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Prehlad o lieku Defitelio a preco bol povoleny v EU

€o je liek Defitelio a na ¢o sa pouziva?

Liek Defitelio sa pouziva na lieCbu zavazného venookluzivneho ochorenia (VOD) u pacientov
podstupujlcich transplantaciu hematopoetickych (krvotvornych) kmenovych buniek. VOD je ochorenie,
pri ktorom su Zily v pedeni zablokované, ¢o vedie k tomu, Ze pecefi prestane pracovat spravne. Liek
Defitelio sa pouziva u dospelych a deti od veku jedného mesiaca.

Liek Defitelio obsahuje liecivo defibrotid.

Ochorenie VOD je zriedkavé, a preto bol liek Defitelio dfa 29. jula 2004 oznaceny za tzv. liek na
ojedinelé ochorenia. Dal$ie informéacie o oznaceni lieku za liek na ojedinelé ochorenia mézete najst tu:
ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.

Ako sa liek Defitelio pouziva?

Vydaj lieku Defitelio je viazany na lekarsky predpis a liek musi predpisat a podavat lekar, ktory ma
skusenosti s liecbou komplikacii pri transplantacii krvotvornych kmenovych buniek. Podava sa inflziou
(na kvapkanie) do zily pocas 2 hodin 4 krat denne. Davka zavisi od telesnej hmotnosti pacienta. Liecba
ma trvat najmenej tri tyzdne a mé pokracovat dovtedy, kym priznaky u pacienta neodzneju. Viac
informacii o pouzivani lieku Defitelio si precitajte v pisomnej informacii pre pouzivatela alebo
kontaktujte svojho lekara alebo lekarnika.

v

Akym sposobom liek Defitelio Gcinkuje?

VOD je zvycajne komplikaciou liecby znadmej ako myeloablativha chemoterapia, ktora sa podava pred
transplantaciou krvotvornych kmenovych buniek. Myeloablativna chemoterapia sa pouziva na
vycCistenie kostnej drene pacienta od buniek predtym, ako pacient dostane zdravé kmenové bunky.
Lieky, ktoré sa pouzivaju na tato lieébu, mbézu poskodit vystelku krvnych ciev v peéeni, ¢o vedie k
tvorbe zrazenin a zablokovaniu ciev pozorovanych pri VOD.

Liecivo lieku Defitelio, defibrotid, Ucinkuje tak, Ze zvysuje rozpad krvnych zrazenin v krvi. Defibrotid
mbze okrem toho chranit bunky vystielajlice krvné cievy.
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Aké prinosy lieku Defitelio boli preukazané v stadiach?

Tazké venookluzivne ochorenie méa vysokd mortalitu, viac ako 75 %. V jednej hlavnej $tudii, na ktorej
sa zUcastnilo 102 pacientov so zavaznym VOD po transplantacii krvotvornych kmenovych buniek, sa
liek Defitelio porovnaval so zaznamami pacientov z minulosti, ktori dostavali Standardnu podpornu
starostlivost. Liek Defitelio znizil mieru mortality na 62 % na 100. defi po transplantacii a v pripade
24 % pacientov priznaky zévazného VOD Uplne odzneli po 100 drioch.

Prinosy lieku Defitelio sa zistili aj na zaklade udajov z registra pacientov v Spojenych statoch
(informacie o pacientoch zhromazdené standardnym spdsobom), podla ktorych pacienti so zavaznym
VOD po transplantécii krvotvornych kmernovych buniek, ktori dostavali liek Defitelio a Standardnu
starostlivost, mali lepSie vysledky ako pacienti, ktori dostavali iba Standardnu starostlivost vratane
vysSej miery prezitia na 100. den (39 % v porovnani s 31 %) a vySsieho podielu pacientov, u ktorych
VOD odznelo (51 % v porovnani s 29 %).

Aké rizika sa spajaja s pouzivanim lieku Defitelio?

Najcastejsie vedlajsie Ucinky lieku Defitelio st hypotenzia (nizky krvny tlak) a krvacanie. Zoznam
vSetkych vedlajsich Gcinkov pozorovanych pri pouzivani lieku Defitelio sa nachadza v pisomnej
informacii pre pouzivatela.

Liek Defitelio sa nesmie pouzivat spolu s inymi liekmi, ktoré rozkladaju krvné zrazeniny. Zoznam
vSetkych obmedzeni sa nachadza v pisomnej informacii pre pouzivatela.

Predo bol liek Defitelio povoleny v EU?

Eurdpska agentura pre lieky rozhodla, Ze prinosy lieku Defitelio su vacsie ako rizika spojené s jeho
pouzivanim a Ze liek moze byt povoleny na pouzivanie v EU. Preukézalo sa, ze liek Defitelio zlepsuje
prezitie u pacientov so zdvaznym VOD. Hoci nebolo mozné uskutoénit $tddiu, v ktorej by sa priamo
porovnaval liek Defitelio s placebom (zdanlivym liekom), spolo¢nost predloZila dostato¢né Udaje

na preukazanie, ze pacienti lieceni tymto liekom mali lepSiu Sancu na prezitie. Pozorované vedlajsie
udinky, napriklad krvacanie, sa povazovali za kontrolovatelné a nebolo mozné s istotou urdit, & boli
spOsobené liekom Defitelio.

Liek Defitelio bol povoleny za tzv. mimoriadnych okolnosti. To znamena, Ze kvéli zriedkavosti tohto
ochorenia nebolo mozné ziskat vSetky informacie o lieku Defitelio. Agentira kazdy rok prehodnocuje
vSetky nové dostupné informacie a podla potreby aktualizuje tento suhrn.

Aké informacie o lieku Defitelio dosial’ neboli predlozené?

KedZze liek Defitelio bol povoleny za mimoriadnych okolnosti, spoloénost, ktora liek uvadza na trh, musi
predlozit vysledky prebiehajlcej $tidie o bezpecnosti lieku, ked' sa liek pouziva na prevenciu VOD u
dospelych a deti podstupujlcich transplantaciu hematopoetickych kmerfiovych buniek. Spoloénost bude
tiez analyzovat Udaje o vysledkoch transplantacie v pripade pacientov s VOD, ktori boli lie¢eni liekom
Defitelio a ktori nim neboli lieceni.

Aké opatrenia sa prijimaja na bezpecné a Gucinné pouzivanie lieku Defitelio?

Na bezpecné a ucinné pouzivanie lieku Defitelio boli do sihrnu charakteristickych viastnosti lieku
a pisomnej informacie pre pouzivatela zahrnuté odporucania a opatrenia, ktoré maju zdravotnicki
pracovnici a pacienti dodrziavat.
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Tak ako pri vSetkych liekoch, aj Udaje o pouzivani lieku Defitelio sa neustale kontroluju. Vedlajsie
ucinky hladsené pri lieku Defitelio sa dokladne hodnotia a zabezpecuju sa akékolvek nevyhnutné kroky
na ochranu pacientov.

Dalsie informacie o lieku Defitelio

Lieku Defitelio bolo dfia 18. oktdbra 2013 udelené povolenie na uvedenie na trh platné v celej EU.

Dal$ie informécie o lieku Defitelio sa nachadzaju na webovej stranke agenttry: ema.europa.eu/Find
medicine/Human medicines/European public assessment reports.

Posledna aktualizacia tohto sihrnu: 10-2019
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