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

Czym jest lek Sephience i w jakim celu sie go stosuje

Sephience to lek stosowany w leczeniu hiperfenyloalaninemii (HPA, nadmiernego stezenia fenyloalaniny
we krwi) u oséb dorostych i dzieci z fenyloketonurig (PKU). PKU jest chorobg dziedziczng, w przebiegu
ktérej aminokwas fenyloalanina (element budulcowy biatek) gromadzi sie we krwi w nieprawidiowo
wysokim stezeniu, co powoduje problemy w ukfadzie nerwowym.

Ze wzgledu na to, ze hiperfenyloalaninemia jest chorobg rzadko wystepujaca, w dniu 20 maja 2021 r.
lek Sephience uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach). Wiecej informacji na temat
przyznania statusu leku sierocego mozna znalezé na stronie internetowej EMA.

Substancja czynng zawartg w leku Sephience jest sepiapteryna.

Jak stosowac lek Sephience

Lek wydawany na recepte. Leczenie powinien rozpoczynac i nadzorowac lekarz majacy doswiadczenie
w leczeniu PKU.

Lek Sephience ma postac proszku do rozpuszczenia w wodzie lub soku jabtkowym lub zmieszania
z miekkim pokarmem; przyjmuje sie go raz na dobe wraz z positkiem.

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

Jak dziata lek Sephience

U pacjentéw z PKU enzym (rodzaj biatka) o nazwie hydroksylaza fenyloalaninowa (PAH), ktéry
przeksztatca fenyloalanine w inny aminokwas, nie wykazuje prawidtowego zwijania, a zatem ma
zmniejszong aktywnos$¢. Prowadzi to do nagromadzenia fenyloalaniny we krwi i powoduje objawy
choroby.

Substancja czynna leku Sephience, sepiapteryna, jest odmiang naturalnej substancji potrzebnej
organizmowi do wytwarzania tetrahydrobiopteryny (BH4). BH4 pomaga PAH przeksztatca¢

Official address Domenico Scarlattilaan 6 e 1083 HS Amsterdam e The Netherlands
Address for visits and deliveries Refer to www.ema.europa.eu/how-to-find-us
Send us a question Go to www.ema.europa.eu/contact Telephone +31 (0)88 781 6000 An agency of the European Union

© European Medicines Agency, 2025. Reproduction is authorised provided the source is acknowledged.


http://www.ema.europa.eu/how-to-find-us
http://www.ema.europa.eu/contact
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu-3-21-2435

fenyloalanine. Sepiapteryna zmniejsza stezenie fenyloalaniny we krwi na dwa sposoby: zwieksza
stezenie BH4 w organizmie oraz przytacza sie do PAH i stabilizuje go, zwiekszajac jego aktywnos¢.

Korzysci ze stosowania leku Sephience wykazane w badaniach

W jednym badaniu gtéwnym wykazano, ze lek Sephience zmniejsza stezenie fenyloalaniny we krwi.

W pierwszej czesci badania uczestniczyto 157 pacjentow z PKU, ktérzy otrzymywali lek Sephience
przez 14 dni. Uznano, ze osoby w wieku co najmniej 2 lat, u ktérych stezenie fenyloalaniny we krwi
zmniejszyto sie o co najmniej 15% (110 pacjentéw), odpowiedziaty na leczenie i uczestniczyty one

w drugiej czesci badania, w ktorej otrzymywaty lek Sephience albo placebo (leczenie pozorowane)
przez 6 tygodni. Gtéwnym kryterium oceny skutecznosci byta dalsza zmiana stezenia fenyloalaniny we
krwi u pacjentéw, u ktérych juz w pierwszej czesci badania nastgpito zmniejszenie tego stezenia o co
najmniej 30%.

U pacjentow otrzymujacych lek Sephience zmniejszenie stezenia fenyloalaniny we krwi wyniosto okoto
410 mikromoli na litr (spadek o 63% w stosunku do wartosci wyjsciowej), w poréwnaniu z okoto 16
mikromolami na litr (spadek o 1,4%) u pacjentéw otrzymujacych placebo. Ponadto w badaniu
wykazano, ze u pacjentéw, u ktérych stwierdzono brak odpowiedzi na sapropteryne (inny lek
stosowany w leczeniu hiperfenyloalaninemii), po zastosowaniu leku Sephience stezenie fenyloalaniny
we krwi zmniejszyto sie o co najmniej 30%.

Dane z trwajacego badania wykazaty réwniez, ze korzysci z leczenia utrzymujg sie w czasie i pozwalajg
pacjentom na zwiekszenie spozycia fenyloalaniny w diecie.

Dodatkowe dane wskazuja, ze zmniejszenie stezenia fenyloalaniny we krwi u pacjentéw w wieku
ponizej 2 lat byto podobne do tego obserwowanego u starszych dzieci.

Ryzyko zwigzane ze stosowaniem leku Sephience

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

Najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Sephience (mogace wystgpic¢ czesciej
niz u 1 na 10 pacjentow) to: zakazenia gornych drég oddechowych (nosa i gardta), bdl gtowy,
biegunka i bél brzucha. U 1 na 10 pacjentdw moga tez wystgpi¢ zmiany zabarwienia stolca

i hipofenyloalaninemia.

Podstawy dopuszczenia do obrotu leku Sephience w UE

Wykazano, ze lek Sephience po 6 tygodniach leczenia znacznie zmniejsza stezenie fenyloalaniny we
krwi u pacjentéow z PKU w poréwnaniu z placebo; oczekuje sie, ze takie zmniejszenie pomoze
opanowac chorobe i zapewni znaczace korzysci zdrowotne. Wykazano, ze wptyw na stezenie
fenyloalaniny utrzymuje sie z biegiem czasu i poprawia jakosc¢ zycia pacjentéw. Lek Sephience stanowi
réwniez inng mozliwosc¢ leczenia pacjentow, ktérzy nie mogg stosowac istniejgcych terapii lub nie
odpowiadajg na nie.

Profil bezpieczenstwa stosowania leku Sephience nie budzi obaw, nie odnotowano zadnych powaznych
dziatan niepozadanych leku.

W zwigzku z tym Europejska Agencja Lekdéw uznata, ze korzysci ptynace ze stosowania leku Sephience
przewyzszaja ryzyko i moze on by¢ dopuszczony do stosowania w UE.
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Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego
stosowania leku Sephience

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

Tak jak w przypadku wszystkich lekow, dane o stosowaniu leku Sephience sa stale monitorowane.
Podejrzewane dziatania niepozadane leku Sephience sg starannie oceniane i podejmowane sq wszelkie
czynnosci konieczne do ochrony pacjentéw.

Inne informacje dotyczace leku Sephience

Lek Sephience otrzymat pozwolenie na dopuszczenie do obrotu, wazne w catej UE od dnia .

Dalsze informacje dotyczace leku Sephience znajdujg sie na stronie internetowej Agencji pod adresem:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/sephience.

Data ostatniej aktualizacji: 05.2025.
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