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Sephience (sepiapterin)
Prehlad o lieku Sephience a preco bol povoleny v EU

Co je liek Sephience a na ¢o sa pouziva?

Sephience je liek, ktory sa pouziva na liecbu hyperfenylalaninémie (HPA, nadmernej hladiny
fenylalaninu v krvi) u dospelych a deti s fenylketonuriou (PKU). PKU je dedi¢né ochorenie, pri ktorom
sa v krvi v abnormalne vysokych hladinach hromadi aminokyselina fenylalanin (stavebny prvok
proteinov), ¢o spésobuje problémy v nervovom systéme.

Hyperfenylalaninémia je zriedkavé ochorenie, a preto bol liek Sephience 20. maja 2021 oznaceny za
tzv. liek na ojedinelé ochorenia. Dalsie informéacie o oznaceni lieku za liek na ojedinelé ochorenia sa
nachadzaju na webovej stranke agentlry EMA.

Liek Sephience obsahuje lieCivo sepiapterin.
Ako sa liek Sephience pouziva?

Vydaj lieku Sephience je viazany na lekarsky predpis a lieCbu musi zalat a sledovat lekar, ktory ma
skusenosti s lie¢bou PKU.

Liek Sephience je dostupny vo forme prasku, ktory sa rozpusti vo vode alebo jablkovej stave alebo sa
zmieSa s makkym jedlom. Uziva sa jedenkrat denne s jedlom.

Viac informacii o pouzivani lieku Sephience si preditajte v pisomnej informacii pre pouzivatela alebo
kontaktujte svojho lekara alebo lekarnika.

Akym sposobom liek Sephience Gcinkuje?

U pacientov s PKU sa enzym (druh proteinu) nazyvany fenylalaninhydroxyldza (PAH), ktory premiena
fenylalanin na int aminokyselinu, nemoze spravne zloZit, a preto méa znizen( aktivitu. To vedie k
hromadeniu fenylalaninu v krvi, ¢o spésobuje priznaky ochorenia.

LieCivo v lieku Sephience, sepiapterin, je verzia prirodnej latky, ktoru telo potrebuje na produkciu
tetrahydrobipterinu (BH4). BH4 pomaha PAH konvertovat fenylalanin. Sepiapterin zniZzuje hladinu
fenylalaninu v krvi dvoma spésobmi: zvysenim hladiny BH4 v tele a naviazanim na PHA a jej
stabilizaciou, ¢im sa zvysi jeho aktivita.
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Aké prinosy lieku Sephience boli preukazané v stadiach?

V jednej hlavnej studii sa preukazalo, Ze liek Sephience znizuje hladinu fenylalaninu v krvi.

Na prvej Casti studie sa zucastnilo 157 pacientov s PKU, ktori dostavali liek Sephience 14 dni. Pacienti
vo veku minimalne 2 roky, u ktorych sa hladina fenylalaninu v krvi znizila o 15 % alebo viac (110
pacientov), sa povazovali za pacientov, ktori odpovedaju na liecbu a zGcastnili sa na druhej Casti
studie, v ktorej pocas 6 tyzdnov dostavali bud’ liek Sephience alebo placebo (zdanlivy liek). Hlavnym
meradlom Gcinnosti bola dalSia zmena hladiny fenylalaninu v krvi u pacientov, u ktorych uz v prvej
Casti Studie doslo k zniZzeniu hladiny fenylalaninu v krvi o 30 % alebo viac.

U pacientov, ktori dostavali liek Sephience, doslo k znizeniu hladiny fenylalaninu v krvi priblizne 410
mikromélov na liter (znizenie o 63 % oproti pévodnej hladine) v porovnani s priblizne 16 mikromdlmi
na liter (1,4 % znizenie) u pacientov, ktori dostavali placebo. Okrem toho sa v stadii preukazalo, ze u
pacientov, o ktorych bolo zname, Ze neodpovedaju na sapropterin (dalsi liek na hyperfenylalaninémiu),
sa pri pouzivani lieku Sephience dosiahlo znizenie hladiny fenylalaninu v krvi o 30 % alebo viac.

Z udajov z prebiehajlcej studie tiez vyplynulo, Ze prinosy lieCby sa v priebehu ¢asu zachovavaju a
umoznuju pacientom zvysit prijem fenylalaninu z potravy.

Z dalSich udajov vyplyva, Ze znizenie hladiny fenylalaninu v krvi u pacientov mladsich ako 2 roky bolo
podobné tym, ktoré sa pozorovali u starsich deti.

Aké rizika sa spajaja s pouzivanim lieku Sephience?

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

NajcastejSie vedlajsie Géinky lieku Sephience (ktoré mézu postihn(t viac ako 1 osobu z 10) su infekcia
hornych dychacich ciest (infekcia nosa a hrdla), bolest hlavy, hnacka a abdominalna bolest (bolest
brucha). Az u 1 osoby z 10 sa mdze vyskytn(Ut zmena sfarbenia stolice a hypofenylalaninémia (nizke
hladiny fenylalaninu).

Preco bol liek Sephience povoleny v EU?

Preukazalo sa, ze u pacientov s PKU liek Sephience po 6 tyzdnoch lieCby vyrazne znizil hladinu
fenylalaninu v krvi v porovnani s placebom. Odakava sa, ze takéto znizenie pombze kontrolovat
ochorenie a povedie k vyznamnym zdravotnym prinosom. Preukazalo sa, ze ucinok na hladinu
fenylalaninu sa v priebehu Casu zachoval a kvalita Zivota pacientov sa zlepsila. Liek Sephience
predstavuje aj alternativnu lie¢bu pre pacientov, ktori nemdzu pouzivat existujucu lie¢bu alebo na riu
neodpovedaju.

Bezpecnostny profil lieku Sephience je upokojujuci a neboli hlasené ziadne zavazné vedlajsie Ucinky.

Eurdpska agentura pre lieky preto rozhodla, Ze prinosy lieku Sephience su vacsie ako rizika spojené
s jeho pouzivanim a ze liek mdZe byt povoleny na pouZivanie v EU.

7

Aké opatrenia sa prijimaja na bezpecné a Gcinné uzivanie lieku Sephience?

Na bezpecné a ucinné uzivanie lieku Sephience boli do suhrnu 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 Udaje o pouzivani lieku Sephience sa neustdle kontroluju. Podozrenia
na vedlajsie ucinky hlasené pri lieku Sephience sa dékladne hodnotia a zabezpecuju sa akékolvek
nevyhnutné kroky na ochranu pacientov.

Dalsie informacie o lieku Sephience

Lieku Sephience bolo udelené povolenie na uvedenie na trh platné v celej EU dia .

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

Posledna aktualizacia tohto sihrnu: 05-2025
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