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Julkinen EPAR-yhteenveto

Brineura
serliponaasi alfa

Taméa on yhteenveto Euroopan julkisesta arviointilausunnosta (EPAR), joka koskee Brineura-
ladkevalmistetta. Tekstissa selitetdan, miten virasto on arvioinut ladkevalmistetta ja paatynyt
puoltamaan myyntiluvan myéntamista sille ja suosituksiin sen kdytdn ehdoista. Tarkoituksena ei ole
antaa kaytdnnon neuvoja Brineuran kaytosta.

Potilas saa Brineuran kayttda koskevaa tietoa pakkausselosteesta, laakarilta tai apteekista.

Mita Brineura on ja mihin sita kaytetaan?
Brineura on neuronaalisen seroidilipofuskinoosi tyyppi 2:n (CLN2) hoitoon tarkoitettu ladke. Se on
lapsilla esiintyvé perinndllinen sairaus, joka johtaa etenevaan aivovaurioon.

Koska CLN2:ta sairastavia potilaita on vahan, sairaus katsotaan harvinaiseksi. Brineura nimettiin
harvinaislaakkeeksi (harvinaisten sairauksien hoidossa kaytettava laadke) 13. maaliskuuta 2013.

Brineuran vaikuttava aine on serliponaasi alfa.

Miten Brineuraa kaytetaan?

Brineura annetaan infuusiona suoraan aivoihin. Ennen ensimmaistéa infuusiota potilaalle on asennettava
kirurgisesti annostelulaite. Se kulkee kallon ulkopuolelta aivokammioon, johon ladke annostellaan.

Infuusiot antaa kahden viikon vélein terveydenhuollon ammattilainen, joka on perehtynyt antamaan
ladkkeita aivoihin. Infuusioon liittyvien reaktioiden riskin vahentamiseksi potilaille voidaan antaa muita
ladkkeita ennen Brineura-hoitoa tai sen aikana, tai infuusiota voidaan hidastaa. Hoitoa voidaan jatkaa
niin kauan kuin potilas hyotyy siita.

Brineuraa saa ainoastaan ladkarin maarayksesta. Lisatietoja on pakkausselosteessa.
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Miten Brineura vaikuttaa?

CLN2-potilailta puuttuu tripeptidyylipeptidaasi 1 (TPP1) -niminen entsyymi, jota tarvitaan aivojen
normaaliin kehittymiseen. Brineuran vaikuttava aine serliponaasi alfa on TPP1:n kopio, joka korvaa
puuttuvan entsyymin.

Laake annetaan infuusiona suoraan aivoihin veri-aivoesteen ohittamiseksi. T&ma on verivirran aivoista
erottava suojaeste, joka estaa aineiden, kuten ladkkeiden, paasyn aivoihin.

Mita hyotya Brineurasta on havaittu tutkimuksissa?

Brineuran on osoitettu varhaisissa tutkimuksissa hidastavan sairauden etenemisnopeutta standardilla
arviointiasteikolla mitattuna.

Tutkimuksessa, jossa 23 lasta (keskim&arin 4-vuotiaita) sai Brineura-hoitoa melkein vuoden ajan, 20
potilaan (87 %) liikunnalliset ja kielelliset taidot eivat heikentyneet kahden pisteen verran, mita oli
aiemmin havaittu hoitamattomilla potilailla.

Laakarit arvioivat potilaat antamalla heille yksildlliset pisteet liikunnallisista ja kielellisista taidoista (O
tarkoittaa vaikeinta tilannetta ja 3 normaalia tilannetta). Potilaan lopulliset pisteet olivat naiden kahden
pistemaaran yhteissumma.

Seurantatutkimuksessa Brineuran hyodyt kestivét toisenkin vuoden. Tulokset osoittivat, ettd sairaus
hidastui useimmilla potilailla. Tamé& tutkimus on vield meneilldan.

Mita riskeja Brineuraan liittyy?

Brineuran yleisimmat sivuvaikutukset (joita saattaa aiheutua useammalle kuin yhdelle potilaalle
viidestd) ovat kuume, matala aivo-selkaydinnesteen proteiinipitoisuus, EKG:n (sydamen aktiivisuutta
mittaavan kokeen) poikkeavuudet, oksentelu, ylahengitysteiden infektiot (nenan tai kurkun infektiot)
ja yliherkkyysreaktiot (allergiset reaktiot). Pakkausselosteessa on luettelo kaikista Brineuran
ilmoitetuista haittavaikutuksista.

Brineuraa ei saa antaa potilaille, jotka ovat saaneet hengenvaarallisia yliherkkyysreaktioita (allergisia
reaktioita) Brineurasta ja joilla oireet ovat palanneet, kun Brineuraa on annettu uudelleen. Sita ei saa
myo6skaan antaa potilaille, joille on asennettu suntti ylimaaraisen nesteen poistamiseksi aivoista.

Lisédksi Brineuraa ei saa antaa potilaille, jos annostelulaitteessa on ongelmia, kuten vuoto tai infektio.

Miksi Brineura on hyvaksytty?

Saatavilla olevat tiedot osoittavat, ettd Brineura auttaa hidastamaan liikunnallisten ja kielellisten
taitojen heikkenemistd CLN2-potilailla. CLN2 on sairaus, johon ei ole muita hoitoja.

Tietojen perusteella valmisteeseen ei liity mitaan turvallisuutta koskevia merkittavia huolenaiheita.
Viraston ladkevalmistekomitea (CHMP) katsoi, etta Brineuran hyoty on sen riskeja suurempi, ja
suositteli myyntiluvan myodntémisté sille EU:ssa.

Brineura on saanut myyntiluvan ns. poikkeusolosuhteissa. Tdma johtuu siita, ettd sairauden
harvinaisuuden vuoksi Brineurasta ei ole ollut mahdollista saada taydellisia tietoja. Euroopan
ladkevirasto tarkastaa vuosittain mahdollisesti saataville tulevat uudet tiedot, ja tata yhteenvetoa
paivitetaan tarvittaessa.
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Mita tietoja Brineurasta odotetaan viela saatavan?

Koska Brineuralle on annettu myyntilupa poikkeusolosuhteissa, sita markkinoiva yhtid toimittaa
lisdtietoja Brineuran turvallisuustutkimuksista, kuten allergisten reaktioiden riskista
pitkdaikaiskaytdssa, ja sen pitkdaikaisesta tehosta liikunnallisten ja kielellisten taitojen heikkenemisen
hidastamisessa tai pysayttamisessa. Tutkimuksissa on mukana alle 2-vuotiaita lapsia, joista ei ole talla
hetkella tietoja.

Miten voidaan varmistaa Brineuran turvallinen ja tehokas kaytto?

Brineuraa markkinoiva yhtioé varmistaa, etta kaikille terveydenhuollon ammattilaisille, joiden odotetaan
kayttavan tata laaketta, toimitetaan koulutusmateriaalia valmisteen kdytdsta ja siita, miten valtetaan
annostelulaitteeseen liittyvat ongelmat, kuten infektio tai tukos.

Suositukset ja varotoimet, joita terveydenhuollon ammattilaisten ja potilaiden on syyta noudattaa,
jotta Brineuran kaytto olisi turvallista ja tehokasta, sisaltyvat myds valmisteyhteenvetoon ja
pakkausselosteeseen.

Muita tietoja Brineurasta

Brineuraa koskeva EPAR-arviointilausunto on kokonaisuudessaan viraston verkkosivustolla
osoitteessa: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports.

Lisaa tietoa Brineuralla annettavasta hoidosta saa pakkausselosteesta (sisaltyy myds EPAR-
lausuntoon), ladkarilta tai apteekista.

Tiivistelma harvinaisladkekomitean Brineuraa koskevasta lausunnosta on viraston verkkosivustolla
osoitteessa: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/004065/human_med_002111.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2013/04/human_orphan_001193.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
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