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Emcitate (tiratrikol)
Sammanfattning av Emcitate och varfér det ar godkant inom EU

Vad ar Emcitate och vad anvands det for?

Emcitate ar ett lakemedel som anvands for att behandla perifer tyreotoxikos (6verskott av vissa
skoldkortelhormoner i blodet) hos personer med brist p& monokarboxylattransportér 8 (MCT8). Ett
annat namn pa@ MCT8-brist &r Allan-Hernon-Dudley-syndrom, och sjukdomen paverkar hjérnans
utveckling.

Emcitate innehaller den aktiva substansen tiratrikol och &r ett hybridldkemedel. Det innebar att det
liknar ett "referensldkemedel” som innehdller samma aktiva substans, men att det finns vissa
skillnader mellan dem. Emcitate finns som dispergerbara tabletter (som ska blandas med vatten innan
det tas), medan referenslakemedlet fanns som tabletter som skulle tas genom munnen.
Referensldkemedlet for Emcitate &r Téatrois, som marknadsfordes i Frankrike for behandling av
skoldkoértelhormonresistens.

MCT8-brist ar sallsynt och Emcitate klassificerades som sarldkemedel (ett I1dkemedel som anvands vid
sdllsynta sjukdomar) den 8 november 2017. Mer information om klassificeringen som sarldkemedel
finns pa EMA:s webbplats.

Hur anvands Emcitate?

Emcitate ar receptbelagt och behandling ska inledas och dvervakas av en ldkare med erfarenhet av att
behandla patienter med sallsynta genetiska sjukdomar.

Lakemedlet finns som dispergerbara tabletter som ska tas 1-3 ganger om dagen. Tabletterna ska ldsas
upp (blandas) i en liten méangd vatten och sedan ges genom spruta i munnen eller genom en
matningssond. Startdosen beror pd patientens kroppsvikt. Dosen &kas gradvis varannan vecka tills
nivderna av skoldkdrtelhormonet trijodtyronin (T3) i blodet har sjunkit tillréckligt.

Fér mer information om hur du anvander Emcitate, las bipacksedeln eller tala med lakare eller
apotekspersonal.
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Hur verkar Emcitate?

Vid MCT8-brist orsakas tyrotoxikos av en mutation (férandring) i genen som ger instruktioner fér att
bilda proteinet MCT8. Detta protein transporterar normalt skéldkértelhormonet T3 till celler i olika
véavnader och organ, inklusive hjarnans celler. P& grund av genmutationen fungerar inte MCT8 som det
ska, vilket medfér att T3 inte kan ta sig in i hjarncellerna. Detta orsakar problem med hjarn- och
muskelutvecklingen. Det leder ocksa till en ansamling av T3 i andra delar av kroppen, vilket orsakar
problem pd grund av éverskott av skéldkértelhormon (hypertyreos). Den aktiva substansen i Emcitate,
tiratrikol, &r mycket lik T3 men behdéver inte MCT8 for att ta sig in i eller ut ur celler. Lakemedlet
forvantas darfor tranga in i kroppens celler hos patienter med MCT8-brist och ersatta det saknade T3-
hormonet. Detta hjalper till att aterstélla normal skéldkdrtelhormonaktivitet i kroppen och minska
symtomen pa perifer tyreotoxikos.

Vilka fordelar med Emcitate har visats i studierna?

En huvudstudie pa 46 barn och vuxna med MCT8-brist som orsakar sjukdomssymtom visade att
behandling med Emcitate minskar den genomsnittliga T3-nivan i blodet fran 4,97 nmol/I till

1,82 nmol/I efter 12 ménaders behandling. Stédjande data visade ocksd sma foérbéttringar av tecken
pa tyreotoxikos sdsom okad hjartfrekvens, hogt blodtryck och for tidiga formakskontraktioner (extra
hjértslag). I studien jamférdes inte Emcitate med ndgot annat lakemedel eller placebo (overksam
behandling).

Vilka ar riskerna med Emcitate?

En fullstédndig férteckning 6ver biverkningar och restriktioner fér Emcitate finns i bipacksedeln.

De vanligaste biverkningarna som orsakas av Emcitate (kan férekomma hos upp till 1 av 10
anvandare) ar hyperhidros (kraftig svettning), diarré, irritabilitet, angest och mardrémmar. Dessa
biverkningar upptrader vanligtvis i bérjan av behandlingen, eller nar dosen 6kas, och brukar bli battre
inom nagra dagar.

Emcitate far inte anvandas for att behandla andra orsaker till hypertyreos. Det far inte heller anvandas
under graviditet.

Varfor ar Emcitate godkant i EU?

Vid tidpunkten for godkannandet fanns det ingen godkand behandling i EU mot perifer tyreotoxikos
orsakad av MCT8-brist, som &r ett mycket séllsynt och allvarligt tillstdnd. En studie pa patienter med
MCT8-brist har visat att Emcitate sanker de genomsnittliga nivaerna av skéldkértelhormonet T3 och
leder till vissa mindre férbattringar avseende tecken pa perifer tyreotoxikos. Emcitates sakerhet ar
jamférbar med referensldkemedlets och anses godtagbar vid ldmplig dosering och évervakning.

EMA fann darfor att férdelarna med Emcitate ar stérre an riskerna och att Emcitate kan godkdnnas for
forsaljning i EU.

Vad gors for att garantera sdaker och effektiv anvandning av Emcitate?

Rekommendationer och forsiktighetsdtgarder som halso- och sjukvardspersonal och patienter ska
iaktta for saker och effektiv anvandning av Emcitate har tagits med i produktresumén och
bipacksedeln.
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Liksom for alla Idkemedel 6vervakas de vetenskapliga uppgifterna fér Emcitate kontinuerligt.
Misstankta biverkningar som har rapporterats for Emcitate utvarderas noggrant och nédvandiga
dtgarder vidtas for att skydda patienterna.

Mer information om Emcitate

Mer information om Emcitate finns p& EMA:s webbplats:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/emcitate.

Denna sammanfattning uppdaterades senast 01-2025.
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