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Detta ar en sammanfattning av det offentliga europeiska utrednings@ollet (EPAR) for Nitisinone
MDK. Det forklarar hur EMA bedomt lakemedlet for att rekommqwgodkannande i EU och villkoren
for att anvanda det. Syftet ar inte att ge nagra praktiska rad % Nitisinone MDK ska anvandas.

Praktisk information om hur Nitisinone MDK ska anvéndas fi i bipacksedeln. Du kan ocksa kontakta
din lakare eller apotekspersonal. Q

Vad ar Nitisinone MDK och vad .araq&s det for?

Nitisinone MDK &r ett lakemedel som aga'< s for att behandla patienter med arftlig tyrosinemi typ 1
(HT-1). Detta ar en sallsynt sjukdo roppen inte helt kan bryta ned aminosyran tyrosin, vilket
gor att skadliga &mnen bildas soﬁ\ akar allvarliga leverproblem och levercancer.

>
Nitisinone MDK tas tillsamm@wed en diet som begransar intaget av aminosyrorna tyrosin och
fenylalanin. Dessa aminos¥ior finns normalt i proteiner i mat och dryck.

Nitisinone MDK ar et x'leriskt lakemedel, vilket innebéar att det innehaller samma aktiva substans och
verkar p4 samma om ett referensldkemedel som redan ar godkant i EU. Referensldkemedlet ar
Orfadin. Mer i ation om generiska lakemedel finns i dokumentet med fragor och svar har.

Nitisino‘n%@ innehaller den aktiva substansen nitisinon.
*

Hu@énds Nitisinone MDK?

Nitisinone MDK &r receptbelagt och behandling ska inledas och dvervakas av en lakare med erfarenhet
av att behandla HT-1. Behandlingen ska inledas sa tidigt som mojligt och dosen Nitisinone MDK ska
anpassas efter patientens kroppsvikt och hur patienten svarar pa behandlingen.

1 Kallades tidigare Nitisinone MendeliKABS
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Nitisinone MDK finns som kapslar (2 mg, 5 mg och 10 mg). Den rekommenderade startdosen &r 1 mg
per kilo kroppsvikt en gang dagligen. Kapslarna svaljs vanligen hela, men de kan ocksa& 6ppnas och
innehallet hallas ut i en liten mangd vatten eller naring strax fore intag.

Nitisinone MDK ar avsett for langtidsbehandling. Patienterna ska kontrolleras minst var sjatte manad.
Hur verkar Nitisinone MDK?

Tyrosin bryts ned i kroppen av ett antal enzymer. Patienter med HT-1 saknar ett av dessa enzymer,
vilket medfor att tyrosinet i kroppen inte bryts ned ordentligt, utan omvandlas till skadliga @mnen. Den
aktiva substansen i Nitisinone MDK, nitisinon, blockerar ett enzym som omvandlar tyrosin till skaglliga
amnen. Eftersom det icke omvandlade tyrosinet finns kvar i kroppen under behandlingen mg Q
Nitisinone MDK maste dock patienterna félja en speciell diet med lag halt av tyrosin. Avgn@ n av
fenylalanin maste vara lag, eftersom fenylalanin omvandlas till tyrosin i kroppen. o \\
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Hur har Nitisinone MDK effekt undersokts? ’.O&%

Studier av fordelarna och riskerna med den aktiva substansen vid de godkéﬂ?z&nvandningama har
redan utférts med referensldkemedlet Orfadin och behdéver inte utf(’jras@ t med Nitisinone MDK.

Som med alla lakemedel lade foretaget fram studier av kvaliteten paNitisinone MDK. Foretaget
genomforde ocksé en studie som visade att det ar bioekvivalent“ referenslakemedlet. Tva
lakemedel ar bioekvivalenta nar de bildar samma halter av %k Iva substansen i kroppen och darfér
forvantas ha samma effekt. Odé

Vilka ar fordelarna och riskerna med I\%igone MDK?

Eftersom Nitisinone MDK &r ett generiskt Iakem@och ar bioekvivalent med referenslakemedlet

anses dess fordelar och risker vara desam (o) or referenslakemedlet.

Varfor godkanns Nitisinon&g@>’?

Europeiska Iakemedelsmyndighefe&nn att det styrkts att Nitisinone MDK i enlighet med EU:s krav
har likvardig kvalitet och &ar 4j vivalent med Orfadin. EMA fann darfor att nyttan ar stérre &n de
konstaterade riskerna, liksom%&06r Orfadin, och rekommenderade att Nitisinone MDK skulle godkénnas

for anvandning i EU. \®

Vad gors for @Qarantera séker och effektiv anvandning av Nitisinone
MDK?

Rekom‘méxbgl)oner och forsiktighetsatgarder som halso- och sjukvardspersonal och patienter ska
iaktta f aker och effektiv anvandning av Nitisinone MDK har tagits med i produktresumén och
bipacksedeln.

Mer information om Nitisinone MDK

Den 24 augusti 2017 beviljade Europeiska kommissionen ett godkdnnande for forséaljning av Nitisinone
MendeliKABS som galler i hela EU. Den 3 oktober 2017 &ndrades lakemedlets namn till Nitisinone MDK.

EPAR for Nitisinone MDK finns i sin helhet pad EMA:s webbplats ema.europa.eu/Find medicine/Human
medicines/European public assessment reports. Mer information om behandling med Nitisinone MDK
finns i bipacksedeln (ingar ocksa i EPAR). Du kan ocksa kontakta din lakare eller apotekspersonal.
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/004281/human_med_002152.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/004281/human_med_002152.jsp&mid=WC0b01ac058001d124

EPAR for referenslakemedlet finns ocksd i sin helhet pa EMA:s webbplats.

Denna sammanfattning uppdaterades senast 10-2017.
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