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Prezentare generala a Pyrukynd si motivele autorizarii medicamentului in UE

Ce este Pyrukynd si pentru ce se utilizeaza?

Pyrukynd este un medicament care se utilizeaza pentru tratarea adultilor cu deficit de piruvat kinaza
(PKD), o boala ereditara care determina distrugerea mai rapida decat in mod normal a globulelor rosii.

PKD este rara, iar Pyrukynd a fost desemnat ,medicament orfan” (un medicament utilizat in boli rare)
la 22 aprilie 2020. Informatii suplimentare cu privire la medicamentele desemnate orfane pot fi gasite
aici: https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu-3-20-2270..

Pyrukynd contine substanta activa mitapivat.

Cum se utilizeaza Pyrukynd?

Pyrukynd se poate obtine numai pe baza de prescriptie medicala. Medicamentul este disponibil sub
forma de comprimate pentru administrare oralda. Doza initiald recomandata este de un comprimat de
5 mg, luat de doua ori pe zi. Doza poate fi marita o data la patru saptamani, in functie de valoarea
hemoglobinei pacientului (proteina din globulele rosii care transporta oxigenul in organism) si de
nevoia de transfuzie din ultimele 8 saptamani. Doza maxima recomandata de Pyrukynd este de 50 mg
de doua ori pe zi.

Daca tratamentul trebuie intrerupt sau oprit de tot, doza de Pyrukynd trebuie redusa treptat pe
parcursul a 1 — 2 saptamani.

Pentru informatii suplimentare cu privire la utilizarea Pyrukynd, cititi prospectul sau adresati-va
medicului dumneavoastra sau farmacistului.

Cum actioneaza Pyrukynd?

Pacientii cu PKD au o forma deficitara de piruvat kinaza, o proteina din globulele rosii care transforma
glucoza in energie. Din aceasta cauzd, globulele rosii nu pot produce suficienta energie pentru a-si
mentine forma, ceea ce duce la distrugerea lor inainte ca organismul sa aiba timp sa le inlocuiasca.
Aceasta distrugere excesiva a globulelor rosii este numita si anemie hemolitica.

Substanta activa din Pyrukynd, mitapivatul, se leaga de piruvat kinaza si o activeaza, ceea ce o face sa
actioneze mai eficace, impiedicand astfel distrugerea prea rapida a globulelor rosii la acesti pacienti.
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Ce beneficii a prezentat Pyrukynd pe parcursul studiilor?

Beneficiile Pyrukynd au fost evaluate in doud studii principale. In primul studiu, care a cuprins 80 de
pacienti cu PKD care nu primeau in mod regulat transfuzii de sdnge, Pyrukynd a fost comparat cu
placebo (un preparat inactiv). in acest studiu s-a inregistrat o crestere a valorilor hemoglobinei de
1,5 g/dl, care s-a mentinut la 2 sau mai multe controale efectuate dupa 16, 20 si 24 de saptamani de
tratament, la 40 % din pacientii tratati cu Pyrukynd, in comparatie cu niciunul din pacientii tratati cu
placebo.

in al doilea studiu, care a cuprins 27 de pacienti care primeau in mod regulat transfuzii de sange,
Pyrukynd nu a fost comparat nici cu placebo, nici cu alte medicamente. In acest studiu, volumul de
globule rosii administrat in transfuzii a fost redus cu mai mult de o treime la 37 % din pacienti.

Care sunt riscurile asociate cu Pyrukynd?

Cele mai frecvente reactii adverse asociate cu Pyrukynd (care pot afecta mai mult de 1 persoana din
10) sunt insomnie (dificultati de somn), greata si niveluri scazute ale hormonului estron observate in
analizele de séange la pacientii de sex masculin.

Pentru lista completa a reactiilor adverse si a restrictiilor asociate cu Pyrukynd, cititi prospectul.

De ce a fost autorizat Pyrukynd in UE?

Exista optiuni limitate de tratament pentru pacientii cu PKD, deoarece tratamentul bolii este limitat la
tratamente de sustinere menite sa imbunatateasca simptomele si complicatiile asociate cu anemia
hemolitica. Desi au existat unele limitari asociate cu studiile principale, s-a demonstrat ca Pyrukynd
ofera beneficii semnificative din punct de vedere clinic anumitor pacienti cu PKD, prin cresterea
valorilor hemoglobinei si reducerea nevoii de transfuzii. Prin urmare, s-a considerat ca Pyrukynd
raspunde unei nevoi medicale nesatisfacute la acesti pacienti.

In plus, reactiile adverse asociate cu Pyrukynd sunt considerate gestionabile terapeutic. Prin urmare,
Agentia Europeana pentru Medicamente a hotdrat ca beneficiile Pyrukynd sunt mai mari decat riscurile
asociate si acest medicament poate fi autorizat pentru utilizare in UE.

Ce masuri se iau pentru utilizarea sigura si eficace a Pyrukynd?

In Rezumatul caracteristicilor produsului si in prospect au fost incluse recomand&ri si masuri de
precautie pentru utilizarea sigura si eficace a Pyrukynd, care trebuie respectate de personalul medical
si de pacienti.

Ca pentru toate medicamentele, datele cu privire la utilizarea Pyrukynd sunt monitorizate continuu.
Reactiile adverse suspectate raportate pentru Pyrukynd sunt evaluate cu atentie si sunt luate masurile
necesare pentru protectia pacientilor.

Alte informatii despre Pyrukynd

Informatii suplimentare cu privire la Pyrukynd sunt disponibile pe site-ul agentiei:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/pyrukynd.
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