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Defitelio (defibrotido)

Um resumo sobre Defitelio e porque esta autorizado na UE

O que é Defitelio e para que é utilizado?

Defitelio € um medicamento utilizado para o tratamento da doenca veno-oclusiva (DVO) grave em
doentes submetidos a transplante de células estaminais hematopoiéticas (do sangue). A DVO é uma
doenca na qual as veias do figado ficam bloqueadas, resultando no mau funcionamento do figado.
Defitelio é utilizado em adultos e criangas a partir de um més de idade.

Defitelio contém a substancia ativa defibrotido.

A DVO é uma doenca rara, e Defitelio foi designado medicamento érfao (medicamento utilizado em
doengas raras) a 29 de julho de 2004. Mais informagdes sobre a designacgdo 6rfa podem ser
encontradas aqui: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.

Como se utiliza Defitelio?

Defitelio sé pode ser obtido mediante receita médica e o tratamento deve ser prescrito e administrado
por um médico com experiéncia no tratamento de complicagdes do transplante de células estaminais
sanguineas. E administrado por perfusdo (administracdo gota a gota) numa veia, durante mais de

2 horas, 4 vezes por dia. A dose depende do peso corporal do doente. O tratamento deve ter uma
duracdo minima de 3 semanas e ser mantido até o doente deixar de apresentar sintomas. Para mais
informag0es sobre a utilizagdo de Defitelio, consulte o Folheto Informativo ou contacte o seu médico ou
farmacéutico.

Como funciona Defitelio?

A DVO ¢, normalmente, uma complicacdo resultante da quimioterapia mieloablativa, um tratamento
administrado antes do transplante de células estaminais sanguineas. A quimioterapia mieloablativa é
utilizada para eliminar as células da medula éssea do doente antes de este receber células estaminais
saudaveis. Os medicamentos utilizados para este tratamento podem danificar o revestimento dos
vasos sanguineos no figado, dando origem a formacdo de coagulos e a obstrucdo dos vasos observada
na DVO.
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A substancia ativa de Defitelio, o defibrotido, aumenta a decomposicdo dos codgulos no sangue. Além
disso, o defibrotido protege as células que revestem os vasos sanguineos.

Quais os beneficios demonstrados por Defitelio durante os estudos?

A DVO grave tem uma taxa de mortalidade elevada, igual ou superior a 75 %. Num estudo principal
gue incluiu 102 doentes com DVO grave apdés um transplante de células estaminais sanguineas,
Defitelio foi comparado com registos anteriores de doentes que tinham recebido cuidados de suporte
padrdo. Defitelio reduziu a taxa de mortalidade para 62 % aos 100 dias ap0s o transplante e 24 % dos
doentes ndo apresentavam sintomas de DVO grave apo6s 100 dias de tratamento.

Os beneficios de Defitelio foram igualmente observados em dados de um registo de doentes nos
Estados Unidos (informacao sobre doentes recolhida de forma normalizada), em que doentes com DVO
grave apos um transplante de células estaminais sanguineas que receberam Defitelio em associagdo
com cuidados padrao apresentaram melhores resultados do que os doentes que receberam unicamente
cuidados padrao, incluindo uma taxa de sobrevivéncia mais elevada aos 100 dias (39 % versus 31 %)
e uma maior percentagem de doentes em que se observou a resolucao da DVO (51 % versus 29 %).

Quais sao os riscos associados a Defitelio?

Os efeitos secundarios mais frequentes associados a Defitelio sdo hipotensdo (tensdo arterial baixa) e
hemorragias. Para a lista completa dos efeitos secundarios comunicados relativamente a Defitelio,
consulte o Folheto Informativo.

O Defitelio é contraindicado em associacdo com outros medicamentos que decompdem os coagulos
sanguineos. Para a lista completa de restricdes de utilizagdo, consulte o Folheto Informativo.

Porque esta Defitelio autorizado na UE?

A Agéncia Europeia de Medicamentos concluiu que os beneficios de Defitelio sdo superiores aos seus
riscos e que o medicamento pode ser autorizado para utilizagdo na UE. Defitelio demonstrou melhorar
a sobrevivéncia nos doentes com DVO grave. Embora ndo tenha sido possivel realizar um estudo
comparando diretamente Defitelio com um placebo (tratamento simulado), a empresa forneceu dados
suficientes que demonstram que os doentes tratados com o medicamento apresentaram maiores
hipéteses de sobrevivéncia. Os efeitos secundarios observados, nomeadamente hemorragias, foram
considerados trataveis, ndo tendo sido possivel determinar com certeza se tinham sido causados por
Defitelio.

Defitelio foi autorizado em circunstancias excecionais. Isto significa que ndo foi possivel obter
informacdo completa sobre Defitelio devido a raridade da doenca. A Agéncia Europeia de
Medicamentos procederd, anualmente, a analise de novas informacdes disponiveis e, se necessario, a
atualizagdo do presente resumo.

Que informacao ainda se aguarda sobre Defitelio?

Uma vez que Defitelio foi autorizado em circunstancias excecionais, a empresa que comercializa o
medicamento devera apresentar os resultados de um estudo em curso sobre a seguranca do
medicamento quando utilizado para a prevencao de DVO em adultos e criangas submetidos a um
transplante de células estaminais hematopoiéticas. A empresa também ira analisar dados dos
resultados de transplante em doentes com DVO que foram ou nao tratados com Defitelio.
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Que medidas estao a ser adotadas para garantir a utilizacao segura e eficaz
de Defitelio?

No Resumo das Caracteristicas do Medicamento e no Folheto Informativo foram incluidas
recomendacdes e precaucles a observar pelos profissionais de salde e pelos doentes para a utilizacdo
segura e eficaz de Defitelio.

Tal como para todos os medicamentos, os dados sobre a utilizagdo de Defitelio sdo continuamente
monitorizados. Os efeitos secunddrios comunicados com Defitelio sdo cuidadosamente avaliados e sdo
tomadas quaisquer acGes necessarias para proteger os doentes.

Outras informacoes sobre Defitelio

A 18 de outubro de 2013, Defitelio recebeu uma Autorizagdo de Introdugdo no Mercado, valida para
toda a Unido Europeia.

Mais informag0es sobre Defitelio podem ser encontradas no sitio Internet da Agéncia:
ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports.

Este resumo foi atualizado pela uUltima vez em 10-2019.
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