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Orfadin (nitizindn)
Prehlad o lieku Orfadin a preco bol povoleny v EU

Co je liek Orfadin a na ¢o sa pouziva?

Liek Orfadin sa pouziva na lie¢bu:

e hereditarnej tyrozinémie typu 1 (HT-1) u pacientov v kazdom veku, ktori dodrziavaju aj diétne
obmedzenia,

e alkaptonurie (AKU) u dospelych.

K tymto ochoreniam dochadza vtedy, ak telo nie je schopné Uplne odburavat niektoré aminokyseliny
vratane tyrozinu. V dosledku toho sa hromadia Skodlivé latky, ktoré mézu spdsobit zdvazné problémy
s peceriou a rakovinu pecene u pacientov s hereditarnou tyrozinémiou typu 1 a tazkosti s kibmi

u pacientov s alkaptonuriou.

Liek Orfadin obsahuje lieCivo nitizindn.

Ako sa liek Orfadin uziva?

Vydaj lieku Orfadin je viazany na lekarsky predpis a lieCbu ma zacat a sledovat lekar, ktory ma
sklsenosti s liecbou ochoreni, na ktoré sa liek Orfadin pouziva. Je dostupny vo forme kapsul a
peroralnej suspenzie na uzivanie cez Usta.

Odporucana zaciato¢na denna davka lieku Orfadin u pacientov s HT-1 je 1 mg na kilogram telesnej
hmotnosti. Davka sa potom upravi podla odpovede a hmotnosti pacienta.

Odporacana zaciatoc¢na denna davka lieku u dospelych s AKU je 10 mg.

Viac informacii o uzivani lieku Orfadin si precitajte v pisomnej informacii pre pouzivatela alebo
kontaktujte svojho lekara Ci lekarnika.

Akym sposobom liek Orfadin Gacinkuje?

Pacienti s hereditarnou tyrozinémiou typu 1 a alkaptonuriou maju nedostatok enzymov na spravne
odburavanie aminokyseliny tyrozin, ktora sa nasledne premiena na skodlivé latky. Liecivo lieku
Orfadin, nitizindn, blokuje enzym, ktory meni tyrozin na Skodlivé latky. Diétne obmedzenia zabranuju
vytvoreniu nadmernych hladin aminokyselin, ako su tyrozin a fenylalanin, ktory sa v tele premiena na
tyrozin.
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Aké prinosy lieku Orfadin boli preukazané v stadiach?
Hereditarna tyrozinémia typu 1

Na najrozsiahlejsej studii lieku Orfadin sa zUcastnilo 257 pacientov s HT-1. V tejto studii sa skimali
Gcinky lieku Orfadin na dizku prezitia pacientov a porovnavali sa so spravami uverejnenymi

v lekarskych Casopisoch, ktoré opisovali mieru prezitia pacientov s HT-1 dodrziavajucich iba upravenu
diétu. Liek Orfadin vyrazne predizil dizku Zivota. Napriklad dieta s HT1 vo veku do dvoch mesiacov by
bezne malo iba 28 % 3ancu, ze sa dozije 5 rokov, ak bude dodrziavat iba upravenu diétu. Po doplneni
lie¢by liekom Orfadin sa miera preZitia zvysila na 82 %. Cim skor sa lie¢ba za¢ne, tym vadsie st $ance
na prezitie.

Alkaptonuria

Liek Orfadin bol Gcinny pri znizovani mnozstva skodlivého produktu odburavania tyrozinu, ktory sa
nazyva kyselina homogentisova (HGA). V jednej hlavnej studii, na ktorej sa zucastnilo 138 dospelych s
AKU, hlavnym meradlom ucinnosti bolo mnozstvo kyseliny homogentisovej v moci v priebehu 24
hodin, ¢o je ukazovatelom mnoZstva tejto kyseliny v tele. U pacientov uzivajucich liek Orfadin pocas
jedného roku hladina kyseliny homogentisovej v moci v priebehu 24 hodin dosahovala hodnotu

86 mikromol/liter v porovnani s 26 000 mikromol/liter u pacientov, ktori liek neuzivali. Pacienti
uzivajuci liek Orfadin navySe vykazovali menej priznakov ochorenia v porovnani s pacientmi, ktori liek
neuzivali.

Aké rizika sa spajaja s uzivanim lieku Orfadin?

NajcastejSie vedlajsie G¢inky lieku Orfadin (ktoré mdZu postihnuit viac ako 1 osobu z 10) s vysoké
hladiny tyrozinu v krvi (z ddvodu spdsobu, akym liek Gcinkuje). Dal$imi ¢astymi vedlajsimi Gc¢inkami
(ktoré mdzu postihnut az 1 osobu z 10) st trombocytopénia (nizky pocet krvnych dosticiek),
leukopénia (nizky pocet bielych krviniek), granulocytopénia (nizke hladiny granulocytov, typu bielych
krviniek), konjunktivitida (zaCervenanie a neprijemny pocit v oku), kornealna opacita (zékal rohovky,
priehladnej prednej ¢asti zrenice), keratitida (zapal rohovky), fotofébia (zvysena citlivost o¢i na svetlo)
a bolest oéi. Mnohé z tychto vedlajsich G¢inkov mdzu byt vysledkom vysokych hladin tyrozinu u
pacientov.

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

Preco bol liek Orfadin povoleny v EU?

Liek Orfadin bol ucinny pri liecbe HT-1 najma vtedy, ak sa lieCba zacala vcas, eSte pred priliSnym
poskodenim pecene pacienta. Liek Orfadin viedol u pacientov k lepsim vysledkom ako boli vysledky
zaznamenané u pacientov, ktori dodrziavali iba upravenu diétu. U pacientov s AKU bol liek Orfadin
ucinny pri znizovani hladiny HGA v moci, ¢o bolo sprevadzané znizenim vyskytu priznakov, najma tych,
ktoré postihuju kiby, kosti a o¢i. Eurédpska agentlra pre lieky usudila, Ze vyskyt vedlajsich G¢inkov
lieku Orfadin je dobre stanoveny, avsak poznamenal, ze vedlajsie UcCinky postihujlce oci sa vyskytovali
Castejsie u pacientov s AKU a u tychto pacientov sa objavili aj nové vedlajsie ucinky, ako su infekcie.
Vedlajsie Ucinky lieku Orfadin sa celkovo povazuju za zvladnutelné.

Agentura preto rozhodla, Ze prinosy lieku Orfadin su vacsie ako rizika spojené s jeho uzivanim a ze liek
mdze byt povoleny na pouzivanie v EU.

Orfadin (nitizindn)
EMA/602143/2020 strana 2/3



Aké opatrenia sa prijimaju na bezpecné a Gcinné pouzivanie lieku Orfadin?

Na bezpecné a ucinné uzivanie lieku Orfadin 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 Udaje o uzivani lieku Orfadin sa neustale kontroluju. Vedlajsie tucinky
hlasené pri lieku Orfadin sa dokladne hodnotia a zabezpecuju sa akékolvek nevyhnutné kroky na
ochranu pacientov.

Dalsie informacie o lieku Orfadin

Lieku Orfadin bolo dfia 21. februdra 2005 udelené povolenie na uvedenie na trh platné v celej EU.

Dalsie informécie o lieku Orfadin sa nachddzaji na webovej stranke agentury:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/orfadin.

Posledna aktualizacia tohto sihrnu: 11-2020
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