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EPAR-Osszefoglalé a nyilvanossag szamara

Procysbi

merkaptamin

Ez a Procysbi-re vonatkozo6 eurdpai nyilvanos értékel6 jelentés (EPAR) 6sszefoglaldja. Azt mutatja be,
hogy az Ugynokségnek a gyogyszerre vonatkozo értékelése miként vezetett az EU-ban érvényes
forgalomba hozatali engedély kiadasat tamogaté véleményéhez és az alkalmazasi feltételekre
vonatkozé ajanlasaihoz. A dokumentum nem tekinthetd gyakorlati Gtmutatéonak a Procysbi
alkalmazéaséara vonatkozoan.

Amennyiben a Procysbi alkalmazasaval kapcsolatos gyakorlati informaciéra van sziiksége, olvassa el a
betegtajékoztatot, illetve forduljon orvosahoz vagy gyogyszerészéhez!

Milyen tipusu gyogyszer a Procysbi és milyen betegségek esetén
alkalmazhato?

A Procysbi egy merkaptamin (mas néven ciszteamin) nev(i hatéanyagot tartalmazé gyoégyszer. A
nefropatias (vese) cisztindzis kezelésére alkalmazhaté. A cisztindzis egy 6rokletes betegség, amely
esetén a szervezetben természetesen eléforduld cisztin nevl aminosav egyes sejtekben, példaul a
vesében és a szemben, felhalmozdédik és kart okoz.

Mivel a cisztindzisban szenvedd betegek szama alacsony, a betegség ,ritkanak” mindsll, ezért a
Procysbi 2010. szeptember 20. datummal megkapta a ,ritka betegség gydgyszere” mingsitést.

A Procysbi egy ,.hibrid gydgyszer”. Ez azt jelenti, hogy hasonlé egy ugyanezen hatéanyagot tartalmazé
.referencia-gyogyszerhez”, de a Procysbi olyan gydgyszerformaban kaphatd, amely lehet6évé teszi,
hogy a hatéanyag késleltetve szabaduljon fel a szervezetben. A Procysbi referencia-gydgyszere a
Cystagon.

Hogyan kell alkalmazni a Procysbi-t?

A Procysbi csak receptre kaphatd, és a kezelés kizardlag olyan szakorvos feliigyelete mellett kezdhet6
meg, aki jartas a cisztinézis kezelésében.
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A Procysbi gyomornedv-ellenallé kapszula (25 és 75 mg) formajaban kaphaté. A gyomornedv-ellenallé
kifejezés azt jelenti, hogy a kapszula szétesés nélkil atjut a gyomron és eléri a belet. A javasolt napi
adagot a testfeliilet nagysaga alapjan kell kiszamolni, és 1,30 g/m? adagot kell két részre osztva, 12
hemicisztin/mg fehérvérsejt fehérje) vagy a vér merkaptamin-koncentraciéjat ellenérizni kell és az
adagot ennek alapjan médositani kell; a napi adag nem haladhatja meg az 1,95 g/m?-t. A tovabbi
informaciokat lasd a betegtajékoztatdban!

Hogyan fejti ki hatasat a Procysbi?

A Procysbi hatéanyaga, a merkaptamin, a cisztinnel reakcidba lépve egy masik aminosavat (Un.
cisztein) és egy cisztein-ciszteamin sét alkot. A szervezet ezt a sot képes eltavolitani a sejtekbdl.
Ezaltal csokken a szervek cisztintartalma és igy mérséklédik ezeknek a szerveknek a karosodasa.

Milyen el6nyei voltak a Procysbi alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

A 12 oranként alkalmazott Procysbi legalabb olyan hatasosnak mutatkozott, mint a 6 éranként
alkalmazott Cystagon a fehérvérsejtekben talalhatoé cisztin mennyiségének elfogadhato szinten (azaz 1
nmol hemicisztin/mg fehérvérsejt fehérje alatt) tartasaban. Egy, 43 nefropatias cisztindzisban
szenvedl beteg részvételével végzett f6 vizsgalatban a két gyogyszer kézott nem volt jelentGs
kuldnbség a fehérvérsejtek atlagos cisztinszintje szempontjabdl a 3 hetes kezelés alatt. A szint a
Procysbi esetében 0,51 nmol/mg, a Cystagon esetében pedig 0,44 nmol/mg volt.

Milyen kockazatokkal jar a Procysbi alkalmazasa?

A Procysbi leggyakoribb mellékhatasai (10 beteg kozul tobb mint 1-nél jelentkezhet) az
étvagytalansag, a hanyas, a hanyinger, a hasmenés, a letargia (energiahiany) és a laz. A Procysbi
alkalmazasaval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatas teljes felsorolasat lasd a
betegtajékoztatéban!

A Procysbi nem alkalmazhaté olyan személyeknél, akik tulérzékenyek (allergiasak) a merkaptamin
barmely formajaval vagy a készitmény barmely mas Osszetevbjével, illetve a penicillaminnal szemben.
Nem alkalmazhaté szoptaté anyaknal sem.

Miért engedélyezték a Procysbi forgalomba hozatalat?

Az Ugynokség emberi felhasznalasra szant gyogyszerek bizottsaga (CHMP) megallapitotta, hogy a
Procysbi el6nyei meghaladjak a kockazatokat, és javasolta a gydgyszer forgalomba hozatalanak
engedélyezését az EU-ban. A CHMP megjegyezte, hogy a Procysbi legalabb ugyanolyan hatékonynak
bizonyult a fehérvérsejtekben talalhaté cisztin mennyiségének elfogadhaté szinten tartasaban, mint a
Cystagon. A bizottsag figyelembe vette azt is, hogy a gyomornedv-ellenallé gyégyszerforma, ritkabb
adagolasa miatt varhatdan javitja a kezeléssel vald egyluttmikodést és a cisztindzisban szenvedd
betegek életmindségét. A biztonsdgossag tekintetében a CHMP megallapitotta, hogy a merkaptamin
biztonsagossagi profilja jol megalapozott és a Procysbi biztonsagossaga varhatéan hasonl6, mint a
referencia-gyogyszeré.

Milyen intézkedéseket hoztak a Procysbi biztonsadgos és hatasos
alkalmazasanak biztositasa céljabol?

A Procysbi lehetd legbiztonsdgosabb alkalmazésanak biztositasa céljabdl kockazatkezelési tervet
dolgoztak ki. A terv alapjan a Procysbi-re vonatkozé alkalmazasi elGirdsban és betegtajékoztatoban a
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biztonsagi informacidkat, tobbek kozott az egészségligyi szakemberek és a betegek altal kévetendd,
megdfeleld dvintézkedéseket tlintették fel.

Ezen felll a Procysbi-t forgalmazo vallalat oktatéanyagot fog eljuttatni a gyogyszert varhatéan felird
Osszes orvos részére, amely tartalmazni fogja a legfontosabb biztonsagossagi tudnivaldkat, beleértve
azt is, hogy a gyogyszer karos hatassal lehet a szlletendd gyermekre.

A Procysbi-vel kapcsolatos egyéb informacio:

2013.09.06- an az Euroépai Bizottsag a Procysbi-re vonatkozéan kiadta az Eurépai Unié egész
teriletére érvényes forgalomba hozatali engedélyt.

A Procysbi-re vonatkoz6 teljes EPAR az Ugynokség weboldalan talalhaté: ema.europa.eu/Find
medicine/Human medicines/European public assessment reports. Amennyiben a Procysbi-vel torténd
kezeléssel kapcsolatban bévebb informacidra van sziiksége, olvassa el a (szintén az EPAR részét
képezl) betegtajékoztatot, illetve forduljon orvosahoz vagy gyogyszerészéhez!

A ritka betegségek gyogyszereivel foglalkozé bizottsag Procysbi-re vonatkozoé véleményének
dsszefoglaloja az Ugynokség weboldalan talalhato: ema.europa.eu/Find medicine/Human
medicines/Rare disease designation.

Az 6sszefoglald utolsé aktualizalasa: 09-2013.
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/002465/human_med_001681.jsp
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/002465/human_med_001681.jsp
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2010/10/human_orphan_000821.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2010/10/human_orphan_000821.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
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