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Sapropterin Dipharma (sapropteryna)
Przeglad wiedzy na temat leku Sapropterin Dipharma i uzasadnienie
udzielenia pozwolenia na dopuszczenie do obrotu w UE

Czym jest lek Sapropterin Dipharma i w jakim celu sie go stosuje

Sapropterin Dipharma jest lekiem stosowanym w leczeniu wysokiego stezenia fenyloalaniny we krwi u
0s0Ob dorostych i dzieci w kazdym wieku ze schorzeniami genetycznymi - fenyloketonurig (ang. PKU,
phenylketonuria) lub niedoborem tetrahydrobiopteryny (ang. BH4, tetrahydrobiopterin).

Pacjenci z tymi schorzeniami nie s w stanie przetwarza¢ aminokwasu fenyloalaniny znajdujacego sie
w biatkach pokarmowych. W rezultacie fenyloalanina gromadzi sie we krwi, dochodzac do
nieprawidiowo wysokiego poziomu, co powoduje zaburzenia w uktadzie nerwowym.

Sapropterin Dipharma jest lekiem generycznym zawierajacym substancje czynng sapropteryne.
Oznacza to, ze lek Sapropterin Dipharma zawiera te samg substancje czynng oraz dziata w ten sam
sposob co lek referencyjny o nazwie Kuvan, ktory jest juz dopuszczony do obrotu w UE. Wiecej
informacji na temat lekéw generycznych znajduje sie w dokumencie z pytaniami i odpowiedziami tutaj.

Jak stosowac lek Sapropterin Dipharma

Lek Sapropterin Dipharma jest dostepny w postaci tabletek rozpuszczalnych lub proszku, ktére
rozpuszcza sie w wodzie, a nastepnie potyka. Lek wydawany na recepte. Leczenie prowadzi i nadzoruje
lekarz z doswiadczeniem w leczeniu PKU i niedoboru BH4. Wazne jest, aby pacjenci stosujacy lek
Sapropterin Dipharma kontynuowali diete uboga w fenyloalanine i biatko, a spozycie fenyloalaniny i
biatka byto monitorowane i dostosowywane, aby zapewni¢ kontrole poziomu fenyloalaniny we krwi oraz
rownowage zywieniowg. Lek Sapropterin Dipharma jest przeznaczony do diugotrwatego stosowania.

Dawka poczatkowa leku Sapropterin Dipharma zalezy od masy ciata pacjenta. Dawke nastepnie
dostosowuje sie w zaleznosci od poziomu aminokwasow we krwi, w tym fenyloalaniny. Lek Sapropterin
Dipharma przyjmuje sie wraz z positkiem codziennie o tej samej porze, najlepiej rano. W przypadku
niektérych pacjentow z niedoborem BH4, w celu uzyskania najlepszego efektu, moze by¢ konieczne
roztozenie dawki na dwie lub trzy dawki w ciqgu dnia.

Satysfakcjonujaca odpowiedz na leczenie definiuje sie jako zmniejszenie poziomu fenyloalaniny we
krwi o co najmniej 30% lub do poziomu okreslonego przez lekarza. Jezeli udato sie to osiggnac po
uptywie jednego miesigca, pacjenta klasyfikuje sie jako ,osobe reagujaca na leczenie” i moze on nadal
przyjmowac lek Sapropterin Dipharma.
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Wiecej informacji o sposobie stosowania leku lek Sapropterin Dipharma znajduje sie w ulotce dla
pacjenta lub udzieli ich lekarz lub farmaceuta.

Jak dziata lek Sapropterin Dipharma

Wysokie stezenie fenyloalaniny we krwi jest spowodowane zaburzonym rozktadaniem fenyloalaniny
przez enzym o nazwie hydroksylaza fenyloalaniny. U pacjentéow z PKU wystepujg wadliwe odmiany
tego enzymu, a pacjenci z niedoborem BH4 majg niskie stezenie BH4, ktory jest kofaktorem
potrzebnym do prawidiowego dziatania tego enzymu.

Substancja czynna zawarta w leku Sapropterin Dipharma, sapropteryna, jest syntetyczng kopig BH4. U
pacjentow z PKU dziata on poprzez zwiekszanie aktywnosci wadliwego enzymu, natomiast u pacjentow
z niedoborem BH4 zastepuje brakujacy kofaktor. Dziatania te pomagajg przywrocic¢ zdolnos¢ enzymu

do przeksztatcania fenyloalaniny w tyrozyne, zmniejszajac w ten sposéb poziom fenyloalaniny we krwi.

Jak badano lek Sapropterin Dipharma

Badania dotyczace korzysci i ryzyka stosowania substancji czynnej w zatwierdzonych wskazaniach
przeprowadzono juz z lekiem referencyjnym Kuvan, i nie ma potrzeby ich powtarzac¢ dla leku
Sapropterin Dipharma.

Tak jak w przypadku wszystkich lekow, firma przedstawita dane na temat jakosci leku Sapropterin
Dipharma. Firma przeprowadzita réwniez badanie wykazujace, ze jest to lek bioréwnowazny z lekiem
referencyjnym. Dwa leki sq wtedy bioréwnowazne, kiedy osiagajq takie same stezenia substancji
czynnej w organizmie i dlatego spodziewane jest takie samo dziatanie lekdéw.

Korzysci i ryzyko zwigzane ze stosowaniem leku Sapropterin Dipharma

Poniewaz lek Sapropterin Dipharma jest lekiem generycznym, bioréwnowaznym z lekiem
referencyjnym, uznaje sie, ze z jego stosowaniem wigzg sie takie same korzysci i ryzyko jak w
przypadku leku referencyjnego.

Podstawy dopuszczenia leku Sapropterin Dipharma do obrotu w UE

Europejska Agencja Lekdéw uznata, ze - zgodnie z wymogami UE - wykazano, ze lek Sapropterin
Dipharma charakteryzuje sie porownywalng jakoscia i jest bioréwnowazny w stosunku do leku Kuvan.
Dlatego tez Agencja wyrazita opinie, ze - podobnie jak w przypadku leku Kuvan - korzysci ze
stosowania leku Sapropterin Dipharma przewyzszajg rozpoznane ryzyko i moze on by¢ dopuszczony do
stosowania w UE.

Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego
stosowania leku Sapropterin Dipharma

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

Tak jak w przypadku wszystkich lekéw, dane o stosowaniu leku Sapropterin Dipharma sg stale
monitorowane. Zgtaszane podejrzewane dziatania niepozadane leku Sapropterin Dipharma sg starannie
oceniane i podejmowane sg wszystkie czynnosci konieczne do ochrony pacjentow.
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Inne informacje dotyczace leku Sapropterin Dipharma

Dalsze informacje na temat leku Sapropterin Dipharma znajdujq sie na stronie internetowej Agencji
pod adresem: ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/sapropterin-dipharma. Informacje dotyczace
leku referencyjnego réwniez znajduja sie na stronie internetowej Agencji.
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