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Nulibry (fosdenopterin)
Prehlad o lieku Nulibry a preco bol povoleny v EU

Co je liek Nulibry a na &o sa pouziva?

Nulibry je liek, ktory sa pouziva na lieCbu pacientov s nedostatkom molybdenového kofaktora (MoCD)
typu A.

MoCD typu A je dedi¢né ochorenie, pri ktorom pacienti nemajua dostatok latky nazyvanej molybdénovy
kofaktor, molekulu potrebnd na tvorbu urcitych enzymov. Bez tychto enzymov sa toxické chemické
siri¢citany hromadia v mozgu, ¢o sp6sobuje posSkodenie mozgu.

V pripade formy ochorenia typu A je nepritomnost molybdénového kofaktora spésobena tym, ze
pacienti nemaju latku nazyvanu cyklicky pyranopterin monofosfat (cPMP), ktory telo potrebuje
na vyrobu molybdénového kofaktoru.

MoCD typu A je zriedkavé ochorenie, a preto bol liek Nulibry 20. septembra 2010 oznaceny za tzv. liek
na ojedinelé ochorenia. Dal$ie informécie o oznaceni lieku za liek na ojedinelé ochorenia mdzete najst
tu.

Liek Nulibry obsahuje lie¢ivo fosdenopterin.

Ako sa liek Nulibry pouziva?

Vydaj lieku Nulibry je viazany na lekarsky predpis. Lie¢bu liekom Nulibry mé zadat a sledovat
zdravotnicky pracovnik, ktory ma skusenosti s liecbou dedi¢nych metabolickych poruch.

Liek Nulibry sa podava vo forme inflzie (na kvapkanie) do Zily raz denne. Odporucana davka je 0,90
mg na kilogram telesnej hmotnosti. U pacientov mladsich ako jeden rok sa odporuca nizsia zaciatocna
davka a titracny harmonogram. Zaciato¢na davka a harmonogram titracie zavisia od gesta¢ného veku
pri narodeni. Lieéba musi pokradovat cely Zivot, ak je ochorenie potvrdené genetickym testovanim.

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

Akym sposobom liek Nulibry Gcinkuje?

LieCivo lieku Nulibry, fosdenopterin, je synteticka forma cPMP. KedZe pacienti s MoCD typu A nemaju
dostatok cPMP, liek ucinkuje tak, Ze nahradza tuto latku. Telo nasledne pouziva tuto latku na produkciu
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molybdénového kofaktoru, ktory mu umozfiuje zacat produkovat enzymy zavislé od molybdénu a
znizovat hladinu siri¢itanov v mozgu.

Aké prinosy lieku Nulibry boli preukazané v stadiach?

Prinosy lieku Nulibry sa skumali v piatich hlavnych studiach, na ktorych sa zucastnilo celkovo 52
pacientov s MoCD typu A. V studiach sa skimal ucinok lieku Nulibry na prezitie po jednom roku liecby.
Vysledky u 15 pacientov lieCenych liekom Nulibry sa porovnavali s historickymi tdajmi z dvoch studii,
na ktorych sa zucastnilo 37 pacientov, ktori neuzivali liek Nulibry ani ziadnu inu liecbu. Po jednom roku
bolo nazive asi 93 % pacientov lieCenych liekom Nulibry v porovnani s priblizne 75 % pacientov, ktori
nedostavali ziadnu liecbu. Zo Studii tiez vyplynulo, ze véasna liecba liekom Nulibry (t. j. pred vznikom
velkého poskodenia mozgu) zachovava schopnost uzivat jedlo Ustami a zlepSuje rast a vyvoj
motorickych (pohybov) a kognitivnych (dusevnych) funkcii.

Aké rizika sa spajaju s pouzivanim lieku Nulibry?

NajéastejSie vedlajsie Gc¢inky lieku Nulibry (ktoré mdzu postihnut viac ako 1 osobu z 10) si komplikacie
suvisiace s katétrom (trubicou), ktorym sa podava liek.

Zoznam vsetkych vedlajsich tcinkov a obmedzeni pozorovanych pri pouzivani lieku Nulibry sa
nachadza v pisomnej informacii pre pouzivatela.

Preco bol lie Nulibry povoleny v EU?

KedZe MoCD typu A je velmi zriedkavé ochorenie, studie boli malé, ale preukazalo sa, ze liek Nulibry je
ucinny pri zlepSovani prezitia pacientov s MoCD typu A. Zo Studii tiez vyplyva, ze v€asna lieCba liekom
Nulibry zlepsuje kvalitu Zivota pacientov a oddaluje progresiu ochorenia. Doteraz pozorované vedlajsie
Géinky sa povazuju za zvladdnutelné. Vzhladom na zavaznost tohto ochorenia a nedostatok existujlcich
terapii Eurdpska agentura pre lieky rozhodla, ze prinosy lieku Nulibry sa vacsie ako jeho rizika a ze liek
moze byt povoleny na pouzivanie v EU.

Liek Nulibry bol povoleny za tzv. mimoriadnych okolnosti. To znamena, ze kvoli zriedkavosti tohto
ochorenia nebolo mozné ziskat véetky informacie o lieku Nulibry. Agentdra kazdy rok prehodnocuje
vsetky nové dostupné informacie a podla potreby aktualizuje tento suhrn.

Aké informacie o lieku Nulibry dosial’ neboli predlozené?

KedZe liek Nulibry bol povoleny za mimoriadnych okolnosti, spolo¢nost, ktord liek Nulibry uvadza na
trh, kazdorocCne predlozi aktualizované Udaje o vSetkych novych informaciach tykajlcich sa bezpecnosti
a ucinnosti lieku Nulibry. Spolo¢nost okrem toho uskuto¢ni $tidiu u pacientov s MoCD typu A lie¢enych
liekom Nulibry v klinickej praxi a predlozi jej vysledky s cielom dalej charakterizovat dlhodobu
bezpeénost a G&innost lieku.

Aké opatrenia sa prijimaji na bezpecné a ucinné pouzivanie lieku Nulibry?

Spoloénost, ktord uvadza liek Nulibry na trh, poskytne vzdeldvaci materidl véetkym zdravotnickym
pracovnikom, od ktorych sa olakdva, Ze budl predpisovat liek Nulibry. Ten sa mé poskytnit pacientom
alebo opatrovatelom, od ktorych sa o¢akava, Ze budu liek Nulibry pouZivat v domécom prostredi. Tento
material bude obsahovat pokyny na pouzivanie lieku a dennik inflzie.
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Na bezpecné a ucinné pouzivanie lieku Nulibry boli do sihrnu charakteristickych vlastnosti lieku
a pisomnej informacie pre pouzivatela zahrnuté aj odporucania a opatrenia, ktoré maju zdravotnicki
pracovnici a pacienti dodrziavat.

Tak ako pri vSetkych liekoch, aj idaje o pouzivani lieku Nulibry sa neustdle kontroluju. Vedlajsie ucinky
hlasené pri lieku Nulibry sa dékladne hodnotia a zabezpecuju sa akékolvek nevyhnutné kroky na
ochranu pacientov.

Dalsie informacie o lieku Nulibry

Dal$ie informécie o lieku Nulibry sa nachadzaji na webovej stranke agentdry:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/nulibry.
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