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

Czym jest lek Orfadin i w jakim celu sie go stosuje

Orfadin jest lekiem stosowanym w leczeniu:

e dziedzicznej tyrozynemii typu 1 (HT-1) u pacjentéw w kazdym wieku, ktérzy rowniez przestrzegajq
ograniczenia diety;

e alkaptonurii (AKU) u 0sob dorostych.

Choroby te wystepujq, kiedy organizm nie jest w stanie catkowicie rozktada¢ niektérych aminokwasow,
w tym tyrozyny. W wyniku tego dochodzi do gromadzenia sie szkodliwych substancji, ktére moga
powodowaé powazne zaburzenia czynnosci watroby i raka watroby u pacjentéow z HT-1 i choroby
stawow u pacjentéw z AKU.

Substancjg czynng zawartg w leku Orfadin jest nityzynon.

Jak stosowac lek Orfadin

Lek wydawany na recepte. Leczenie powinien rozpoczynac i nadzorowac lekarz majacy doswiadczenie
w leczeniu chordb, w ktdrych stosuje sie Orfadin. Lek jest dostepny w postaci kapsutek i zawiesiny do
przyjmowania doustnego.

U pacjentéw z HT-1 zalecana dawka poczatkowa leku Orfadin wynosi 1 mg na kilogram masy ciata na
dobe. Dawke nalezy nastepnie dostosowa¢ wedtug odpowiedzi i masy ciata danego pacjenta.

U oséb dorostych z AKU zalecana dawka wynosi 10 mg na dobe.

Wiecej informacji o sposobie stosowania leku Orfadin znajduje sie w ulotce dla pacjenta lub udzieli ich
lekarz lub farmaceuta.

Jak dziata lek Orfadin

U pacjentéw z HT-1 i AKU brakuje enzymodw, aby prawidtowo rozktada¢ aminokwas tyrozyne, w wyniku
czego ulega ona przeksztatceniu w szkodliwe substancje. Substancja czynna leku Orfadin, nityzynon,
blokuje enzym, ktdéry przeksztatca tyrozyne w szkodliwe substancje. Ograniczenia diety zapobiegajg
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nadmiernemu stezeniu aminokwasoéw takich jak tyrozyna i fenyloalanina, ktére przeksztatcajg sie w
organizmie w tyrozyne.

Korzysci ze stosowania leku Orfadin wykazane w badaniach
Dziedziczna tyrozynemia typu 1

Najwieksze badanie nad lekiem Orfadin objeto 257 pacjentéw z HT-1. W badaniu analizowano wptyw
leku Orfadin na dtugos¢ zycia pacjentow (,czas przezycia”), a wyniki poréwnywano ze sprawozdaniami
opublikowanymi w czasopismach medycznych, opisujgcymi czas przezycia pacjentéw z HT-1
stosujacych jedynie zmodyfikowang diete. Orfadin w znacznym stopniu wydtuzat czas przezycia.
Przyktadowo niemowleta ponizej 2. miesigca zycia z HT-1 miatyby zwykle tylko 28% szans na przezycie
5 lat przy stosowaniu jedynie zmodyfikowanej diety. Po dodaniu leku Orfadin wspodtczynnik przezycia
wzrasta do 82%. Wczesne rozpoczecie leczenia zwieksza prawdopodobienstwo przezycia.

Alkaptonuria

Orfadin okazat sie skuteczny w zmniejszaniu szkodliwosci produktu rozpadu tyrozyny zwanego kwasem
homogentyzynowym (HGA). W badaniu gtéwnym z udziatem 138 0sdb dorostych z AKU gtéwnym
kryterium oceny skutecznosci byta ilos¢ HGA wystepujaca w moczu w ciggu 24 godzin, co odzwierciedla
ilos¢ HGA w organizmie. U pacjentéw przyjmujacych lek Orfadin przez 1 rok stezenie HGA w moczu w
ciggu 24 godzin wynosito 86 mikromoli/litr, w poréwnaniu z ponad 26000 mikromoli/litr u pacjentéw,
ktorzy nie przyjmowali tego leku. Ponadto u pacjentdow przyjmujacych lek Orfadin wystgpito mniej
objawdéw choroby w poréwnaniu z pacjentami nieprzyjmujacymi leku.

Ryzyko zwigzane ze stosowaniem leku Orfadin

Najczestsze dziatanie niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Orfadin (mogace wystapic¢ czesciej
niz u 1 na 10 pacjentow) to wysokie stezenie tyrozyny we krwi (wynikajace ze sposobu dziatania leku).
Inne czeste dziatania niepozadane (mogace wystapi¢ u 1 na 10 pacjentéw) to: matoptytkowos¢ (niska
liczba ptytek krwi), leukopenia (niska liczba krwinek biatych), granulocytopenia (niska liczba
granulocytéw, rodzaju biatych krwinek), zapalenie spojowek (zaczerwienienie i dyskomfort w oku),
zmetnienie rogéwki (przezroczystej warstwy pokrywajacej zrenice), zapalenie rogéwki, sSwiattowstret
(nadmierna wrazliwo$¢ oczu na swiatto) i bol oka. Wiele z tych dziatan niepozadanych jest wynikiem
wysokiego stezenia tyrozyny.

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

Podstawy dopuszczenia do obrotu leku Orfadin w UE

Orfadin okazat sie skuteczny w leczeniu HT-1, zwlaszcza przy wczesnym rozpoczeciu leczenia, zanim
watroba pacjenta zostata nadmiernie uszkodzona. Lek Orfadin przynosi lepsze korzysci pacjentom niz
stosowanie tylko zmodyfikowanej diety. U pacjentéw z AKU lek Orfadin okazat sie skuteczny w
obnizaniu stezenia HGA w moczu, czemu towarzyszyto ztagodzenie objawdw, szczegdlnie w obrebie
stawow, kosci i oczu. Europejska Agencja Lekdw uznata, ze profil dziatan niepozadanych leku Orfadin
jest dobrze udokumentowany, ale zauwazyta, ze dziatania niepozadane w obrebie oczu wystepowaty
czesciej u pacjentow z AKU oraz ze wystepowaty u nich takze nowe dziatania niepozadane, takie jak
zakazenia. Ogdlnie rzecz biorac, dziatania niepozadane leku Orfadin uznano za mozliwe do
kontrolowania.
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Dlatego tez Agencja uznata, ze korzysci ptynace ze stosowania leku Orfadin przewyzszajg ryzyko i
moze on by¢ dopuszczony do stosowania w UE.

Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego
stosowania leku Orfadin

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

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

Inne informacje dotyczace leku Orfadin

Lek Orfadin otrzymat pozwolenie na dopuszczenie do obrotu, wazne w catej Unii Europejskiej od dnia
21 lutego 2005 r.

Dalsze informacje na temat leku Orfadin znajdujq sie na stronie internetowej Agencji pod adresem:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/orfadin.

Data ostatniej aktualizacji: 11.2020.
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