COMUNICAT DE PRESA
Agentia Nationala a Medicamentului si a Dispozitivelor Medicale prezintd in
cele ce urmeaza traducerea in limba roména a comunicatului de presd al Agentiei
Europene a Medicamentului (European Medicines Agency = EMA) referitor la
recomandarea Comitetului EMA pentru medicamente de uz uman (Committee
for Medicinal Products for Human Use = CHMP) privind autorizarea unui nou
tratament al fenilcetonuriei, o boala metabolica rara, cu transmitere ereditara

EMA, 1 martie 2019
Comunicat de presa EMA
referitor la recomandarea Comitetului EMA pentru medicamente de uz
uman (Committee for Medicinal Products for Human Use = CHMP)
privind autorizarea unui nou tratament al fenilcetonuriei, o boala
metabolica rara, cu transmitere ereditara

Comitetul EMA pentru medicamente de uz uman (Committee for Medicinal
Products for Human Use = CHMP) recomanda acordarea autorizatiei de punere
pe piata UE pentru medicamentul Palynziq (pegvaliase), medicament nou indicat
pacientilor cu varste peste 16 ani, care suferda de fenilcetonurie, o boala
metabolica rara dar posibil grava, cu transmitere ereditara.

Pacientilor care sufera de aceasta tulburare le lipseste enzima care descompune
fenilalanina, un aminoacid prezent in majoritatea alimentelor cu continut de
proteine. Ca urmare, fenilalanina se poate acumula in sdnge, provocand tulburari
la nivelul creierului si sistemului nervos. Pacientii cu aceasta boala pot prezenta
tulburari neurologice si psihiatrice, inclusiv deficiente de intelect, anxietate,
depresie si disfunctie neurocognitiva.

Aceasta este o afectiune incurabild iar pacientii sunt obligati s urmeze toata
viata o dieta strictd in ceea ce priveste alimentele care contin fenilalanina
(precum carne, peste, oua, nuci, leguminoase si porumb), astfel incat sa reduca
aportul de fenilalanind. Cu toate acestea, majoritatea adultilor si adolescentilor
cu fenilcetonurie nu respecta astfel de restrictii alimentare, iar nivelurile de
fenilalanina din sdnge sunt prea mari. In prezent, in sprijinul gestionarii bolii mai
exista un singur tratament autorizat in Uniunea Europeana. Prin urmare, pacientii
ar putea beneficia de optiuni suplimentare de tratament pentru afectiunea de care
suferd, ceea ce le-ar putea influenta semnificativ calitatea vietii.

Medicamentul Palynziq este indicat pacientilor cu niveluri excesive de
fenilalanina in sange (concentratii sanguine de fenilalanina > 600 micromoli/l),
in ciuda administrarii prealabile a optiunilor terapeutice existente. Noul
medicament prezintd un nou mod de actiune impotriva fenilcetonuriei, acesta
contindnd fenilalanina amonia-liaza pegilata recombinanta, o enzima care poate
descompune fenilalanina, efectul anticipat al acesteia fiind oprirea acumularii de
fenilalanina in organism si ameliorarea in acest fel a simptomelor bolii.



Tn cadrul studiilor clinice de faza Il efectuate, majoritatea pacientilor tratati cu
acest medicament au prezentat niveluri sanguine de fenilalanina < 600
micromol/l dupa 18 luni de tratament. Totodata, datele au aratat si faptul ca, la
tratament pe termen lung, simptomele psihiatrice si cognitive ale pacientilor s-
au ameliorat.

Cele mai frecvente reactii adverse raportate au fost artralgia si reactiile la locul
administrarii injectiei, inclusiv eritem si eruptie cutanata, despre care se
considera a fi Tn asociere cu reactiile alergice observate la toti pacientii;
majoritatea acestora au fost forme usoare pana la moderate de reactii de
hipersensibilitate, formele acute aparand in cazul unui numar redus de pacienti
(5,6%). Prin urmare, CHMP a solicitat companiei sa instituie masuri specifice de
reducere la minimum a acestui risc, inclusiv prin transmiterea unui material

educational suplimentar adresat medicilor prescriptori si pacientilor.

Opinia adoptatda de CHMP privitoare la medicamentul Palynziq constituie o
etapa intermediard in procesul de punere a acestuia la dispozitia pacientului. In
momentul de fata, aceasta opinie urmeaza a fi trimisa catre Comisia Europeana
in vederea adoptarii unei decizii privind acordarea autorizatiei de punere pe piata
valabile Tn intreaga UE. Odata acordata aceasta autorizatie, la nivelul fiecarui stat
membru se vor lua deciziile privind pretul si rambursarea, pe baza rolului
potential/utilizarii medicamentului in contextul sistemului national de sanatate al
tarii respective.

Note

Solicitantul de autorizare pentru punerea pe piatd a medicamentului Palynziq
este compania BioMarin International Limited.

Asa cum prevede procedura la momentul aprobarii, Comitetul EMA pentru
medicamente orfane (Committee for Orphan Medicinal Products = COMP),
urmeaza sa analizeze desemnarea medicamentului ca orfan si sa stabileasca astfel
daca informatiile avute la dispozitie permit mentinerea statutului de orfan al
medicamentului Palynziq si acordarea perioadei de 10 ani de exclusivitate pe
piata pentru acest medicament

Tn prezent, singurul medicament aprobat in UE pentru tratarea fenilcetonuriei
este Kuvan (sapropterind).



