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Sahrn spravy EPAR pre verejnost

Procysbi

merkaptamin

Tento dokument je suhrn Eurépskej verejnej hodnotiacej spravy (EPAR) o lieku Procysbi. Vysvetluje,
akym spdsobom agentira vyhodnotila liek s cielom odporudit jeho povolenie na uvedenie na trh v EU
a podmienky jeho uZivania. U¢elom tohto dokumentu nie je poskytnut praktické rady o tom, ako
pouzivat liek Procysbi.

Ak pacienti potrebuju praktické informacie o pouzivani lieku Procysbi, najdu ich v pisomnej informéacii
pre pouzivatela alebo sa mdzu obratit na svojho oSetrujdceho lekara, resp. lekarnika.

€o je liek Procysbi a na €o sa pouziva?

Procysbi je liek, ktory obsahuje G¢inna latku merkaptamin (zndmy aj ako cysteamin). Liek sa pouziva v
pripade pacientov s nefropatickou (oblickovou) cystinézou. Cystindza je dedi¢na choroba, pri ktorej sa
v bunkéach, najma v bunkach obliciek a oci, ukladd nadmerné mnozstvo cystinu, aminokyseliny, ktora
sa prirodzene vyskytuje v tele, a poSkodzuje ich.

KedZe pocet pacientov s cystindézou je nizky, choroba sa povaZuje za zriedkavu a liek Procysbi bol 20.
septembra 2010 oznaceny ako liek na ojedinelé ochorenia.

Procysbi je hybridny liek. To znamena, Ze je podobny ako referencny liek obsahujuci rovnaku Gcinnd
latku, ale liek Procysbi je dostupny vo forme, ktora umoziiuje postupné uvolfiovanie Ucinnej latky
v tele. Referencnym liekom pre liek Procysbi je Cystagon.

Ako sa liek Procysbi uziva?

Liek Procysbi je len na lekarsky predpis a lie¢ba sa ma zacat pod dohladom lekara, ktory ma skusenosti
s lie¢bou cystindzy.

Liek Procysbi je dostupny vo forme gastrorezistentnych kapsul (25 a 75 mg). Gastrorezistentny
znamena, Ze obsah kapsul prechadza cez Zaludok bez toho, aby sa rozlozil, kym sa nedostane do
tenkého &reva. Odpordc¢ana denna davka sa vypodita na zaklade povrchu tela, teda 1,30 g na m?
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rozdelena na dve davky podavané kazdych 12 hodin. Hladina cystinu v bielych krvinkach (ktora sa
meria ako nmaél hemicystinu na mg proteinu v bielych krvinkach) alebo koncentacia merkaptaminu
v krvi sa musi monitorovat a podla toho sa nastavi davka. Davka nema nikdy prekroéit 1,95 g na m?
denne. Viac informacii sa nachadza v pisomnej informacii pre pouzivatela.

va

Akym sposobom liek Procysbi GcCinkuje?

U¢inna latka v lieku Procysbi, merkaptamin, reaguje s cystinom, pricom vytvara dal$iu aminokyselinu
nazyvanu cystein a zli¢eninu nazyvanu cystein-cysteaminova sol. Telo je schopné odstranit tito sol
z buniek. MnoZstvo cystinu v organoch sa preto znizi, ¢im sa obmedzi posSkodenie tychto organov.

Aké prinosy lieku Procysbi boli preukazané v stadiach?

Preukazalo sa, Ze liek Procysbi podavany kazdych 12 hodin je prinajmensom taky Gcinny pri udrzani
mnozstva cystinu v bielych krvinkach na prijatelnej trovni (menej ako 1 nmél hemicystinu na mg
proteinu v bielych krvinkach) ako liek Cystagon podavany kazdych 6 hodin. V jednej hlavnej stadii,
ktorej sa zUcastnilo 43 pacientov s nefropatickou cystin6zou, sa nepozoroval vyznamny rozdiel medzi
tymito dvomi liekmi, pokial' ide o priemernd hladinu cystinu v bielych krvinkach pocas 3-tyzdnovej
lieCby. Hladina cystinu pri pouziti lieku Procysbi bola 0,51 nmél/mg v porovnani s 0,44 nmol/mg pri
pouziti lieku Cystagon.

Aké rizika sa spajaju s uzivanim lieku Procysbi?

Najéastejsie vedlajsie Géinky lieku Procysbi (m6zu postihnit viac ako 1 osobu z 10) patri strata chuti
do jedla, vracanie, nauzea (pocit nevolnosti), hnacka, letargia (nedostatok energie) a pyrexia
(horucka). Zoznam vsetkych vedlajsich Gcinkov pozorovanych pri pouZivani lieku Procysbi sa nachadza
v pisomnej informacii pre pouzivatela.

Liek Procysbi nesmu uzivat osoby, ktoré su precitlivené (alergické) na akukolvek formu merkaptaminu
alebo na iné zloZky lieku, alebo na penicilin. Nesmu ho uzivat ani dojéiace zeny.

Preco bol liek Procysbi povoleny?

Vybor pre lieky na humanne pouzitie (CHMP) agentury rozhodol, Ze prinosy lieku Procysbi su vacsie
ako rizika spojené s jeho uzivanim a odporudil udelit povolenie na jeho pouzivanie v EU. Vybor CHMP
poznamenal, Ze sa preukazalo, Ze liek Procysbi je pri udrZzani mnoZstva cystinu v bielych krvinkach na
prijatelnej Urovni prinajmensom taky ucinny ako liek Cystagon. Vybor tiez usadil, Zze vzhladom na
menej Casté podavanie lieku sa predpoklada, Ze gastrorezistentna zmes zvysi mieru dodrziavania
lie¢by a kvalitu Zivota pacientov s cystindzou. Pokial ide o bezpeénost, vybor CHMP usudil, Ze profil
bezpeénosti merkaptaminu je ndleZite stanoveny a predpokladéd sa, Ze bezpeénost lieku Procysbi bude
podobna ako bezpeénost referenéného lieku.

Aké opatrenia sa prijimaji na bezpecné a Gcinné uzivanie lieku Procysbi?

Na zaistenie ¢o najbezpecnejSieho pouzivania lieku Procysbi bol vypracovany plan riadenia rizik. Na
zéklade tohto planu boli do suhrnu charakteristickych vlastnosti lieku a pisomnej informéacie pre
pouzivatela zahrnuté informacie o bezpecnosti lieku Procysbi vratane prislusnych opatreni, ktoré maju
zdravotnicki pracovnici a pacienti dodrziavat.

Spoloénost, ktora uvadza liek Procysbi na trh, poskytne tiez vietkym lekarom, ktori budd predpisovat
tento liek, vzdelavaci material obsahujici dolezité bezpecnostné informacie vratane rizika, ze liek moze
byt Skodlivy pre nenarodené dieta.
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Dalsie informacie o lieku Procysbi

Dria 06.09.2013 Eurdpska komisia vydala povolenie na uvedenie lieku Procysbi na trh platné v celej
Eurdpskej unii.

Uplné znenie spravy EPAR o lieku Procysbi sa nachadza na webovej stranke agentiry:
ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports. Ak potrebujete
dalsie informacie o liecbe liekom Procysbi, preditajte si pisomnu informaciu pre pouZivatela (stdéast
spravy EPAR), alebo sa obratte na svojho o$etrujlceho lekara alebo lekarnika.

Suhrn stanoviska vyboru pre lieky na ojedinelé ochorenia k lieku Procysbi sa nachadza na webovej
stranke agentary: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.

Posledné& aktualizacia tohto sthrnu: 09-2013
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/002465/human_med_001681.jsp
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2010/10/human_orphan_000821.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
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