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

Czym jest lek Nulibryi w jakim celu sie go stosuje

Lek Nulibry jest lekiem stosowanym w leczeniu pacjentéw z niedoborem kofaktora molibdenowego
(ang. molybdenum cofactor deficiency, MoCD) typu A.

MoCD typu A to choroba dziedziczna, w ktdrej w organizmach pacjentéw nie wystepuje wystarczajaca
iloé$¢ substancji o nazwie ,kofaktor molibdenowy”, czasteczki potrzebnej do produkcji niektérych
enzymow. Bez tych enzymdw toksyczne siarczany chemiczne gromadza sie w mdzgu, powodujac jego
uszkodzenie.

W chorobie ,typu A” brak kofaktora molibdenowego jest spowodowany brakiem substancji o nazwie
~Cykliczny monofosforan pyranopteryny” (ang. cyclic pyranopterin monophosphate, cPMP), ktdrg
organizm potrzebuje do wytwarzania kofaktora molibdenowego.

Ze wzgledu na to, ze MoCD typu A uznano za chorobe rzadko wystepujaca, w dniu 20 wrzesnia 2010 r.
lek Nulibry uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach). Wiecej informacji na temat
przyznania statusu leku sierocego mozna znalez¢ tutaj.

Substancja czynna zawarta w leku Nulibry to fosdenopteryna.

Jak stosowac lek Nulibry

Lek wydawany na recepte. Leczenie z zastosowaniem leku Nulibry powinien rozpoczynac i nadzorowad
pracownik stuzby zdrowia majacy doswiadczenie w leczeniu wrodzonych wad metabolizmu.

Lek Nulibry podaje sie w infuzji (kropléwce) raz na dobe. Zalecana dawka wynosi 0,90 mg na kilogram
masy ciata. U pacjentdw w wieku ponizej 1 roku zycia zaleca sie stosowanie nizszej dawki poczatkowej
i harmonogramu zwiekszania dawki. Dawka poczatkowa i harmonogram zwigekszania dawki zalezg od
wieku cigzowego w chwili urodzenia. Leczenie nalezy kontynuowaé przez cate zycie, jesli choroba
zostanie potwierdzona w badaniach genetycznych.

Wiecej informacji o sposobie stosowania Nulibry znajduje sie w Ulotce dla pacjenta lub udzieli ich
lekarz lub farmaceuta.
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Jak dziata lek Nulibry

Substancja czynna leku Nulibry, fosdenopteryna, jest syntetyczng postacig cPMP. Poniewaz u
pacjentdw z MoCD typu A nie wystepuje wystarczajaca ilos¢ cPMP, lek dziata przez zastgpienie tej
substancji. Organizm wykorzystuje te substancje do wytwarzania kofaktora molibdenowego, co
pozwala mu rozpocza¢ wytwarzanie enzymoéw zaleznych od molibdenu i zmniejsza¢ stezenie
siarczynow w mézgu.

Korzysci ze stosowania leku Nulibry wykazane w badaniach

Korzysci ze stosowania leku Nulibry oceniano w pieciu badaniach gtéwnych z udziatem tacznie 52
pacjentéw z MoCD typu A. W badaniach tych oceniano wptyw leku Nulibry na czas przezycia po roku
leczenia. Wyniki dotyczace 15 pacjentow, ktérym podawano lek Nulibry, poréwnano z danymi
historycznymi z dwdéch badan z udziatem 37 pacjentéow, ktérym nie podawano leku Nulibry ani zadnego
innego leczenia. Po roku przy zyciu pozostawato okoto 93% pacjentéw stosujgcych lek Nulibry w
porownaniu z okoto 75% pacjentow, ktorzy nie otrzymywali zadnego leczenia. W badaniach wykazano
rowniez, ze wczesna terapia lekiem Nulibry (tj. zanim u pacjentéw dojdzie do znacznego uszkodzenia
mdzgu) utrzymuje zdolno$¢ do przyjmowania pokarmu doustnie oraz poprawia wzrost i rozwéj funkcji
motorycznych (ruchowych) i poznawczych (psychicznych).

Ryzyko zwigzane ze stosowaniem leku Nulibry

Najczestsze dziatania niepozgdane zwigzane ze stosowaniem leku Nulibry (mogace wystgpi¢ czesciej
niz u 1 na 10 pacjentow) to powiktania zwigzane z podawaniem leku przez cewnik (rurke).

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

Podstawy dopuszczenia do obrotu leku Nulibry w UE

Ze wzgledu na to, ze MoCD typu A jest bardzo rzadkg choroba, badania byty zakrojone ma niewielkg
skale, ale wykazano, ze lek Nulibry skutecznie poprawia czas przezycia pacjentéw z MoCD typu A. Z
badan réowniez wynika, ze wczesne stosowanie leku Nulibry poprawia jakos$¢ zycia pacjentéw i opdznia
postep choroby. Obserwowane do tej pory dziatania niepozgadane uznaje sie za mozliwe do
kontrolowania. Ze wzgledu na powazny charakter choroby i brak istniejgcych metod leczenia
Europejska Agencja Lekéw (EMA) uznata, ze korzysci ptynace ze stosowania leku Nulibry przewyzszajq
ryzyko i moze on by¢ dopuszczony do stosowania w UE.

Lek Nulibry dopuszczono do obrotu w wyjatkowych okolicznosciach. Wynika to z faktu, ze nie mozna
byto uzyskac petnych informacji o leku Nulibry z uwagi na rzadkie wystepowanie choroby. Co roku
Agencja dokona przegladu wszelkich nowych informacji i w razie potrzeby uaktualni niniejsze ogélne
informacje.

Jakich informacji jeszcze brakuje na temat leku Nulibry

W zwigzku z tym, ze lek Nulibry zostat dopuszczony do obrotu w wyjatkowych okolicznosciach, firma
wprowadzajaca lek Nulibry do obrotu bedzie co roku dostarczac aktualizacje wszelkich nowych
informacji dotyczacych bezpieczenstwa i skutecznosci leku Nulibry. Ponadto firma przeprowadzi i
przedtozy wyniki badania z udziatem pacjentéw z MoCD typu A, u ktérych stosowany lek Nulibry w
praktyce klinicznej, w celu dalszego scharakteryzowania dlugotrwatego bezpieczenstwa i skutecznosci
leku.
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Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego
stosowania leku Nulibry

Firma, ktora wprowadza lek Nulibry do obrotu, dostarczy materiaty edukacyjne wszystkim
pracownikom stuzby zdrowia, ktérzy bedg przepisywac lek; nalezy je udostepni¢ pacjentom lub
opiekunom, ktérzy beda stosowac lek Nulibry w domu. Materiaty bedq zawieraty instrukcje dotyczace
stosowania leku oraz dzienniczek dotyczacy wlewow.

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

Tak jak w przypadku wszystkich lekéw, dane o stosowaniu leku Nulibry sg stale monitorowane.
Podejrzewane dziatania niepozadane szczepionki Nulibry sg starannie oceniane i podejmowane sg
wszystkie czynnosci konieczne do ochrony pacjentéw.

Inne informacje dotyczace leku Nulibry

Dalsze informacje na temat leku Nulibry znajdujg sie na stronie internetowej Agencji pod adresem:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/nulibry.
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