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Pyrukynd (mitapivat)

Sammanfattning av Pyrukynd och varfor det ar godkant inom EU

Vad ar Pyrukynd och vad anviands det for?

Pyrukynd ar ett lakemedel som anvands for att behandla vuxna med pyruvatinkinasbrist (PKD), en
arftlig sjukdom som innebar att de réda blodkropparna bryts ner snabbare @dn normalit.

PKD ar sallsynt och Pyrukynd klassificerades som sarlakemedel (ett lakemedel som anvands vid
sallsynta sjukdomar) den 22 april 2020. Mer information om klassificeringen som sarldkemedel finns
har: https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu-3-20-2270.

Pyrukynd innehaller den aktiva substansen mitapivat.

Hur anvdnds Pyrukynd?

Pyrukynd ar receptbelagt. Det finns som tabletter som ska tas genom munnen. Den rekommenderade
startdosen &r en tablett pa 5 mg tva gdnger om dagen. Dosen kan tkas var fjarde vecka utifran
patientens nivaer av hemoglobin (proteinet i de réda blodkropparna som transporterar syre i kroppen)
och beroende pad huruvida patienten behévt genomga en transfusion under de féregdende 8 veckorna.
Den hégsta rekommenderade dosen &r 50 mg Pyrukynd tvd ganger om dagen.

Om behandlingen maste avbrytas eller stoppas helt bér dosen av Pyrukynd sankas gradvis under en
period pa 1-2 veckor.

Fér mer information om hur Pyrukynd anvands, las bipacksedeln eller tala med ldkare eller
apotekspersonal.

Hur verkar Pyrukynd?

Patienter med PKD har en defekt form av pyruvatkinas, ett protein i de réda blodkropparna som
omvandlar glukos till energi. Detta gor att de roda blodkropparna inte kan producera tillrdckligt med
energi for att behalla sin form, vilket gér att de bryts ner i s snabb takt att kroppen inte hinner
ersatta dem med nya. Denna alltfér stora nedbrytning av réda blodkroppar kallas hemolytisk anemi.

Den aktiva substansen i Pyrukynd, mitapivat, binder till och aktiverar pyruvatkinas. Pa sa satt
forbattras funktionen hos detta protein, vilket i sin tur gér att de réda blodkropparna hos dessa
patienter inte Iangre bryts ner fér snabbt.
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Vilka fordelar med Pyrukynd har visats i studierna?

Foérdelarna med Pyrukynd utvarderades i tvd huvudstudier. I den férsta studien, som omfattade

80 patienter med PKD som inte fick regelbundna blodtransfusioner, jamférdes Pyrukynd med placebo
(overksam behandling). I denna studie uppvisade 40 procent av patienterna som behandlades med
Pyrukynd en 6kning av sina hemoglobinnivaer pd 1,5 g/dl. Vid tva eller fler kontroller som utférdes
efter 16, 20 och 24 veckors behandling kunde man konstatera att denna 6kning bibehdlls, medan
ingen av patienterna i placebogruppen uppvisade ndgon sadan 6kning.

I den andra studien, som omfattade 27 patienter som fick blodtransfusioner med jamna intervall,
jamférdes Pyrukynd varken med placebo eller med nagot annat ldkemedel. I denna studie minskade
antalet roda blodkroppar som fick transfusioner med mer an en tredjedel hos 37 procent av
patienterna.

Vilka ar riskerna med Pyrukynd?

De vanligaste biverkningarna som orsakas av Pyrukynd (kan forekomma hos fler an 1 av 10
anvandare) &r sdmnsvarigheter, illamdende och sjunkande nivaer av hormonet &stron hos manliga
patienter (vilket konstaterades genom blodprov).

En fullsténdig forteckning éver biverkningar och restriktioner fér Pyrukynd finns i bipacksedeln.
Varfor ar Pyrukynd godkant i EU?

Behandlingsalternativen fér patienter med PKD &r begrénsade eftersom de endast bestdr av stédjande
behandling fér att lindra symtomen och komplikationerna vid hemolytisk anemi. Aven om
huvudstudierna hade vissa begransningar racker de for att visa att Pyrukynd genom att 6ka
hemoglobinnivderna och minska behovet av transfusioner ger kliniskt meningsfulla férdelar for vissa
patienter med PKD. Det ansags darfor att Pyrukynd uppfyllde ett otillfredsstéllt medicinskt behov hos
dessa patienter.

Biverkningarna av Pyrukynd anses dessutom vara hanterbara. Europeiska ldkemedelsmyndigheten
(EMA) fann darfor att férdelarna med Pyrukynd &r stdrre an riskerna och att Pyrukynd kan godkdnnas
for forsaljning i EU.

Vad gors for att garantera siker och effektiv anvandning av Pyrukynd?

Rekommendationer och forsiktighetsatgarder som halso- och sjukvardspersonal och patienter ska
iaktta for saker och effektiv anvandning av Pyrukynd har tagits med i produktresumén och
bipacksedeln.

Liksom for alla lakemedel 6vervakas de vetenskapliga uppgifterna for Pyrukynd kontinuerligt.
Misstankta biverkningar som har rapporterats for Pyrukynd utvarderas noggrant och nédvandiga
atgarder vidtas for att skydda patienterna.

Mer information om Pyrukynd

Mer information om Pyrukynd finns pa EMA:s webbplats:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/pyrukynd
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