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Streszczenie EPAR dla ogétu spoteczenstwa

Procysbi

merkaptamina

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

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

Co to jest lek Procysbi i w jakim celu sie go stosuje?

Produkt Procysbi to lek zawierajacy substancje czynng merkaptamine (znang takze jako cysteamina).
Jest on stosowany u pacjentéw z cystynozg nefropatyczng (nerkowgq). Cystynoza jest chorobg
dziedziczng powodujacq gromadzenie sie nadmiaru cystyny — aminokwasu naturalnie wystepujacego w
organizmie — w komérkach, zwiaszcza nerek i oczu, co prowadzi do uszkodzenia tych narzaddw.

Ze wzgledu na matq liczbe pacjentow z cystynozg choroba ta jest uwazana za rzadko wystepujaca,
zatem w dniu 20 wrzesnia 2010 r. produkt Procysbi uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich
chorobach).

Procysbi jest ,lekiem hybrydowym”. Oznacza to, ze jest on podobny do leku referencyjnego
zawierajacego te samg substancje czynng, przy czym w przypadku produktu Procysbi dostepna jest
postac leku, ktéra umozliwia przedtuzone uwalnianie substancji czynnej w organizmie. Lekiem
referencyjnym dla produktu Procysbi jest lek Cystagon.

Jak stosowac¢ lek Procysbi?

Lek Procysbi wydaje sie wylacznie z przepisu lekarza, a leczenie powinno zosta¢ rozpoczete pod
nadzorem lekarza z doswiadczeniem w leczeniu cystynozy.
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Jest on dostepny w postaci kapsutek dojelitowych (25 mg i 75 mg). Termin ,dojelitowy” oznacza, ze
zawartos¢ kapsutki przechodzi przez zotgdek bez rozpuszczenia sie do momentu, gdy kapsutka znajdzie
sie w jelicie. Zalecana dawka dzienna jest obliczana na podstawie powierzchni ciata, przy czym dawke
wynoszaca 1,30 g/m? dzieli sie na 2 dawki podawane co 12 godzin. Nalezy monitorowaé stezenie
cystyny w biatych krwinkach (mierzone jako nmol hemicystyny / mg biatka zawartego w biatych
krwinkach) lub ewentualnie stezenie merkaptaminy we krwi, a takze wykorzystac je w celu
dostosowania dawki, ktéra nie powinna przekraczaé¢ 1,95 g/m?/dobe. Wiecej informacji znajduje sie w
ulotce dla pacjenta.

Jak dziata lek Procysbi?

Substancja czynna leku Procysbi, merkaptamina, reaguje z cystyng, tworzac inny aminokwas zwany
cysteing oraz zwigzek okreslany jako sél cysteinowo-cysteaminowa. Organizm jest w stanie usungc te
sol z komorek. W ten sposob ilos¢ zgromadzonej w narzadach cystyny ulega zmniejszeniu, co
ogranicza uszkodzenie tych narzaddw.

Jakie korzysci ze stosowania leku Procysbi wykazaty badania?

Wykazano, ze lek Procysbi podawany co 12 godzin jest co najmniej tak skuteczny w utrzymaniu
dopuszczalnego stezenia cystyny w biatych krwinkach (ponizej 1 nmol hemicystyny / mg biatka
zawartego w biatych krwinkach) jak lek Cystagon podawany co 6 godzin. W badaniu gtéwnym
przeprowadzonym z udziatem 43 pacjentéw z cystynozg nefropatyczng nie stwierdzono znaczacej
réznicy pomiedzy $rednimi stezeniami cystyny w biatych krwinkach podczas trwajacego 3 tygodnie
leczenia za pomocg tych dwéch lekéw. Stezenie w przypadku leku Procysbi wynosito 0,51 nmol/mg, a
w przypadku leku Cystagon — 0,44 nmol/mg.

Jakie sg zagrozenia zwigzane ze stosowaniem leku Procysbi?

Najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Procysbi (obserwowane u wiecej niz
1 na 10 pacjentéw) to: utrata apetytu, wymioty, nudnosci (mdtosci), biegunka, letarg (brak energii)
oraz goraczka. Petny wykaz dziatan niepozadanych zwigzanych ze stosowaniem leku Procysbi znajduje
sie w ulotce dla pacjenta.

Leku Procysbi nie nalezy stosowac u oséb, u ktérych moze wystepowac nadwrazliwos$é (alergia) na
jakakolwiek posta¢ merkaptaminy, ktérykolwiek z pozostatych sktadnikéw produktu lub penicylamine.
Nie nalezy go réwniez stosowac u kobiet karmigcych piersia.

Na jakiej podstawie zatwierdza sie lek Procysbi?

Komitet ds. Produktow Leczniczych Stosowanych u Ludzi (CHMP) Agencji uznat, ze korzysci ptynace ze
stosowania produktu Procysbi przewyzszajq ryzyko, i zalecit jego dopuszczenie do stosowania w UE.
CHMP zauwazyt, ze lek Procysbi okazat sie co najmniej tak skuteczny w utrzymaniu dopuszczalnego
stezenia cystyny w biatych krwinkach, jak lek Cystagon. Komitet uznat rowniez, ze ze wzgledu na
mniejszg czestotliwo$¢ podawania dojelitowa postac leku poprawi przestrzeganie zalecen
terapeutycznych przez pacjentéw z cystynoza, a takze jakos¢ zycia tych pacjentéw. W odniesieniu do
bezpieczenstwa stosowania leku CHMP uznat, ze profil bezpieczenstwa merkaptaminy jest dobrze
znany i oczekuje sie, ze bezpieczenstwo stosowania leku Procysbi jest zblizone do bezpieczenstwa
stosowania leku referencyjnego.
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Jakie srodki przedsiewzieto w celu zapewnienia bezpiecznego i
skutecznego stosowania leku Procysbi?

W celu zapewnienia mozliwie najbezpieczniejszego stosowania leku Procysbi opracowano plan
zarzadzania ryzykiem. W oparciu o ten plan w charakterystyce produktu leczniczego i ulotce dla
pacjenta leku Procysbi zawarto informacje dotyczace bezpieczenstwa, w tym odpowiednie $rodki
ostroznosci obowigzujace personel medyczny i pacjentow.

Dodatkowo firma wprowadzajaca lek Procysbi do obrotu zapewni materiaty informacyjne dla lekarzy
przepisujacych ten lek, zawierajace wazne informacje dotyczace bezpieczenstwa stosowania leku, w
tym informacje dotyczace ryzyka zwigzanego z mozliwym szkodliwym dziataniem leku dla
nienarodzonego dziecka.

Inne informacje dotyczace leku Procysbi

W dniu 06.09.2013 Komisja Europejska przyznata pozwolenie na dopuszczenie produktu Procysbi do
obrotu wazne w catej Unii Europejskiej.

Petne sprawozdanie EPAR dotyczace leku Procysbi 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 Procysbi nalezy zapoznac¢
sie z ulotka dla pacjenta (takze czescig EPAR) badz skontaktowac sie z lekarzem lub farmaceuta.

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

disease designation.

Data ostatniej aktualizacji: 09.2013.
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