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Dette dokument er et sammendrag af den europaeiske offentlige vur ngsrapport (EPAR) for
Nitisinone MDK. Det forklarer, hvordan agenturet vurderede IaegeI\ for at kunne anbefale
udstedelse af en markedsfagringstilladelse i EU og fastleegge an sesbetingelserne. Det er ikke en
praktisk vejledning i, hvordan Nitisinone MDK bgr anvendes.

Hvis du gnsker praktisk vejledning om anvendelsen a;g%ne MDK, kan du leese indlaegssedlen eller

kontakte din laege eller dit apotek. \
Hvad er Nitisinone MDK, og vendes det til?

Nitisinone MDK er et laegemiddel til andling af arvelig tyrosineemi type 1 (HT-1). Det er en sjeaelden
sygdom, hvor kroppen ikke er | sta il fuldsteendigt at nedbryde aminosyren tyrosin. Derved dannes
der skadelige stoffer, som m r sveere leverproblemer og leverkraeft.

Nitisinone MDK anvenge \m ination med en diset med begraenset indtagelse af aminosyrerne

tyrosin og phenylalanij e aminosyrer findes normalt i proteiner i fadevarer og drikkevarer.

Nitisinone MDK e
aktive stof og
Europeeisk (EVU), og som hedder Orfadin. Der kan indhentes yderligere oplysninger om

enerisk leegemiddel”. Det betyder, at Nitisinone MDK indeholder det samme
pa samme made som et "referenceleegemiddel”, som allerede er godkendt i Den

generis emidler i dokumentet med spgrgsmal og svar her.

Nitisw MDK indeholder det aktive stof nitisinon.

! Tidligere kaldet Nitisinone MendeliKABS
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Hvordan anvendes Nitisinone MDK?

Nitisinone MDK udleveres kun efter recept, og behandlingen bgr ivaerkseettes og overvages af lseger
med erfaring i at behandle patienter med HT-1. Behandlingen bgr indledes hurtigst muligt, og dosis af
Nitisinone MDK tilpasses patientens behandlingsrespons og legemsvaegt.

Nitisinone MDK fas som kapsler (2 mg, 5 mg og 10 mg). Den anbefalede startdosis er 1 mg pr.
kilogram legemsvaegt pr. dag. Kapslerne synkes normalt hele, men de kan abnes og indholdet oplgses
i en smule vand eller blandes i dizetmad lige inden indtagelsen.

Nitisinone MDK er beregnet til langtidsbehandling. Patienterne bgr kontrolleres mindst hver sje(ti'
maned.

Hvordan virker Nitisinone MDK? é
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Tyrosin nedbrydes i kroppen af en raekke enzymer. Patienter med HT-1 mangler e N%e enzymer,
sé tyrosinet i deres krop nedbrydes ikke, som det skulle, men omdannes i stede g(adelige stoffer.
Det aktive stof i Nitisinone MDK, nitisinon, blokerer et enzym, der omdanner til skadelige
stoffer. Det uomdannede tyrosin forbliver dog i kroppen under behandlin d Nitisinone MDK, og
patienterne skal derfor fglge en seerlig diset med et lavt indhold af tyrosi izeten skal ogsa have et
lavt indhold af phenylalanin, da dette omdannes til tyrosin i kropptie

Hvordan blev Nitisinone MDK undersggt? ;@
Siei

Der er allerede gennemfgrt undersggelser af fordelene Q e ved det aktive stof i de godkendte
anvendelser med referenceleegemidlet, Orfadin, o@kke ngdvendigt at gentage disse med

Nitisinone MDK.

Som for alle leegemidler fremlagde virksomke ndersggelser af kvaliteten af Nitisinone MDK.
Virksomheden gennemfgrte ogsa en ung se, der viste, at leegemidlet er "bioaekvivalent” med
referenceleegemidlet. To lsegemidler er b vivalente, nar de danner den samme meengde af det

aktive stof i kroppen og derfor forv% s at have samme virkning.

Hvilken fordel og risi der forbundet med Nitisinone MDK?
Da Nitisinone MDK er gt isk leegemiddel, som er bioaekvivalent med referenceleegemidlet, anses
benefit/risk-forholde veaere det samme som for referencelaeegemidlet.

Hvorfor ble\@ isinone MDK godkendt?

Det Euro gemiddelagentur konkluderede, at det i overensstemmelse med EU's krav er blevet
pavist, a isinone MDK er af sammenlignelig kvalitet og er bioaekvivalent med Orfadin. Det var
derfMP's opfattelse, at fordelene opvejer de identificerede risici som for Orfadin. Udvalget

anbefalede, at Nitisinone MDK godkendes til anvendelse i EU.

Hvilke foranstaltninger treeffes der for at sikre risikofri og effektiv
anvendelse af Nitisinone MDK?

Der er anfgrt anbefalinger og forholdsregler i produktresuméet og indlaegssedlen, som patienter og
sundhedspersonale skal fglge for at sikre risikofri og effektiv anvendelse af Nitisinone MDK.
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Andre oplysninger om Nitisinone MDK

Europa-Kommissionen udstedte en markedsfgringstilladelse med gyldighed i hele Den Europaeiske
Union for Nitisinone MendeliKABS den 24. august 2017. Leegemidlets navn blev sendret til Nitisinone
MDK den 3. oktober 2017.

Den fuldsteendige EPAR for Nitisinone MDK findes pa agenturets websted under: ema.europa.eu/Find
medicine/Human medicines/European public assessment reports. Hvis du gnsker yderligere
oplysninger om behandling med Nitisinone MDK, kan du leese indleegssedlen (ogsa en del af denne
EPAR) eller kontakte din leege eller dit apotek.

Den fuldsteendige EPAR for referenceleegemidlet findes ogsa pa agenturets websted. é\,

Dette sammendrag blev sidst ajourfgrt i 10-2017.
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