéw z niedoborem MCT8 lek przedostanie sie do komadrek organizmu i
zastgpi brakujacy hormon T3. Pomaga to przywrdéci¢ prawidtowg czynnosé hormonoéw tarczycy w
organizmie i ztagodzi¢ objawy tyreotoksykozy obwodowej.

Korzysci ze stosowania leku Emcitate wykazane w badaniach

W badaniu gtéwnym z udziatem 46 dzieci i 0s6b dorostych z niedoborem MCT8, ktéry powoduje
wystgpienie objawow choroby, stwierdzono, ze stosowanie leku Emcitate zmniejszato $rednie stezenie
hormonu T3 we krwi z 4,97 nmol/l do 1,82 nmol/l po 12 miesigcach leczenia. Dane pomocnicze
wykazaty réwniez niewielkie ztagodzenie objawdw tyreotoksykozy, takich jak przyspieszenie akcji
serca, wysokie cisnienie krwi i przedwczesne skurcze przedsionkéw (dodatkowe uderzenia serca). W
badaniu tym leku Emcitate nie poréwnywano z zadnym innym lekiem ani z placebo (leczeniem
pozorowanym).

Ryzyko zwigzane ze stosowaniem leku Emcitate

Petny wykaz dziatan niepozadanych i ograniczen zwigzanych ze stosowaniem leku Emcitate znajduje
sie w Ulotce dla pacjenta.

Najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Emcitate (mogace wystgpi¢ u 1 na
10 pacjentéw) to: nadmierna potliwos$¢, biegunka, drazliwosé, lek i koszmary nocne. Te dziatania
niepozadane wystepujgq zazwyczaj na poczatku leczenia lub po zwiekszeniu dawki i zwykle ustepujg w
ciggu kilku dni.

Leku Emcitate nie wolno stosowa¢ w leczeniu innych przyczyn nadczynnosci tarczycy. Leku nie wolno
takze stosowac w okresie cigzy.

Podstawy dopuszczenia do obrotu leku Emcitate w UE

W momencie dopuszczenia do obrotu w UE nie byto dopuszczonego do obrotu zadnego rodzaju leczenia
tyreotoksykozy obwodowej wywotanej niedoborem MCTS8, ktéry jest bardzo rzadka i powazng choroba.
W badaniu z udziatem pacjentéw z niedoborem MCT8 wykazano, ze lek Emcitate obniza $rednie
stezenie hormonu tarczycy T3 i prowadzi do niewielkiego ztagodzenia objawow tyreotoksykozy
obwodowej. Bezpieczenstwo stosowania leku Emcitate jest poréwnywalne z bezpieczenstwem
stosowania leku referencyjnego i uznaje sie je za dopuszczalne przy odpowiednim dawkowaniu i
monitorowaniu.
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W zwigzku z tym Agencja byta zdania, ze korzysci ptynace ze stosowania leku Emcitate przewyzszaja
ryzyko i moze on by¢ dopuszczony do stosowania w UE.

Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego
stosowania leku Emcitate

W celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego stosowania leku Emcitate w Charakterystyce Produktu
Leczniczego i w Ulotce dla pacjenta zawarto zalecenia i $rodki ostroznosci przeznaczone dla personelu
medycznego i pacjentéw.

Tak jak w przypadku wszystkich lekow, dane o stosowaniu leku Emcitate sg stale monitorowane.
Podejrzewane dziatania niepozadane leku Emcitate sq starannie oceniane i podejmowane sg wszelkie
czynnosci konieczne do ochrony pacjentéw.

Inne informacje dotyczace leku Emcitate

Dalsze informacje dotyczace leku Emcitate znajdujq sie na stronie internetowej Agencji pod adresem:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/emcitate.

Data ostatniej aktualizacji: 01.2025.
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