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Sapropterin Dipharma (sapropterin)
Prehlad o lieku Sapropterin Dipharma a preco bol povoleny v EU

€o je liek Sapropterin Dipharma a na ¢o sa pouziva?

Sapropterin Dipharma je liek, ktory sa pouziva na lie¢bu vysokej hladiny fenylalaninu v krvi u
dospelych a deti vSetkych vekovych skupin s genetickymi poruchami, fenylketonuriou (PKU) alebo
nedostatkom tetrahydrobiopterinu (BH4).

Pacienti s tymito poruchami nedokazu spracovat aminokyselinu fenylalanin z bielkovin prijatych v
strave. Vysledkom je, Ze fenylalanin sa uklada v krvi v abnormalne vysokych hladinach, ¢o sp6sobuje
problémy nervovej sustavy.

Liek Sapropterin Dipharma obsahuje lieCivo sapropterin a je to tzv. genericky liek. To znamena, ze liek
Sapropterin Dipharma obsahuje rovnaké liedivo a ucinkuje rovnakym spdsobom ako tzv. referencny
liek, ktory je uz v EU povoleny pod ndzvom Kuvan. Viac informdcii o generickych liekoch sa nachadza
v dokumente s otdzkami a odpovedami tu.

Ako sa liek Sapropterin Dipharma uziva?

Liek Sapropterin Dipharma je dostupny vo forme rozpustnych tabliet alebo prasku na rozpustenie vo
vode a vypitie. Vydaj lieku je viazany na lekarsky predpis a liecbu musi zadat a dohliadat na fiu lekar,
ktory ma skusenosti s liecbou PKU a nedostatku BH4. Je dolezité, aby pri pouzivani lieku Sapropterin
Dipharma pacienti dodrziavali diétu s nizkym obsahom fenylalaninu a bielkovin, pricom sa prijem
fenylalaninu a bielkovin musi sledovat a upravovat, aby sa zabezpecila kontrola hladiny fenylalaninu v
krvi a vyzivovej rovnovahy. Liek Sapropterin Dipharma je urceny na dlhodobé pouzivanie.

ZaciatoCna davka lieku Sapropterin Dipharma zavisi od telesnej hmotnosti pacienta. Davka sa potom
upravi v zavislosti od hladiny aminokyselin v krvi vratane fenylalaninu. Liek Sapropterin Dipharma sa
uziva spolu s jedlom kazdy den v rovnakom Case, najlepsie rano. Pre niektorych pacientov s
nedostatkom BH4 mézZe byt potrebné davku v priebehu diia rozdelit na 2 alebo 3 davky, aby sa
dosiahol ¢o najlepsi ucinok.

Dostatoc¢na odpoved' je definovana ako najmenej 30 % znizenie hladin fenylalaninu v krvi alebo
dosiahnutie hladin, ktoré urcil lekar. Ak sa to dosiahlo po jednom mesiaci, pacient je klasifikovany ako
tzv. odpovedajuci a mdze pokracovat v uzivani lieku Sapropterin Dipharma.
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Viac informacii o pouzivani lieku Sapropterin Dipharma si precitajte v pisomnej informacii pre
pouzivatela alebo kontaktujte svojho lekara alebo lekarnika.

Akym sposobom liek Sapropterin Dipharma ucinkuje?

Vysoké hladiny fenylalaninu v krvi st dosledkom problému s rozkladom fenylalaninu pomocou enzymu
fenylalaninhydroxyladza. Pacienti trpiaci fenylketonUriou maju chybné verzie tohto enzymu a pacienti

s nedostatkom BH4 maju nizke hladiny BH4, o je tzv. kofaktor, ktory tento enzym potrebuje na
spravnu funkciu.

Liecivo lieku Sapropterin Dipharma, sapropterin, je synteticka kopia BH4. U pacientov s
fenylketonuriou ucinkuje tak, ze zvysSuje aktivitu chybného enzymu, zatial' ¢o u pacientov s
nedostatkom BH4 nahradza chybajlci kofaktor. Tymito G¢inkami liek pomaha obnovovat schopnost
enzymu transformovat fenylalanin na tyrozin, ¢im sa znizuje hladina fenylalaninu v krvi.

Ako bol liek Sapropterin Dipharma skiimany?

Studie, v ktorych sa skimaju prinosy a rizika lie¢iva pri schvalenych pouZitiach, sa uz uskuto¢nili
pri referené¢nom lieku Kuvan a nemusia sa opakovat pre liek Sapropterin Dipharma.

Ako pre kazdy liek, aj pre liek Sapropterin Dipharma spolo¢nost predlozila Udaje o kvalite. Spolo¢nost
takisto uskutoénila $tidiu, v ktorej sa preukazala biologicka rovnocennost lieku s referenénym liekom.
Dva lieky su biologicky rovnocenné, ak v tele vytvaraju rovnaké hladiny lieciva, a preto sa ocakava, ze
budd mat rovnaky Gcinok.

Aké su prinosy a rizika spajané s liekom Sapropterin Dipharma?

KedZe liek Sapropterin Dipharma je genericky liek a je biologicky rovnocenny s referen¢nym liekom,
jeho prinosy a rizika sa povazuju za rovnaké ako v pripade referencného lieku.

Predo bol liek Sapropterin Dipharma povoleny v EU?

Eurdpska agentlra pre lieky dospela k zaveru, Ze v stlade s poziadavkami EU bola preukdzana
porovnatelna kvalita a biologickad rovnocennost lieku Sapropterin Dipharma s liekom Kuvan. Agentura
preto usudila, Ze tak, ako v pripade lieku Kuvan, prinos lieku Sapropterin Dipharma je vacsi nez
identifikované rizikd a méze byt povoleny na pouzivanie v EU.

Aké opatrenia sa prijimaji na bezpecné a Gcinné uzivanie lieku Sapropterin
Dipharma?

Na bezpecné a ucinné uzivanie lieku Sapropterin Dipharma boli do sihrnu charakteristickych vlastnosti
lieku a pisomnej informacie pre pouzivatela zahrnuté odporicania a opatrenia, ktoré maju zdravotnicki
pracovnici a pacienti dodrziavat.

Tak ako pri vSetkych liekoch, aj Udaje o uzivani lieku Sapropterin Dipharma sa neustale kontroluju.
Vedlajsie ucinky hlasené pri lieku Sapropterin Dipharma sa dokladne hodnotia a zabezpecuju sa
akékolvek nevyhnutné kroky na ochranu pacientov.

Dalsie informacie o lieku Sapropterin Dipharma

Dalgie informécie o lieku Sapropterin Dipharma sa nachadzaju na webovej stranke agentury:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/sapropterin-dipharma. Informacie o referenc¢nom lieku sa
takisto nachadzaju na webovej stranke agentury.
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