DCI: SAPROPTERINUM

Protocol terapeutic corespunzator pozitiei nr. 48, cod (A16AX07S): DCI SAPROPTERINUM

Criterii de includere:

- Pacienti adulti, adolescenti i copii cu varsta de 4 ani sau peste, cu diagnostic de
hiperfenilalaninemiei (HFA) cu fenilcetonurie (FCU), care au fost identificati ca raspund la un
astfel de tratament.

- Pacienti adulti, adolescent si copii de toate varstele cu diagnostic de hiperfenilalaninemiei (HFA)
cu deficit de tetrahidrobiopterind (BH4) care au fost identificati cd raspund la un astfel de
tratament.

TRATAMENT (doze, mod de administrare, ajustarea dozelor, perioada de tratament)

In timpul administrarii sapropterinei, este necesard monitorizarea activd a ingestiei de fenilalanind din
dieta, precum si a ingestiei totale de proteine, pentru a asigura un control adecvat al concentratiei
plasmatice de fenilalanina si echilibrul nutritional.

Deoarece HFA determinatd fie de FCU, fie de deficitul de BH4, este o afectiune cronica, odata ce se
demonstreaza raspunsul la tratament, se recomanda administrarea ca tratament de lungd durata.

FCU

Doza de initiere a tratamentului cu sapropterina la pacientii adulti, adolescenti si copii cu FCU este de 10
mg/kg, o datd pe zi. Doza se poate ajusta, de obicei intre 5 si 20 mg/kg/zi, pentru a obtine si mentine
concentratiile plasmatice adecvate de fenilalanina, recomandate de medic.

Deficitul de BH4

Doza de initiere a tratamentului la pacientii adulti, adolescenti si copii cu deficit de BH4 este de 2 pana la
5 mg/kg greutate corporala, o datd pe zi. Doza poate fi ajustatd pana la 20 mg/kg si zi.

Ajustarea dozei

Doza zilnica calculatd pe baza greutatii corporale trebuie rotunjita pana la cel mai apropiat multiplu de
100. De exemplu, o doza zilnica calculatd de 401 mg pana la 450 mg trebuie rotunjitd descrescator la 400
mg. O dozi calculatd de 451 mg pana la 499 mg trebuie rotunjita crescator pana la 500 mg.

Este posibil si fie necesar sa se impartd doza zilnica totald in 2 sau 3 prize, repartizate de-a lungul zilei,
pentru a optimiza efectul terapeutic.

Monitorizarea tratamentului (parametrii clinico-paraclinici si periodicitate)

Concentratiile plasmatice ale fenilalaninei trebuie determinate inainte de initierea tratamentului, la o
saptamana dupa inceperea tratamentului cu doza de initiere recomandata si saptamanal timp de peste o
luna la fiecare ajustare a dozei.



Un raspuns satisfacitor este definit ca o reducere > 30% a concentratiilor plasmatice de fenilalanina sau
atingerea obiectivelor terapeutice cu privire la concentratiile plasmatice de fenilalanina definite pentru
fiecare pacient in parte de catre medicul curant. Pacientii care nu vor atinge acest nivel de raspuns in
timpul perioadei test de o lund, trebuie considerati ca non-responsivi.

Evaluari clinice regulate (monitorizarea concentratiilor plasmatice de fenilalanina si tirozina, a aportului
nutritional si a dezvoltarii psihomotorii).

Criterii de excludere
- non-responsivi

- Hipersensibilitate la substanta activa sau la oricare dintre excipienti

Prescriptori: medici din specialitatea diabet, nutritie si boli metabolice, medici din specialitatea pediatrie
din unitatile sanitare nominalizate pentru derularea programului. Tratamentul se poate acorda doar prin
farmaciile cu circuit inchis ale unitatilor sanitare care deruleaza acest program.



