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Sephience (sepiaptering)
Prezentare generala a Sephience si motivele autorizarii medicamentului in UE

Ce este Sephience si pentru ce se utilizeaza?

Sephience este un medicament utilizat pentru tratamentul hiperfenilalaninemiei (HPA, concentratii
excesive de fenilalanina in sange) la adulti, adolescenti si copii cu fenilcetonurie (FCU). FCU este o
boald mostenita, in care aminoacidul fenilalanina (un element necesar pentru proteine) se acumuleaza
in sange in concentratii anormal de mari, cauzénd probleme la nivelul sistemului nervos.

Hiperfenilalaninemia este rarad, iar Sephience a fost desemnat ,medicament orfan” (medicament utilizat
in boli rare) la 20 mai 2021. Mai multe informatii despre medicamentele desemnate orfane se pot gasi
pe site-ul EMA.

Sephience contine substanta activa sepiapterina.
Cum se utilizeaza Sephience?

Sephience se poate obtine numai pe baza de prescriptie medicald, iar tratamentul trebuie initiat si
supravegheat de un medic cu experienta in tratamentul FCU.

Sephience este disponibil sub forma de pulbere care se dizolva in apa ori in suc de mere sau se
amesteca cu alimente moi; se ia o data pe zi, in timpul mesei.

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

Cum actioneaza Sephience?

La pacientii cu FCU, o enzima (un tip de proteind) numita fenilalanin hidroxilaza (FAH), care transforma
fenilalanina Tn alt aminoacid, nu se poate plia in mod corespunzator si, prin urmare, are o activitate
redusa. Acest lucru duce la acumularea de fenilalanina in sénge, cauzand simptome ale bolii.

Substanta activa din Sephience, sepiapterina, este o versiune a unei substante naturale de care
organismul are nevoie pentru a produce tetrahidrobiopterina (BH4). BH4 ajuta FAH sa transforme
fenilalanina. Sepiapterina reduce concentratia de fenilalanind din séange in doud moduri: prin cresterea
nivelului de BH4 din organism si prin legarea de FAH si stabilizarea acesteia, crescandu-i activitatea.

Official address Domenico Scarlattilaan 6 e 1083 HS Amsterdam e The Netherlands
Address for visits and deliveries Refer to www.ema.europa.eu/how-to-find-us
Send us a question Go to www.ema.europa.eu/contact Telephone +31 (0)88 781 6000 An agency of the European Union

© European Medicines Agency, 2025. Reproduction is authorised provided the source is acknowledged.


http://www.ema.europa.eu/how-to-find-us
http://www.ema.europa.eu/contact
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu-3-21-2435

Ce beneficii a prezentat Sephience pe parcursul studiilor?

Intr-un studiu principal s-a demonstrat c& Sephience reduce concentratiile de fenilalanind din sange.

Prima parte a studiului a cuprins 157 de pacienti cu FCU care au primit Sephience timp de 14 zile. S-a
considerat ca pacientii in varsta de cel putin 2 de ani care au avut o reducere de cel putin 15 % a
concentratiilor de fenilalanina din sange (110 pacienti) au raspuns la tratament si au continuat in
partea a doua studiului, in care li s-a administrat fie Sephience, fie placebo (un preparat inactiv) timp
de 6 saptamani. Principala masura a eficacitati a fost modificarea suplimentara a valorilor
concentratiilor de fenilalanina din sange la pacientii la care concentratia de fenilalanina din sangec
scazuse deja cu cel putin 30 % in prima parte a studiului.

La pacientii carora li s-a administrat Sephience, reducerea concentratiei de fenilalanina din sdnge a fost
de aproximativ 410 micromoli pe litru (reducere de 63 % fata de concentratia initiald), in comparatie
cu aproximativ 16 micromoli pe litru (reducere de 1,4 %) la cei cdrora li s-a administrat placebo. In
plus, studiul a aratat cd, dupa administrarea Sephience, concentratia de fenilalanina din sdnge a fost
cu cel putin 30 % mai mica la pacientii despre care se stia ca nu raspund la sapropterina (alt
medicament pentru hiperfenilalaninemie).

Datele dintr-un studiu in desfasurare au indicat, de asemenea, ca beneficiile tratamentului se mentin in
timp si permit pacientilor s&8 mareasca aportul de fenilalanina din alimentatie.

Date suplimentare au indicat ca reducerea concentratiei de fenilalanina din sange la pacientii cu varsta
sub 2 ani este similara cu cea observata la copiii cu varsta peste 2 ani.

Care sunt riscurile asociate cu Sephience?

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

Cele mai frecvente reactii adverse asociate cu Sephience (care pot afecta mai mult de 1 persoana din
10) sunt infectii ale cailor respiratorii superioare (infectii ale nasului si gatului), dureri de cap, diaree si
durere abdominala (de burta). Scaunele decolorate si hipofenilalaninemia (valori scazute de
fenilalanind) pot afecta, de asemenea, pana la 1 persoana din 10.

De ce a fost autorizat Sephience in UE?

S-a demonstrat ca, fata de placebo, Sephience reduce semnificativ concentratia de fenilalanina din
sange la pacientii cu FCU dupa 6 saptamani de tratament; se preconizeaza ca astfel de reduceri vor
contribui la controlul bolii si vor oferi beneficii semnificative pentru sanatate. S-a demonstrat ca efectul
asupra concentratiilor de fenilalanina se mentine in timp si ca imbunatateste calitatea vietii pacientilor.
De asemenea, Sephience reprezinta un tratament alternativ pentru pacientii care nu pot urma
tratamentele existente sau care nu raspund la acestea.

Profilul de siguranta al Sephience este incurajator, nefiind raportate reactii adverse grave.
Prin urmare, Agentia Europeana pentru Medicamente a hotdrat ca beneficiile Sephience 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 Sephience?

In Rezumatul caracteristicilor produsului si in prospect au fost incluse recomand&ri si masuri de
precautie pentru utilizarea sigura si eficace a Sephience, care trebuie respectate de personalul medical
si de pacienti.
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Ca pentru toate medicamentele, datele cu privire la utilizarea Sephience sunt monitorizate continuu.
Reactiile adverse suspectate raportate pentru Sephience sunt evaluate cu atentie si sunt luate toate
masurile necesare pentru protectia pacientilor.

Alte informatii despre Sephience

Sephience a primit autorizatie de punere pe piata, valabila pe intreg teritoriul UE, la

Mai multe informatii despre Sephience se pot gasi pe site-ul agentiei:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/sephience.

Aceasta prezentare generala a fost actualizata ultima data in 05-2025.
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