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Streszczenie EPAR dla og6tu spoteczenstwa

Rydapt

midostauryna

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

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

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

Rydapt to lek przeciwnowotworowy stosowany w leczeniu oséb dorostych z nowo rozpoznang ostrg
biataczka szpikowg (AML), nowotworem ztosliwym krwinek biatych. Stosuje sie go na poczatku leczenia
z innymi lekami przeciwnowotworowymi (chemioterapia) i samodzielnie po zakonczeniu chemioterapii,
jezeli choroba reaguje na leczenie. Rydapt podaje sie jedynie wtedy, gdy AML jest zwigzana z pewng
zmiang genetyczng zwang mutacjq FLT3.

Rydapt stosuje sie takze samodzielnie u 0oséb dorostych z nastepujacymi zaburzeniami pewnego
rodzaju krwinek biatych znanych jako mastocyty: agresywnej mastocytozy uktadowej, mastocytozy
uktadowej z nowotworem uktadu krwiotwdrczego (rakiem krwi) lub biataczki mastocytarnej.

Ze wzgledu na to, ze liczba pacjentow z wymienionymi chorobami jest mata, choroby te sga uwazane za
rzadko wystepujace, zatem produkt Rydapt uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich
chorobach) w réznych terminach (zob. ponizej).

Rydapt zawiera substancje czynng midostauryne.
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Jak stosowac produkt Rydapt?

Rydapt wydaje sie wylgcznie z przepisu lekarza, a leczenie powinien rozpoczynac¢ lekarz majacy
doswiadczenie w stosowaniu terapii przeciwnowotworowych. Rydapt ma postac kapsutek zawierajacych
25 mg midostauryny. Typowa dawka poczatkowa wynosi 50 mg (dwie kapsutki) dwa razy na dobe w
leczeniu AML, od 8. do 21. dnia 28-dniowego cyklu, a nastepnie codziennie po uzyskaniu odpowiedzi na
leczenie. Leczenie kontynuuje sie maksymalnie przez 12 cykli zaleznie od reakcji pacjenta. W
przypadku zaburzen mastocytéw dawka poczatkowa wynosi 100 mg (cztery kapsutki) dwa razy
dziennie; leczenie kontynuuje sie tak dtugo, jak dtugo pacjent odnosi z niego korzysci. Jesli u pacjenta
wystgpia okreslone ciezkie dziatania niepozadane, lekarz moze podjac decyzje o zmniejszeniu
kolejnych dawek albo przerwaniu lub przetozeniu leczenia.

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

Substancja czynna produktu Rydapt, midostauryna, jest inhibitorem kinazy tyrozynowej. Oznacza to,
ze blokuje ona dziatanie niektérych enzyméw zwanych receptorami o aktywnosci kinaz tyrozynowych.
U pacjentéw z mutacjg FLT3 nieprawidtowa postac kinazy tyrozynowej FLT3 stymuluje przezycie i
wzrost komdrek AML. Blokujac nieprawidtowy enzym FLT3, Rydapt pomaga w wywotaniu $mierci
nieprawidtowych komdérek i kontroli rozprzestrzeniania sie raka. Rydapt blokuje ponadto zmutowang
postac innego enzymu, kinazy KIT, ktéra odgrywa wazna role w stymulacji nieprawidtowego wzrostu
mastocytéw u pacjentéw z zaburzeniami mastocytow.

Jakie korzysci ze stosowania produktu Rydapt zaobserwowano w
badaniach?

Udowodniono, ze Rydapt poprawia czas przezycia u pacjentéw z AML zwigzang z mutacjg FLT3. W
jednym badaniu gtéwnym, z udziatem 717 takich pacjentéw, poréwnywano Rydapt z placebo (lekiem
pozorowanym) na poczatku jako uzupetnienie innych lekéw przeciwnowotworowych, po ktérym
nastepowato leczenie samym produktem Rydapt lub placebo u oséb, ktére zareagowaty na leczenie.
Okoto 51% o0s06b otrzymujacych Rydapt i 43% przyjmujacych placebo nadal zyto po 5 latach.

Korzysci udowodniono réwniez w kolejnym badaniu gtdwnym z udziatem 116 pacjentéw z zaburzeniami
mastocytow. W badaniu obserwowano reakcje na leczenie produktem Rydapt u pacjentow z agresywng
mastocytozg uktadowqg, mastocytoza uktadowa zwigzang z rakiem krwi lub biataczkg mastocytarna.
Ogotem, przy zastosowaniu najostrzejszych, aktualnych kryteridw, choroba reagowata na leczenie u
okoto 28% pacjentéw (32 ze 113). Przy oddzielnych analizach najwyzszy wskaznik odpowiedzi (60%)
uzyskano u 0s6b z agresywng mastocytozg uktadowa.

Jakie ryzyko wigze sie ze stosowaniem produktu Rydapt?

Najczestsze dziatania niepozadane produktu Rydapt w przypadku stosowania w leczeniu AML (mogace
wystgpic¢ u wiecej niz 1 na 10 osob) to gorgczka neutropeniczna (goraczka i mata liczba krwinek
biatych, obserwowana niemal u wszystkich pacjentéw), ztuszczajace zapalenie skéry (stan zapalny i
fuszczenie skory), wymioty, bol gtowy, wybroczyny (plamki krwi pod skdrg) i gorgczka. Najczestszymi
ciezkimi dziataniami niepozadanymi byta goraczka neutropeniczna, limfopenia (mata liczba limfocytéw,
pewnego rodzaju krwinek biatych), zakazenia w miejscu zatozenia cewnika (rurki wprowadzanej do
zyty), ztuszczajace zapalenie skory, wysokie stezenie cukru we krwi i nudnosci (mdtosci).

Najczestsze dziatania niepozadane w przypadku leczenia zaburzen mastocytéw (wystepujace u jednej
trzeciej wszystkich pacjentéw lub wiecej) to nudnosci, wymioty, biegunka, obrzek obwodowy (obrzek
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kostek i stdp) i zmeczenie. Najczestszymi ciezkimi dziataniami niepozadanymi byto zmeczenie, sepsa
(zatrucie krwi), zapalenie ptuc, goragczka neutropeniczna i biegunka.

Petny wykaz dziatan niepozgdanych zwigzanych ze stosowaniem leku Rydapt znajduje sie w ulotce dla
pacjenta.

Produktu Rydapt nie wolno stosowaé u pacjentéw przyjmujacych niektére inne leki wptywajace na
sposéb przetwarzania tego leku w organizmie. Petny wykaz ograniczen znajduje sie w ulotce dla
pacjenta.

Na jakiej podstawie zatwierdza sie produkt Rydapt?

Udowodniono, ze Rydapt przynosi korzysci u pacjentow z AML zwigzang z mutacjg FLT3.
Bezpieczenstwo stosowania leku byto akceptowalne w takim ciezkim schorzeniu i uznano je za mozliwe
do opanowania.

W przypadku zaburzen mastocytéow réwniez dostepne sg istotne dowody na skutecznos¢. Mimo ze leku
Rydapt nie porownywano z innymi lekami, wobec rzadkosci schorzen i niespetnionych potrzeb
leczniczych pacjentéw, ktdrzy na nie cierpig, korzysci kliniczne byty wyrazne, a dziatania niepozadane
akceptowalne.

W zwigzku z tym Europejska Agencja Lekdw uznata, ze korzysci ptynace ze stosowania produktu
Rydapt przewyzszajq ryzyko, i zalecita jego dopuszczenie do stosowania w UE.

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

Firma, ktéra wprowadza lek Rydapt do obrotu, przeprowadzi trzy dodatkowe badania w celu
przedstawienia Agencji dowodow na poparcie skutecznosci leku u pacjentéw w podesztym wieku z AML.

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

Inne informacje dotyczace produktu Rydapt

Petne sprawozdanie EPAR dotyczace produktu Rydapt 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 Rydapt 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 Rydapt
znajduje sie na stronie internetowej Agencji:

ostra biataczka szpikowa

mastocytoza.
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/004095/human_med_002155.jsp&amp;mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000072.jsp&amp;mid=WC0b01ac058001d12b
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2010/08/human_orphan_000788.jsp&amp;mid=WC0b01ac058001d12b
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