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Daybu (trofinetid)

Prehlad o lieku Daybu v zrozumitelnom jazyku a prec¢o bol liek v EU povoleny

€o je liek Daybu a na ¢o sa pouziva?

Daybu je liek, ktory sa pouziva na lieCbu neurobehavioralnych priznakov Rettovho syndromu

u dospelych a deti vo veku od 5 rokov. Rettov syndrom je porucha, ktora ovplyvinuje sposob, akym sa
mozog vyvija. Postihuje najma dievCata a zeny a vedie k mentalnemu postihnutiu, ako aj k strate reci
a predtym naucenych zrucnosti vo veku od 6 do 18 mesiacov.

Neurobehavioralne priznaky Rettovho syndrému zahfmaju opakujlce sa pohyby rik, nepokoj,
veobecné problémy s ndladou, Gzkost, problémy so spdnkom a komunikaéné problémy.

Rettov syndrém je zriedkavé ochorenie, a preto bol liek Daybu 10. augusta 2015 oznaceny za tzv. liek
na ojedinelé ochorenia na lie¢bu Rettovho syndrému. DalSie informacie o oznaceni lieku za liek na
ojedinelé ochorenia sa nachadzaju na webovej stranke agentury:
ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu-3151534.

Liek Daybu obsahuje liecivo trofinetid.
Ako sa liek Daybu pouziva?

Vydaj lieku Daybu je viazany na lekarsky predpis.

Liek je dostupny vo forme tekutiny, ktora sa pije alebo podava prostrednictvom Zalidocnej napajacej
trubice dvakrat denne.

Viac informacii o pouzivani lieku Daybu si precitajte v pisomnej informacii pre pouzivatela alebo
kontaktujte svojho lekara alebo lekarnika.

v

Akym sposobom liek Daybu Gcinkuje?

Rastovy faktor podobny inzulinu 1 (IGF-1) je hormoén, ktory je dolezity pre normalny vyvoj a
fungovanie nervového systému. Pri Rettovom syndréme su hladiny IGF-1 v mozgu nizsie ako
normalne, ¢o pravdepodobne ovplyviuje nervovu funkciu.
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Liecivo lieku Daybu, trofinetid, sa sklada z molekuly ziskanej z IGF-1. Sposob, akym trofinetidin
ucinkuje pri Rettovom syndréme, nie je jasny.

Aky prinos lieku Daybu sa preukazal v stadiach?

V hlavnej $tldii sa preukazalo, Ze lie¢ba liekom Daybu méze zlepsit neurobehavioralne priznaky oséb
s Rettovym syndromom.

Na studii sa zUcastnilo 187 dievcat vo veku od 5 rokov a Zien s Rettovym syndromom, ktoré dostavali
bud' liek Daybu alebo placebo (zdanlivy liek) kazdy den pocas 12 tyzdriov. Hlavnym meradlom
ucinnosti boli zmeny v skére pacientok na dvoch standardnych stupniciach: na stupnici dotaznika
tykajuceho sa spravania pri Rettovom syndrome (RSBQ), ktorou sa meraju priznaky spravania,
emocionalne a fyzické priznaky pacienta na zaklade odpovedi jeho opatrovatela, a na stupnici
klinického globalneho dojmu zlepSenia (CGI-I), ktorou sa meria celkové zlepsenie zdravia pacienta, ako
ho zaznamenal lekar.

Celkové mozné skore na RSBQ je 90, pricom vyssSie skore znamena viac problémov so spravanim a
emociami. Na stupnici RSBQ skore kleslo v priemere o0 4,9 bodu pri uzivani lieku Daybu v porovnani so
znizenim v priemere o 1,7 bodu pri uzivani placeba.

Stupnicou CGI-I sa meria celkové zlepSenie zdravia vratane neurobehavioralnych priznakov na 7-
bodovej stupnici, pricom skoére 1 znamena, Ze stav pacienta sa od zacatia liecby vyrazne zlepsil, a
skore 7 znamenad, ze stav pacienta je ovela horsi. Po 12 tyzdnoch bolo priemerné skoére CGI-I 3,5 pri
uzivani lieku Daybu v porovnani s 3,8 pri uzivani placeba.

Studie uskuto¢nené s liekom Daybu st podrobnejdie opisané v hodnotiacej sprave o lieku.
Aké su vedl'ajsie Gucinky lieku Daybua a obmedzenia pri jeho pouzivani?

Zoznam vsetkych vedlajsich uc¢inkov pozorovanych pri pouzivani lieku Daybu a zoznam vsetkych
obmedzeni sa nachadza v pisomnej informacii pre pouzivatela.

Najéastejsie vedlajsie Glinky lieku Daybu st hnacka, ktord mdze postihnat 4 z 5 0sdb, a vracanie,
ktoré mdze postihnlt 1 zo 4 oséb. Ubytok hmotnosti je takisto velmi ¢asty a moze postihnut viac ako
1 osobu z 10.

Predo bol liek Daybu povoleny v EU?

Hoci hlavna stadia o lieku Daybu neposkytuje dokazy o niektorych klicovych priznakoch Retttovho
syndréomu, ako su napriklad zachvaty, Udaje zo stupnic RSBQ a CGI-I preukazali urcité zlepsenie
neurobehavioralnych priznakov. Agentura usudila, Ze hoci boli tieto zlepSenia malé, boli relevantné
v suvislosti so zriedkavou a zavaznou poruchou, ako je Rettov syndréom.

Pokial' ide o bezpecnost, liek Daybu spdsobuje hnacku a vracanie; hoci tieto vedlajsie G¢inky nie st vo
vdeobecnosti zdvazné, vyskytuju sa ¢asto, ¢o mdze viest k zastaveniu lie¢by pacientov. Daybu
spOsobuje aj Ubytok hmotnosti, ¢o by mohlo ovplyvnit rast mladych pacientov s Rettovym syndrémom.
Informacie o lieku Daybu obsahuju informacie o tychto vedlajsich Ucinkoch na podporu ich zvladania.

Eurdpska agentura pre lieky rozhodla, Ze prinos lieku Daybu prevysuje rizika spojené s jeho uzivanim
a liek mdze byt povoleny na pouzivanie v EU.
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Aké opatrenia sa prijimaji na bezpecné a Gcinné pouzivanie lieku Daybu?

Na bezpecné a ucinné pouzivanie lieku Daybu boli do sihrnu charakteristickych vlastnosti lieku
a pisomnej informacie pre pouzivatela zahrnuté odporucania a opatrenia, ktoré maju zdravotnicki
pracovnici a pacienti dodrziavat.

Tak ako pri vSetkych liekoch, aj Udaje o pouzivani lieku Daybu sa neustale kontroluju. Podozrenia na
vedlajsie ucinky hlasené pri lieku Daybu sa dokladne hodnotia a zabezpecuju sa akékolvek nevyhnutné
kroky na ochranu pacientov.

Dalsie informacie o lieku Daybu

Dalsie informécie o lieku Daybu vratane pisomnej informdcie pre pouzivatela a hodnotiacej spravy sa
nachadzaju na webovej strénke agentlry: ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/daybu.

Ak potrebujete informdacie o dostupnosti tohto lieku vo svojej krajine, obratte sa na prislusny
vnutrostatny organ.
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