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Sapropterina Dipharma (sapropterina)
Resumo sobre Sapropterina Dipharma e porque esta autorizado na UE

O que é Sapropterina Dipharma e para que é utilizado?

Sapropterina Dipharma € um medicamento utilizado para o tratamento de niveis elevados de
fenilalanina no sangue em adultos e em criancas de todas as idades com as doencas genéticas
fenilcetonuria (PKU) e deficiéncia em tetrahidrobiopterina (BH4).

As pessoas com estas doengas ndo sintetizam o aminoacido fenilalanina obtido dos alimentos que
contém proteinas. Por conseguinte, a fenilalanina acumula-se no sangue, atingindo niveis
excessivamente elevados, e causa problemas no sistema nervoso.

Sapropterina Dipharma contém a substancia ativa sapropterina e € um medicamento genérico, o que
significa que contém a mesma substancia ativa e funciona da mesma forma que um medicamento de
referéncia ja autorizado na UE denominado Kuvan. Para mais informagGes sobre medicamentos
genéricos, ver o documento de perguntas e respostas aqui.

Como se utiliza Sapropterina Dipharma?

Sapropterina Dipharma esta disponivel na forma de comprimidos sollUveis e de pd para dissolver em
agua e beber. O medicamento sé pode ser obtido mediante receita médica e o tratamento deve ser
iniciado e supervisionado por um médico com experiéncia no tratamento da PKU e da deficiéncia em
BH4. E importante que os doentes continuem com uma dieta pobre em fenilalanina e proteinas durante
o tratamento com Sapropterina Dipharma, devendo a ingestdo de fenilalanina e proteinas ser
monitorizada e adaptada de modo a garantir o controlo dos niveis de fenilalanina no sangue e do
equilibrio nutricional. Sapropterina Dipharma destina-se a tratamento prolongado.

A dose inicial de Sapropterina Dipharma depende do peso do doente, sendo ajustada de acordo com os
niveis sanguineos de aminoacidos, incluindo fenilalanina. Sapropterina Dipharma é tomado com uma
refeicdo todos os dias a mesma hora, de preferéncia de manha. Para alguns doentes com deficiéncia
em BH4, a dose podera ter de ser dividida em 2 ou 3 doses ao longo do dia para se obter o devido
efeito.

Uma resposta satisfatoria é definida como uma reducdo dos niveis de fenilalanina no sangue de, pelo
menos, 30 %, ou para um nivel definido pelo médico. Se este objetivo for alcancado apdés um més, o
doente é classificado como «doente que respondeu ao tratamento» e pode continuar a tomar
Sapropterina Dipharma.
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Para mais informacdes sobre a utilizacdo de Sapropterina Dipharma, consulte o Folheto Informativo ou
contacte o seu médico ou farmacéutico.

Como funciona Sapropterina Dipharma?

Os niveis elevados de fenilalanina no sangue devem-se a um problema na degradacdo da fenilalanina
pela enzima fenilalanina hidroxilase. Os doentes com PKU tém versGes defeituosas da enzima e os
doentes com deficiéncia em BH4 tém niveis reduzidos de BH4, um cofator de que a enzima precisa
para funcionar corretamente.

A substancia ativa de Sapropterina Dipharma, a sapropterina, € uma copia sintética da BH4. Nos
doentes com PKU, a sapropterina funciona melhorando a atividade da enzima defeituosa e, nos
doentes com deficiéncia em BH4, substituindo o cofator em falta. Estas acdes ajudam a restaurar a
capacidade da enzima para converter a fenilalanina em tirosina, reduzindo, desse modo, os niveis de
fenilalanina no sangue.

Como foi estudado Sapropterina Dipharma?

Os estudos sobre os beneficios e os riscos da substancia ativa nas utilizagdes aprovadas foram ja
realizados com o medicamento de referéncia, Kuvan, e ndo necessitam ser repetidos para Sapropterina
Dipharma.

Tal como para todos os medicamentos, a empresa apresentou dados sobre a qualidade de
Sapropterina Dipharma. A empresa também realizou um estudo que demonstrou que é bioequivalente
ao medicamento de referéncia. Dois medicamentos sdo bioequivalentes quando produzem os mesmos
niveis de substancia ativa no organismo e por isso é esperado que tenham o mesmo efeito.

Quais os beneficios e riscos de Sapropterina Dipharma?

Sapropterina Dipharma é um medicamento genérico e é bioequivalente ao medicamento de referéncia,
0s seus beneficios e riscos sdo considerados idénticos aos do medicamento de referéncia.

Porque esta Sapropterina Dipharma autorizado na UE?

A Agéncia Europeia de Medicamentos concluiu que, em conformidade com os requisitos da UE,
Sapropterina Dipharma demonstrou ter uma qualidade comparavel e ser bioequivalente ao Kuvan. Por
conseguinte, a Agéncia considerou que, a semelhanca do Kuvan, os beneficios de Sapropterina
Dipharma sdo superiores aos riscos identificados e o0 medicamento pode ser aprovado para utilizagdo
na UE.

Que medidas estao a ser adotadas para garantir a utilizacao segura e eficaz
de Sapropterina Dipharma?

No Resumo das Caracteristicas do Medicamento e no Folheto Informativo foram incluidas
recomendacdes e precaugdes a observar pelos profissionais de salde e pelos doentes para a utilizagcdo
segura e eficaz de Sapropterina Dipharma.

Tal como para todos os medicamentos, os dados sobre a utilizagdo de Sapropterina Dipharma sao
continuamente monitorizados. As suspeitas de efeitos secundarios comunicadas com Sapropterina
Dipharma sdo cuidadosamente avaliadas e sdo tomadas quaisquer acdes necessarias para proteger os
doentes.
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Outras informacoes sobre Sapropterina Dipharma

Mais informacoes sobre Sapropterina Dipharma podem ser encontradas no sitio da internet da Agéncia:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/sapropterin-dipharma. Informagao sobre o medicamento de
referéncia pode também ser encontrada no sitio da internet da Agéncia.
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