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Emcitate (tiratrikol)
Prehlad o lieku Emcitate a preco bol povoleny v EU

Co je liek Emcitate a na ¢o sa pouziva?

Emcitate je liek, ktory sa pouziva na liecbu periférnej tyreotoxikézy (nadmernej hladiny urcitych
hormédnov stitnej zlazy v krvi) u 0sob s nedostatkom monokarboxylatového transportéra 8 (MCT8).
Nedostatok MCT8 je znamy aj ako Allan-Herndon-Dudleyho syndrém, Co je porucha ovplyvnujlca vyvoj
mozgu.

Liek Emcitate obsahuje liecivo tiratrikol a je to hybridny liek. To znamenad, Ze je podobny tzv.
referen¢nému lieku obsahujicemu rovnaké lieCivo, ale medzi tymito dvoma liekmi existuju urcité
rozdiely. Liek Emcitate je dostupny vo forme dispergovatelnych tabliet (ktoré sa maju pred uzivanim
zmieSat s vodou), zatial' ¢o referenény liek bol dostupny vo forme tabliet, ktoré sa uzivali Ustami.
Referenc¢nym liekom pre liek Emcitate je liek Téatrois, ktory bol vo Francizsku uvedeny na trh na

lieCbu syndrému rezistencie na hormény stitnej zlazy.

Nedostatok MCT8 je zriedkavé ochorenie, a preto bol liek Emcitate 8. novembra 2017 oznaceny za tzv.
liek na zriedkavé choroby. Viac informacii o oznacovani liekov ako lieky na zriedkavé choroby sa
nachadza na webovej stranke agentiry EMA.

Ako sa liek Emcitate uziva?

Vydaj lieku Emcitate je viazany na lekarsky predpis a lie¢bu mé zacat a sledovat lekar, ktory ma
skusenosti s lieCbou pacientov so zriedkavymi genetickymi poruchami.

Liek je dostupny vo forme dispergovatelnych tabliet, ktoré sa uzivaju jeden az trikrat denne. Tablety
sa maju rozpustit (zamiedat) v malom mnozstve vody, a potom podat strieka¢kou do Ust alebo cez

vyzivovu sondu. ZaciatoCna davka zavisi od telesnej hmotnosti pacienta. Davka sa kazdé dva tyzdne
postupne zvysuje, kym sa hladina horménu stitnej Zlazy trijodtyroninu (T3) v krvi dostato¢ne neznizi.

Viac informacii o uzivani lieku Emcitate si precitajte v pisomnej informacii pre pouzivatela alebo
kontaktujte svojho lekara alebo lekarnika.
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Akym sposobom liek Emcitate Gacinkuje?

Tyreotoxikdza pri nedostatku MCT8 je sposobena mutaciou (zmenou) génu, ktory dava pokyny

na vytvaranie proteinu nazyvaného MCT8. Tento protein zvycajne prenasa hormon stitnej zlazy T3 do
buniek réznych tkaniv a orgdnov vratane mozgovych buniek. V dosledku génovej mutacie MCT8
nefunguje spravne, a preto T3 nemdze preniknut do mozgovych buniek, ¢o spdsobuje problémy s
vyvojom mozgu a svalov. Vedie to tiez k hromadeniu T3 v inych Castiach tela, ¢o spésobuje problémy v
dosledku prilis velkého mnozstva horménu Stitnej zlazy (hypertyredza). Liecivo lieku Emcitate,
tiratrikol, je velmi podobné horménu T3, ale na to, aby prenikol do buniek a odchadzal z nich,
nepotrebuje MCT8. Preto sa oCakava, Ze u pacientov s nedostatkom MCT8 liek prenikne do buniek tela
a nahradi chybajlci hormén T3. To pomaha obnovit normalnu ¢innost horménu Stitnej Zlazy v tele

a zmiernit priznaky periférnej tyreotoxikdzy.

Aké prinosy lieku Emcitate boli preukazané v stadiach?

V hlavnej studii, na ktorej sa zUcastnilo 46 deti a dospelych s nedostatkom MCT8, ktory vyvolava
priznaky ochorenia, sa zistilo, Ze po 12 mesiacoch liecby liek Emcitate znizil priemernt hladinu T3 v
krvi zo 4,97 nmol/l na 1,82 nmol/l . Na zaklade podpornych Udajov sa takisto preukazalo malé
zlepSenie zndmok tyreotoxikdzy, ako je zvySena srdcova frekvencia, vysoky krvny tlak a predcasné
$tahy predsieni (mimoriadne udery srdca). V $tudii sa liek Emcitate neporovnaval s inym liekom alebo
placebom (zdanlivym liekom).

Aké rizika sa spajaja s pouzivanim lieku Emcitate?

Zoznam vsetkych vedlajsich ucinkov pozorovanych pri pouzivani lieku Emcitate a zoznam vsetkych
obmedzeni sa nachéadza v pisomnej informacii pre pouzivatela.

NajcastejSie vedlajsie G¢inky lieku Emcitate (ktoré mézu postihnlt aZ 1 osobu z 10) sU hyperhidréza
(nadmerné potenie), hnacka, podrazdenost, Gzkost a no¢né mory. Tieto vedlajsie ucinky sa zvylajne
objavuju na zaciatku lieCby alebo v pripade zvysSenia davky a v priebehu niekolkych dni sa obvykle
zmiernia.

Liek Emcitate sa nesmie pouzivat na lie¢bu inych pri¢in hypertyredzy. Nesmie sa uzivat ani poc¢as
tehotenstva.

Preco bol liek Emcitate povoleny v EU?

V &ase schvalenia lieku neexistovala v EU Ziadna povolena lie¢ba periférnej tyreotoxikdzy zapri¢inenej
nedostatkom MCTS, Co je velmi zriedkavé a zavazné ochorenie. V Studii, na ktorej sa zucastnili pacienti
s nedostatkom MCT8, sa preukazalo, ze liek Emcitate zniZuje priemernd hladinu horménu Stitnej Zlazy
T3 a vedie k miernemu zlep$eniu znamok periférnej tyreotoxikdzy. Bezpec¢nost lieku Emcitate je
porovnatelnd s bezpeénostou referenéného lieku a pri vhodnom davkovani a monitorovani sa povazuje
za prijatelnd.

Agentura preto zastavala nazor, Ze prinosy lieku Emcitate su vacsie ako rizika spojené s jeho

pouzivanim a Ze liek mdze byt povoleny na pouzivanie v EU.
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Aké opatrenia sa prijimaja na bezpecné a Gcinné uzivanie lieku Emcitate?

Na bezpecné a Ucinné uzivanie lieku Emcitate boli do sihrnu charakteristickych vlastnosti lieku
a pisomnej informacie pre pouzivatela zahrnuté odporicania a opatrenia, ktoré maju zdravotnicki
pracovnici a pacienti dodrziavat.
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Tak ako pri vSetkych liekoch, aj idaje o pouzivani lieku Emcitate sa neustale kontroluju. Podozrenia na
vedlajsie ucinky hlasené pri lieku Emcitate sa dokladne hodnotia a zabezpecuju sa akékolvek
nevyhnutné kroky na ochranu pacientov.

Dalsie informacie o lieku Emcitate

Dalsie informécie o lieku Emcitate sa nach&dzaji na webovej strdnke agentury:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/emcitate.

Posledna aktualizacia tohto suhrnu: 01-2025
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