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Streszczenie EPAR dla ogétu spoteczenstwa

Kuvan
dichlorowodorek sapropteryny

Niniejszy dokument jest streszczeniem Europejskiego Publicznego Sprawozdania Oceniajacego (EPAR)
dotyczacego leku Kuvan. Wyjasnia, jak Agencja ocenita lek w celu przyjecia zalecen w sprawie
przyznania pozwolenia na dopuszczenie produktu do obrotu w UE oraz warunkdéw jego stosowania.
Jego celem nie jest zapewnienie praktycznej porady dotyczacej stosowania leku Kuvan.

W celu uzyskania praktycznych informacji na temat stosowania leku Kuvan, nalezy zapoznac sie z
ulotkg dla pacjenta badz skontaktowac sie z lekarzem lub farmaceuta.

Co to jest produkt Kuvan i w jakim celu sie go stosuje?

Kuvan jest lekiem stosowanym w leczeniu wysokiego stezenia fenyloalaniny we krwi u oséb dorostych i
dzieci w kazdym wieku ze schorzeniami genetycznymi — fenyloketonurig (ang. PKU) lub niedoborem
tetrahydrobiopteryny (ang. BH4).

Pacjenci z tymi zaburzeniami nie sa w stanie przetwarza¢ aminokwasu — fenyloalaniny — z biatek w
diecie, co powoduje nieprawidtowo wysokie stezenia aminokwasu we krwi, prowadzace do zaburzen w
obrebie uktadu nerwowego.

Ze wzgledu na matg liczbe pacjentow ze schorzeniami powodujacymi wysokie stezenie fenyloalaniny,
te stany chorobowe uznano za rzadko wystepujace, a w dniu 8 czerwca 2004 r. produkt Kuvan uznano
za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach).

Kuvan zawiera substancje czynng dichlorowodorek sapropteryny.
Jak stosowac produkt Kuvan?

Kuvan jest dostepny w postaci tabletek rozpuszczalnych (100 mg) oraz w proszku (100 lub 500 mg),
do rozpuszczania w wodzie, a nastepnie wypicia. Kuvan wydaje sie wytacznie z przepisu lekarza, a
leczenie musi rozpoczynac i nadzorowac wytacznie lekarz majacy doswiadczenie w leczeniu PKU lub
niedoboru BH4. Wazne jest, aby podczas przyjmowania leku Kuvan dieta pacjenta caty czas byfa uboga
w fenyloalaniny i biatko, a spozycie fenyloalaniny i biatka byto monitorowane i dostosowywane, w celu
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zapewnienia kontroli stezen fenyloalaniny i rbwnowagi zywieniowej. Kuvan jest przeznaczony do
diugotrwatego stosowania.

Dawka poczatkowa leku Kuvan zalezy od masy ciata pacjenta. Dawke nastepnie dostosowuje sie w
zaleznosci od poziomu aminokwaséw we krwi, w tym fenyloalaniny. Kuvan przyjmuje sie codziennie z
positkiem, o statej porze dnia, najlepiej rano. U niektérych pacjentéw z niedoborem BH4 w celu
uzyskania lepszego dziatania niezbedne moze by¢ podzielenie dawki dobowej na dwie lub trzy dawki
stosowane w ciggu doby.

Satysfakcjonujacg odpowiedz na leczenie okresla sie jako zmniejszenie stezenia fenyloalaniny we krwi
0 co najmniej 30% lub do poziomu ustalonego przez lekarza. Jesli po miesigcu leczenia udaje sie
osiggnac ten cel, odpowiedz na leczenie jest uznawana za odpowiednia i pacjent moze nadal
przyjmowac produkt Kuvan.

Jak dziata produkt Kuvan?

Wysokie stezenie fenyloalaniny we krwi jest wywotane zaburzonym rozktadaniem fenyloalaniny za
posrednictwem enzymu o nazwie hydroksylaza fenyloalaniny. Pacjenci z PKU maja wadliwg postac
enzymu, a pacjenci z niedoborem BH4 majq niskie stezenie BH4 — kofaktora, ktéry jest potrzebny do
prawidtowego dziatania tego enzymu.

Substancja czynna produktu Kuvan, dichlorowodorek sapropteryny, jest syntetyczng wersjg BH4. W
PKU dziata on poprzez zwiekszanie aktywnosci wadliwego enzymu, natomiast w niedoborze BH4
zastepuje brakujacy kofaktor. Dziatania te pomagaja przywrdcic¢ zdolnos$¢ enzymu do przeksztatcania
fenyloalaniny w tyrozyne, zmniejszajac stezenie fenyloalaniny we krwi.

Jakie korzysci ze stosowania produktu Kuvan zaobserwowano w
badaniach?

Co sie tyczy leczenia PKU, w badaniu gtdwnym poréwnano obnizenie stezenia fenyloalaniny we krwi u
88 pacjentéw, ktorzy otrzymywali produkt Kuvan lub placebo (leczenie pozorowane). W dwdch innych
badaniach z udziatem 101 pacjentéw analizowano skuteczno$¢ produktu Kuvan w utrzymywaniu
docelowych stezen fenyloalaniny u pacjentéw spozywajacych zywnos¢ zawierajaca fenyloalanine (tj.
tolerancja fenyloalaniny).

Produkt Kuvan byt skuteczniejszy od placebo w obnizaniu stezenia fenyloalaniny we krwi u pacjentéw z
PKU: po 6 tygodniach stezenie fenyloalaniny obnizyto sie 0 236 mikromoli na litr u pacjentéw
przyjmujacych produkt Kuvan, a u pacjentéw otrzymujacych placebo wzrosto o 3 mikromole na litr.
Ponadto produkt Kuvan umozliwit pacjentom z PKU niestosujacym ograniczenia diety zwiekszenie
dobowego spozycia fenyloalaniny o 17,5 mg na kg masy ciata po 10 tygodniach, w poréwnaniu z

3,3 mg/kg w przypadku placebo. Poréwnanie produktu Kuvan poftaczonego z ograniczeniem diety z
samym ograniczeniem diety wykazato, ze $rednie dobowe spozycie fenyloalaniny tolerowane po 26
tygodniach wyniosto 81 mg/kg w grupie przyjmujacej produkt Kuvan i 50 mg/kg w grupie stosujacej
samo ograniczenie diety.

W odniesieniu do leczenia niedoboru BH4, ktory jest bardzo rzadkim schorzeniem, firma przedstawita
zaczerpniete z opublikowanej literatury wyniki trzech badan, w ktoérych pacjentéw leczono
sapropteryng srednio przez 15,5 miesigca. W badaniach tych u pacjentéw wykazano poprawe w
stezeniu fenyloalaniny i innych markeréw choroby we krwi pacjentéow przyjmujacych lek.

W badaniach produktu Kuvan uczestniczyly osoby doroste i dzieci we wszystkich grupach wiekowych.
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Jakie ryzyko wigze sie ze stosowaniem produktu Kuvan?

Najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Kuvan (obserwowane u wiecej niz 1
pacjenta na 10) to: bdle gtowy i niezyt nosa (katar).

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

Na jakiej podstawie zatwierdza sie produkt Kuvan?

Agencja uznata, ze korzysci ptynace ze stosowania produktu Kuvan przewyzszajg ryzyko, i zalecita
przyznanie pozwolenia na dopuszczenie leku do obrotu.

Jakie srodki sa podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i
skutecznego stosowania produktu Kuvan?

W celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego stosowania leku Kuvan w charakterystyce produktu
leczniczego i ulotce dla pacjenta zawarto zalecenia i $rodki ostroznosci przeznaczone dla personelu
medycznego i pacjentow.

Inne informacje dotyczace produktu Kuvan

W dniu 2 grudnia 2008 r. Komisja Europejska przyznata pozwolenie na dopuszczenie produktu Kuvan
do obrotu, wazne w catej Unii Europejskiej.

Streszczenie opinii Komitetu ds. Sierocych Produktéw Leczniczych, dotyczacej produktu Kuvan znajduje
sie na stronie internetowej Agencji: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease

designations.

Petne sprawozdanie EPAR dotyczace produktu Kuvan znajduje sie na stronie internetowej Agencji pod
adresem: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European Public Assessment Reports. W
celu uzyskania dodatkowych informacji dotyczacych leczenia produktem Kuvan nalezy zapoznac sie z
ulotkya dla pacjenta (takze cze$¢ EPAR) badz skontaktowac sie z lekarzem lub farmaceuta.

Data ostatniej aktualizacji: 07.2017.
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