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Este € um resumo do Relatério Publico Europeu de Avaliacao (EPAR) relativo ao Nplate. O seu objetivo
€ explicar o modo como a Agéncia avaliou o medicamento a fim de recomendar a sua autorizagédo na
UE, bem como as suas condi¢des de utilizacdo. Ndo tem por finalidade fornecer conselhos praticos
sobre a utilizacdo do Nplate.

Para obter informacdes praticas sobre a utilizagdo do Nplate, os doentes devem ler o Folheto
Informativo ou contactar o seu médico ou farmacéutico.

O que é o Nplate e para que é utilizado?

O Nplate é utilizado em doentes a partir de 1 ano de idade com pdrpura trombocitopénica imune (PTI)
cronica (longa duracgdo), uma doenca em que o sistema imunitario do doente destréi as plaquetas
(componentes do sangue que contribuem para a sua coagulacdo). Os doentes com PTI apresentam
contagens de plaquetas reduzidas e risco de hemorragia.

O Nplate é utilizado quando o tratamento com medicamentos como os corticosteroides ou as
imunoglobulinas nédo foi bem-sucedido. O Nplate pode ser utilizado em doentes aos quais o bago tenha
sido removido para controlar a doenca e em doentes que ainda tém o bago. O bago, um 6rgao situado
atras do estdbmago, esta envolvido na eliminacdo das plaquetas do sangue.

Dado o numero de doentes afetados por PTI ser reduzido, a doenca é considerada rara, pelo que o
Nplate foi designado medicamento 6rfao (medicamento utilizado em doencgas raras) em 27 de maio
de 2005.

O Nplate contém a substancia ativa romiplostim.
Como se utiliza o Nplate?

O Nplate s6 pode ser obtido mediante receita médica e o tratamento deve ser supervisionado por um
médico com experiéncia no tratamento de doengas do sangue.
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O Nplate é um po6 para preparacdo de uma solucéo injetavel. E administrado uma vez por semana por
injecdo subcutanea (sob a pele). A dose inicial depende do peso corporal do doente e é ajustada para
manter as contagens de plaquetas nos valores de referéncia. O tratamento deve ser interrompido se a
contagem de plaguetas nédo atingir niveis suficientemente elevados para reduzir o risco de hemorragia
apos 4 semanas de tratamento com a dose maxima de Nplate. Os adultos cujos niveis de plaquetas

sdo estaveis podem autoadministrar a injecdo do medicamento depois de receberem treino adequado.

Para mais informagdes, consulte o Folheto Informativo.
Como funciona o Nplate?

A substancia ativa do Nplate, o romiplostim, estimula a producédo de plaguetas. No organismo, uma
hormona denominada «trombopoietina» normalmente estimula a producado de plaquetas na medula
6ssea. O romiplostim foi concebido para se ligar aos mesmos alvos (recetores) que a trombopoietina e
os estimular. Ao mimetizar a a¢do da trombopoietina, o romiplostim estimula a produc¢éo de plaguetas,
aumentando assim as contagens de plaquetas no sangue e reduzindo o risco de hemorragia.

Quais os beneficios demonstrados pelo Nplate durante os estudos?

Dois estudos principais realizados em adultos e um terceiro realizado em criangas demonstraram que o
Nplate é eficaz no tratamento da PTI crénica. Todos os estudos compararam o Nplate com um placebo
(um tratamento simulado). Os doentes foram tratados durante 24 semanas e o principal parametro de
eficacia foi o aumento da contagem de plaquetas acima de um limiar de 50 milhdes de plaquetas por
mililitro de sangue durante, pelo menos, 6 das Ultimas 8 semanas de tratamento. Uma contagem de
plaguetas abaixo dos 30 milh&es por mililitro coloca os doentes em risco de hemorragia, enquanto a
contagem normal é de 150 a 400 milh&es de plaquetas por mililitro.

O primeiro estudo incluiu 63 doentes cuja doenc¢a nao ficou controlada apesar da remoc¢éo do bacgo. A
contagem de plaguetas aumentou acima do limiar em 38 % dos doentes que receberam Nplate
(16 em 42), em comparacdo com nenhum dos 21 doentes que receberam o placebo.

O segundo estudo incluiu 62 doentes cuja PTI tinha sido tratada anteriormente (mas que nao tinham o
seu bagco removido). A contagem de plaguetas aumentou acima do limiar em 61 % dos doentes que
receberam Nplate (25 em 41), em comparacdo com 5 % dos doentes que receberam o placebo

(1 em 21).

O estudo em criangas incluiu 62 doentes entre 1 e menos de 18 anos de idade cuja PTI tinha sido
tratada anteriormente (incluindo alguns doentes aos quais o0 baco tinha sido removido). A contagem de
plaguetas aumentou acima do limiar em 52 % dos doentes que receberam o Nplate (22 em 42), em
comparacdo com 10 % dos doentes que receberam o placebo (2 em 20).

Estudos de longa duracdo que incluiram mais de 1000 doentes, alguns tratados durante mais de
5 anos, confirmaram que a eficacia do Nplate se manteve tanto em doentes aos quais o baco tinha
sido removido como em doentes que tinham o baco.

Quais sao os riscos associados ao Nplate?

Os efeitos secundarios mais frequentes em adultos associados ao Nplate (observados em mais de 1 em
cada 10 doentes) incluem dor de cabeca, infegcbes do nariz e da garganta e rea¢fes alérgicas
(hipersensibilidade), tais como erupg¢do cutanea, comichéo e inchago rapido debaixo da pele. Os efeitos
secundarios mais frequentes em criangas incluem infe¢cdes do nariz e da garganta, corrimento nasal,
tosse, febre, dor na boca e na garganta, dor abdominal (barriga), diarreia, erupcdo cutanea e nédoas
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negras. Para a lista completa dos efeitos secundarios comunicados relativamente ao Nplate, consulte o
Folheto Informativo.

O uso do Nplate é contraindicado em pessoas hipersensiveis (alérgicas) ao romiplostim, a qualquer
outro componente do medicamento ou a proteinas produzidas por Escherichia coli (uma bactéria).

Por que foi aprovado o Nplate?

A Agéncia Europeia de Medicamentos concluiu que os beneficios do Nplate sdo superiores aos seus
riscos e recomendou a concessdo de uma autorizacdo de introdu¢do no mercado para o medicamento.

A Agéncia concluiu que o Nplate foi eficaz em doentes aos quais foi removido o ba¢co, bem como em
doentes aos quais o baco nao foi removido. A melhoria na contagem de plaquetas foi duradoura e
clinicamente relevante em ambos o0s grupos, embora o tratamento apenas controle os sintomas e nao
seja uma cura. Por conseguinte, em doentes com o bago intacto, a possibilidade de remover o baco
deve ser avaliada periodicamente.

Que medidas estdo a ser adotadas para garantir a utilizagcdo segura e eficaz
do Nplate?

A empresa que comercializa o Nplate fornecera aos médicos um «calculador de dose» para os ajudar a
calcular os volumes por vezes muito reduzidos de Nplate que é necessario injetar. Os médicos podem
também receber pacotes de material informativo sobre a administracdo do medicamento em casa
contendo materiais sobre como treinar os doentes a autoadministrarem a injecdo de Nplate, bem como
materiais para os doentes sobre como preparar o medicamento para a inje¢ao.

No Resumo das Caracteristicas do Medicamento e no Folheto Informativo foram igualmente incluidas
recomendacgdes e precaucdes a observar pelos profissionais de salde e pelos doentes para a utilizacao
segura e eficaz do Nplate.

Outras informacoes sobre o Nplate

Em 4 de fevereiro de 2009, a Comissédo Europeia concedeu uma Autorizag¢do de Introducdo no
Mercado, vélida para toda a Unido Europeia, para o medicamento Nplate.

O EPAR completo relativo ao Nplate pode ser consultado no sitio Internet da Agéncia em:
ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports. Para mais
informacgdes sobre o tratamento com o Nplate, leia o Folheto Informativo (também parte do EPAR) ou
contacte o seu médico ou farmacéutico.

O resumo do parecer emitido pelo Comité dos Medicamentos Orfédos para o Nplate pode ser consultado
no sitio Internet da Agéncia em: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease

designation.

Este resumo foi atualizado pela ultima vez em 12-2017.
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