COMUNICAT DE PRESA
Agentia Nationala a Medicamentului si a Dispozitivelor Medicale din Romania
prezinta in cele ce urmeaza traducerea in limba romana a comunicatului de presa al
Agentiei Europene a Medicamentului (European Medicines Agency = EMA)
referitor la recomandarea Agentiei Europene privitoare la primul tratament cu
administrare orala pentru tratarea alcaptonuriei, o tulburare metabolica rara.

18 septembrie 2020

Comunicat de presa EMA
referitor la recomandarea Agentiei Europene privitoare la primul tratament
cu administrare orala pentru tratarea alcaptonuriei,
o tulburare metabolica rara

Agentia Europeana a recomandat acordarea unei extensii a indicatiei terapeutice
pentru medicamentul Orfadin (nitizinona), In vederea includerii tratamentului
alcaptonuriei la pacientii adulti.

Aceasta tulburare rara afecteaza una din 250.000 - 1 milion de persoane si este
mai frecventa Tn anumite zone din Slovacia.

Tulburarea se caracterizeaza prin incapacitatea organismului de a metaboliza
acidul homogentizic (HGA), din cauza absentei unei enzime. De obicei, persoanele
care suferd de alcaptonurie dezvolta artrita, in special la nivelul coloanei vertebrale
si al articulatiilor mari, 50% dintre pacienti necesitand cel putin o inlocuire articulara
pana la varsta de 55 de ani. Totodata, persoanele afectate pot suferi si de afectiuni
cardiace si calculi renali.

Tn prezent, pentru tratarea alcaptonuriei nu existi medicamente autorizate iar
optiunile de tratament se limiteaza la tratarea consecintelor bolii pe masura aparitiei
acestora, ceea ce evidentiaza existenta unei nevoi medicale neacoperite care vizeaza
pacientii care prezinta aceasta tulburare rara.

Medicamentul Orfadin este deja autorizat in Uniunea Europeana (UE), cu
indicatie pentru tratamentul tirozinemiei ereditare de tip 1 (HT-1), o boala rara
caracterizatd de incapacitatea organismului de a descompune complet aminoacidul
tirozind, cu consecinta formarii de substante nocive care produc probleme hepatice
grave si cancer hepatic.

Nitizinona, substanta activa continuta in medicamentul Orfadin, reduce excretia
urinara si nivelurile sanguine de HGA.



Reducerea nivelurilor de HGA inainte de aparitia unei pigmentari albastru-negru
vizibile la nivelul cartilajului si tesutului conjunctiv previne dezvoltarea de semne si
simptome debilitante ale bolii, care de obicei nu se manifesta pana la varsta adulta.

Dezvoltarea medicamentului Orfadin pentru tratamentul alcaptonuriei a fost
facilitata de activitatea desfasurata in cadrul Programului de dezvoltare clinica a
nitizinonei pentru tratarea alcaptonuriei (Clinical Development of Nitisinone for
Alkaptonuria = DevelopAKUre) de catre un consortiu international de cercetare.
Comisia Europeand a contribuit la finantarea DevelopAKUre cu o subventie de
aproximativ 6 milioane de euro, in cadrul celui de-al saptelea program-cadru (PC7),
programul UE de finantare pentru cercetare si inovare pentru anii 2007-2013.

Avizul Comitetului EMA pentru medicamente de uz uman (Committee for
Medicinal Prodcuts for Human Use = CHMP) se bazeaza pe datele reiesite dintr-un
studiu clinic cu o durata de patru ani, randomizat, de comparare a eficacitatii si
sigurantei tratamentului cu nitizinona fata de absenta tratamentului. Studiul a inclus
n total 138 de pacienti cu alcaptonurie, iar obiectivul sau principal a constat din
masurarea reducerii nivelurilor de HGA 1in urina. Fata de pacientii cdrora nu li s-a
administrat niciun tratament, in grupul celor carora li s-a administrat nitizinona s-a
obtinut o reducere de 99,7%. Totodata, studiul a permis si observarea unui efect
favorabil al nitizinonei Tn ceea ce priveste reducerea gradului de severitate a bolii
conform unui set de parametri conveniti la nivel international - Indicele Scorului de
Severitate al Alcaptonuriei (All Alkaptonuria Severity Score Index = scorul
AKUSSI).

Cele mai frecvente reactii adverse observate in contextul studiilor clinice
efectuate la pacientii cu alcaptonurie au fost niveluri crescute ale aminoacidului
tirozind, tulburari oculare precum durere oculard si inflamatie corneand
(cheratopatie) si infectii ale cailor respiratorii.

Avizul adoptat de CHMP la reuniunea acestuia din luna septembrie 2020
constituie o etapa intermediara in procesul de punere a medicamentului Orfadin la
dispozitia pacientului in noua indicatie.

In cele ce urmeaza, avizul CHMP va fi transmis Comisiei Europene in vederea
adoptarii unei decizii privind acordarea unei autorizatii de punere pe piata valabile
in intreaga UE. Odata acordata aceasta autorizatie, la nivelul fiecarui stat membru
se vor lua deciziile privind pretul si rambursarea, pe baza posibilului rol/posibilei
utilizari a medicamentului in contextul sistemului national de sanatate al tarii
respective.

Nota
Solicitantul pentru extensia indicatiei medicamentului Orfadin este compania
suedeza Orphan Biovitrum International AB.
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