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Streszczenie EPAR dla og6tu spoteczenstwa

Nplate

romiplostym

Niniejszy dokument jest streszczeniem Europejskiego Publicznego Sprawozdania Oceniajacego (EPAR)
dotyczacego leku Nplate. 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 Nplate.

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

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

Lek Nplate stosuje sie u pacjentéw w wieku od pierwszego roku zycia z przewlektg pierwotng
matoptytkowoscig immunologiczna (idiopatyczng). W przebiegu tego schorzenia uktad odpornosciowy
pacjenta niszczy ptytki krwi (elementy krwi biorgce udziat w jej krzepnieciu). Pacjenci z pierwotng
matoptytkowoscig immunologiczng maja niska liczbe ptytek krwi i wystepuje u nich ryzyko krwawienia.

Lek Nplate stosuje sie wowczas, gdy nie zadziatata terapia lekami takimi jak kortykosteroidy lub
immunoglobuliny. Lek Nplate stosuje sie zaréwno u pacjentéw, u ktérych przeprowadzono zabieg
usuniecia $ledziony w celu opanowania choroby, jak i u pacjentéw z zachowang éledziong. Sledziona to
narzad znajdujacy sie za zotadkiem bioracy udziat w usuwaniu ptytek krwi.

Ze wzgledu na matq liczbe pacjentéw z pierwotng matoptytkowoscig immunologiczna, choroba ta jest
uwazana za rzadko wystepujaca, zatem w dniu 27 maja 2005 r. produkt Nplate uznano za lek sierocy
(lek stosowany w rzadkich chorobach).

Lek zawiera substancje czynng romiplostym.
Jak stosowac produkt Nplate?

Lek Nplate wydaje sie wytacznie z przepisu lekarza, a leczenie tym produktem powinno by¢
prowadzone pod nadzorem lekarza z doswiadczeniem w leczeniu choréb krwi.
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Nplate ma postac proszku, z ktérego sporzadza sie roztwdr do wstrzykiwan. Lek podaje sie raz na
tydzien w postaci wstrzykniecia podskérnego. Wielkos$¢ dawki poczatkowej zalezy od masy ciata
pacjenta, a nastepnie dawka jest dostosowywana tak, aby zapewni¢ utrzymanie liczby ptytek krwi na
okreslonym poziomie. Leczenie nalezy przerwaé, jesli po 4 tygodniach stosowania maksymalnej dawki
leku Nplate nie nastapit wzrost liczby ptytek krwi wystarczajacy do ograniczenia ryzyka krwawien.
Dorosli pacjenci, u ktérych poziom ptytek krwi ustabilizowat sie moga samodzielnie wstrzykiwac sobie
lek po odpowiednim przeszkoleniu.

Wiecej informacji znajduje sie w ulotce dla pacjenta.
Jak dziata produkt Nplate?

Substancja czynna leku Nplate, romiplostym, jest srodkiem pobudzajacym wytwarzanie ptytek krwi. W
organizmie wytwarzanie ptytek krwi w szpiku kostnym jest stymulowane przez hormon zwany
~trombopoetyng”. Romiplostym zostat zaprojektowany w taki sposob, aby taczyt sie z tymi samymi
celami (receptorami), z ktérymi taczy sie trombopoetyna, i pobudzat je. Poprzez nasladowanie
dziatania trombopoetyny romiplostym pobudza wytwarzanie ptytek krwi, powodujac zwiekszenie ich
liczby i zmniejszenie ryzyka krwawienia.

Jakie korzysci ze stosowania produktu Nplate zaobserwowano w
badaniach?

W dwdch badaniach gtdéwnych z udziatem oséb dorostych i w trzecim badaniu z udziatem dzieci
stwierdzono, ze lek Nplate jest skuteczny w leczeniu przewlektej pierwotnej matoptytkowosci
immunologicznej. We wszystkich badaniach lek Nplate porownywano z placebo (leczenie pozorowane).
Pacjentow leczono przez 24 tygodnie, a gtdwnym kryterium oceny skutecznosci leczenia byt wzrost
liczby ptytek krwi powyzej wartosci progowej 50 min ptytek na mililitr krwi, utrzymujacy sie
przynajmniej przez szes¢ z ostatnich o$miu tygodni leczenia. Liczba ptytek krwi wynoszaca ponizej 30
mIn na mililitr stwarza ryzyko krwawienia u pacjentow, natomiast prawidtowa liczba ptytek krwi wynosi
od 150 do 400 min na mililitr.

W pierwszym badaniu uczestniczyto 63 pacjentéw, u ktérych usuniecie $ledziony nie zapewnito
wiasciwej kontroli choroby. Liczba ptytek wzrosta powyzej wartosci progowej u 38% (16 z 42)
pacjentéw otrzymujacych lek Nplate, w poréwnaniu z brakiem takich przypadkéw w grupie 21
pacjentoéw, ktérzy otrzymywali placebo.

Drugie badanie obejmowato 62 pacjentéw z zachowang $ledziong, ktdrzy w przesziosci byli leczeni z
powodu pierwotnej matoptytkowosci immunologicznej. Liczba ptytek wzrosta powyzej wartosci
progowej u 61% (25 z 41) pacjentdw otrzymujacych lek Nplate, w poréwnaniu z 5% (1 z 21)
pacjentow, ktorzy otrzymywali placebo.

W badaniu z udziatem dzieci uczestniczyto 62 pacjentow w wieku od 1 do ponizej 18 lat, ktérzy w
przesztosci byli leczeni z powodu pierwotnej matoptytkowosci immunologicznej (w tym osoby po
zabiegu usuniecia sledziony). Liczba ptytek wzrosta powyzej wartosci progowej u 52% (22 z 42)
pacjentéw otrzymujacych lek Nplate, w poréwnaniu z 10% (2 z 20) pacjentéw, ktdrzy otrzymywali
placebo.

W badaniach dtugoterminowych z udziatem ponad 1000 pacjentéw, z ktoérych czesc byta leczona przez
okres dtuzszy niz 5 lat, potwierdzono, ze lek Nplate pozostawat skuteczny zaréwno u pacjentéw z
usunietq $ledziong, jak i u 0sdb z zachowang $ledziona.
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Jakie ryzyko wigze sie ze stosowaniem produktu Nplate?

Najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Nplate u oséb dorostych
(obserwowane u wiecej niz 1 pacjenta na 10) to bdl glowy, zakazenia nosa i gardta oraz reakcje
alergiczne (nadwrazliwos¢) takie jak wysypka, swiad i gwattowny obrzek podskoérny. Najczestsze
dziatania niepozadane u dzieci obejmujg zakazenia nosa i gardta, katar, kaszel, goraczke, bél jamy
ustnej i gardfa, bdl brzucha, biegunke, wysypke i powstawanie zasinien. Petny wykaz dziatan
niepozadanych zwigzanych ze stosowaniem leku Nplate znajduje sie w ulotce dla pacjenta.

Leku Nplate nie wolno podawac osobom, u ktorych wystepuje nadwrazliwos¢ (alergia) na romiplostym,
ktérykolwiek sktadnik produktu badz na biatka wytwarzane przez bakterie Escherichia coli.

Na jakiej podstawie zatwierdza sie produkt Nplate?

Europejska Agencja Lekdw uznata, ze korzysci ptyngce ze stosowania produktu Nplate przewyzszajg
ryzyko, i zalecita jego dopuszczenie do stosowania w UE.

Agencja uznata, ze skutecznos¢ leku Nplate wykazano zaréwno w przypadku pacjentow po zabiegu
usuniecia $ledziony, jak i u pacjentdw z zachowang $ledziong. Poprawa w poziomie ptytek krwi byta
dtugotrwata i istotna klinicznie w obu grupach, cho¢ terapia leczy jedynie objawy, a nie sama chorobe.
Dlatego tez u pacjentéw, ktorzy nie przeszli zabiegu usuniecia $ledziony, nalezy okresowo dokonywac
ponownej oceny koniecznosci dokonania takiego zabiegu.

Jakie srodki sq podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i
skutecznego stosowania produktu Nplate?

Firma, ktéra wprowadza lek Nplate do obrotu dostarczy lekarzom , kalkulator dozowania”, aby pomoéc
im w obliczaniu czasem bardzo matych ilosci leku Nplate, ktére nalezy wstrzyknaé. Lekarze mogq
réwniez otrzymac pakiet szkoleniowy dotyczacy podawania leku w domu, zawierajacy materiaty na
temat szkolenia pacjentéw, ktorzy samodzielnie bedaq wykonywac wstrzykniecia leku Nplate oraz
materiaty dla pacjentéw na temat przygotowania leku do wstrzykniecia.

W celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego stosowania leku Nplate w charakterystyce produktu
leczniczego i ulotce dla pacjenta zawarto rdwniez zalecenia i Srodki ostroznosci przeznaczone dla
personelu medycznego i pacjentow.

Inne informacje dotyczace produktu Nplate

W dniu 4 lutego 2009 r. Komisja Europejska przyznata pozwolenie na dopuszczenie produktu Nplate do
obrotu, wazne w catej Unii Europejskiej.

Petne sprawozdanie EPAR dotyczace leku Nplate 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 Nplate nalezy zapoznac sie z
ulotkya dla pacjenta (takze cze$¢ EPAR) badz skontaktowac sie z lekarzem lub farmaceuta.

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

designation.

Data ostatniej aktualizacji: 12.2017.
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