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Nulibry (fosdenopterina)

Um resumo sobre Nulibry e porque esta autorizado na UE

O que é Nulibry e para que é utilizado?

Nulibry é um medicamento utilizado no tratamento de doentes com deficiéncia de cofator de
molibdénio (MoCD) de tipo A.

MoCD de tipo A é uma doenca hereditaria na qual os doentes ndo tém em quantidade suficiente uma
substancia denominada «cofator de molibdénio», uma molécula necessaria para a producdo de
determinadas enzimas. Sem estas enzimas, a substancia quimica téxica sulfito acumula-se no cérebro,
causando lesdes cerebrais.

Na forma «tipo A» da doenca, a auséncia de cofator de molibdénio deve-se a falta de uma substancia
denominada piranopterina ciclica monofosfato (cPMP), necessaria para o organismo produzir cofator de
molibdénio.

MoCD de tipo A é uma doenga rara, e Nulibry foi designado medicamento érfdo (medicamento utilizado
em doencas raras) a 20 de setembro de 2010. Mais informagdes sobre a designacdo 6rfa podem ser
encontradas aqui.

Nulibry contém a substancia ativa fosdenopterina.

Como se utiliza Nulibry?

Nulibry s6 pode ser obtido mediante receita médica. O tratamento com Nulibry deve ser iniciado e
supervisionado por um profissional de sallde com experiéncia na gestdo de doencas metabdlicas
hereditarias.

Nulibry é administrado por perfusdo (administracdo gota a gota) numa veia, uma vez por dia. A dose
recomendada é de 0,90 mg por quilograma de peso corporal. Para doentes com menos de um ano de
idade, recomenda-se uma dose inicial mais baixa e um calendario de ajuste da dose. A dose inicial e o
calendario de ajuste dependem da idade gestacional a nascenca. O tratamento deve ser continuado
durante toda a vida se a doenca for confirmada por testes genéticos.

Para mais informag0es sobre a utilizagdo de Nulibry, consulte o Folheto Informativo ou contacte o seu
médico ou farmacéutico.
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Como funciona Nulibry?

A substancia ativa de Nulibry, a fosdenopterina, é uma forma sintética de cPMP. Uma vez que os
doentes com MoCD de tipo A ndo tém cPMP suficiente, o medicamento atua substituindo esta
substancia. O organismo utiliza entdo esta substancia para produzir cofator de molibdénio, permitindo
que comece a produzir enzimas dependentes de molibdénio e reduzindo os niveis de sulfito no cérebro.

Quais os beneficios demonstrados por Nulibry durante os estudos?

Os beneficios de Nulibry foram estudados em cinco estudos principais que incluiram um total de

52 doentes com MoCD de tipo A. Os estudos analisaram o efeito de Nulibry na sobrevivéncia apés um
ano de tratamento. Os resultados nos 15 doentes tratados com Nulibry foram comparados com dados
histéricos de dois estudos que incluiram 37 doentes que ndo receberam Nulibry nem nenhum outro
tratamento. Apds um ano, cerca de 93 % dos doentes que utilizaram Nulibry encontravam-se vivos,
em comparagdo com cerca de 75 % dos que ndo receberam nenhum tratamento. Os estudos também
indicaram que o tratamento precoce com Nulibry (ou seja, antes de os doentes desenvolverem lesdes
cerebrais graves) preserva a capacidade de tomar alimentos por via oral e melhora o crescimento e o
desenvolvimento das fungdes motoras (movimento) e cognitivas (mentais).

Quais sao os riscos associados a Nulibry?

Os efeitos secundarios mais frequentes associados a Nulibry (que podem afetar mais de 1 em cada
10 pessoas) sdo complicacles associadas ao cateter (tubo) que administra o medicamento.

Para a lista completa dos efeitos secundarios e das restricdes de utilizacdo de Nulibry, consulte o
Folheto Informativo.

Porque esta Nulibry autorizado na UE?

Sendo MoCD de tipo A uma doenga muito rara, os estudos foram pequenos, mas Nulibry demonstrou
ser eficaz na melhoria da sobrevivéncia dos doentes com MoCD de tipo A. Os estudos também indicam
que o tratamento precoce com Nulibry melhora a qualidade de vida dos doentes e atrasa a progressao
da doenca. Os efeitos secundarios observados até a data sdo considerados controlaveis. Dada a
gravidade da doenca e a auséncia de tratamentos, a Agéncia Europeia de Medicamentos decidiu que os
beneficios de Nulibry sdo superiores aos seus riscos e o medicamento pode ser autorizado para
utilizacdao na UE.

Nulibry foi autorizado em circunstancias excecionais. Isto significa que nao foi possivel obter
informacgdo completa sobre Nulibry devido a raridade da doenca. A Agéncia procedera, anualmente, a
andlise de novas informacdes disponiveis e, se necessario, a atualizagdo do presente resumo.

Que informacao ainda se aguarda sobre Nulibry?

Dado que Nulibry foi autorizado em circunstancias excecionais, a empresa que comercializa Nulibry ira
fornecer atualizagdes anuais sobre novas informagdes que surjam relativamente a seguranca e eficacia
de Nulibry. Além disso, a empresa ird realizar e apresentar os resultados de um estudo em doentes
com MOcd de tipo A tratados com Nulibry na pratica clinica para caracterizar melhor a seguranca e a
eficacia a longo prazo do medicamento.
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Que medidas estao a ser adotadas para garantir a utilizacao segura e eficaz
de Nulibry?

A empresa que comercializa Nulibry ira fornecer material educacional a todos os profissionais de saude
que se prevé que prescrevam Nulibry, o qual deve ser partilhado com os doentes ou os prestadores de
cuidados que se prevé que utilizem Nulibry em contexto doméstico. Esse material incluird instrucdes
sobre como utilizar o medicamento e um diario de perfusao.

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 utilizagao
segura e eficaz de Nulibry.

Tal como para todos os medicamentos, os dados sobre a utilizagao de Nulibry sdo continuamente
monitorizados. As suspeitas de efeitos secundarios comunicadas com Nulibry sdo cuidadosamente
avaliadas e sdo tomadas quaisquer agdes necessarias para proteger os doentes.

Outras informacoes sobre Nulibry

Mais informacdes sobre Nulibry podem ser encontradas no sitio da internet da Agéncia:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/nulibry.
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