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EPAR santrauka placiajai visuomenei

Brineura
cerliponazé alfa

Sis dokumentas yra Brineura Europos vie$o vertinimo protokolo (EPAR) santrauka. Jame paaiskinama,
kaip agentira vertino vaistg, kad galéty rekomenduoti leisti prekiauti Siuo vaistu ES ir nustatyty jo
vartojimo salygas. Siame dokumente nepateikta praktines informacijos apie tai, kaip vartoti Brineura.

Praktinés informacijos apie Brineura vartojimg pacientai turéty ieskoti pakuotés lapelyje arba kreiptis |
savo gydytojq ar vaistininka.

Kas yra Brineura ir kam jis vartojamas?

Brineura — tai vaistas, skirtas gydyti 2 tipo neurony ceroidineg lipofuscinoze (toliau — CLN2), paveldimag
vaiky liga, kuri sukelia progresuojancius galvos smegeny pazeidimus.

Kadangi CLN2 serganciy pacienty néra daug, Si liga laikoma reta, ir 2013 m. kovo 13 d. Brineura buvo
priskirtas retyjy vaisty (retoms ligoms gydyti skirty vaisty) kategorijai.

Brineura sudétyje yra veikliosios medziagos cerliponazés alfa.

Kaip vartoti Brineura?

Brineura lasinamas tiesiai | galvos smegenis. Pries atliekant pirmaja infuzija, pacientui reikia atlikti
operacijg, siekiant implantuoti prietaisg, kuris i$ kaukolés iSorés jvedamas | galvos smegenyse esancig
skyscio ertme, | kurig vaistas lasinamas.

Infuzijas kartg per dvi savaites atlieka sveikatos prieziliros specialistas, gerai iSmanantis, kaip lasinti
vaistus | galvos smegenis. Siekiant sumazinti su infuzija susijusiy reakcijy rizika, pries lasinant
Brineura arba procediros metu, pacientams galima skirti kity vaisty arba suletinti infuzijg. Gydyma
galima testi tol, kol jis yra naudingas pacientui.

Brineura galima jsigyti tik pateikus receptg. Daugiau informacijos pateikta pakuotés lapelyje.
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Kaip veikia Brineura?

CLN2 serganciy pacienty organizme nesigamina fermentas tripeptidilpeptidazé-1 (TPP1), kuris yra
bdtinas normaliam galvos smegeny vystymuisi. Veiklioji Brineura medziaga cerliponazeé alfa yra TPP1
kopija ir ji vartojama kaip trukstamo fermento pakaitalas.

Sis vaistas laginamas tiesiai | galvos smegenis, siekiant apeiti kraujo—galvos smegeny barjerg —
apsauginj barjera, kuris skiria kraujotakg nuo galvos smegeny ir neleidZzia medziagoms, kaip antai
vaistams, patekti | galvos smegeny audinius.

Kokia Brineura nauda nustatyta tyrimuose?

Ankstyvame etape atlikti tyrimai parode, kad, vertinant pagal standartine ligos vertinimo skale,
Brineura sulétina ligos progresavima.

Atliekant tyrimg, kurio metu 23 vaikai (jy amziaus vidurkis — 4 metai) beveik metus buvo gydomi
Brineura, 20 (87 proc.) vaiky nepasireiské 2 baly judéjimo ir kalbos funkcijy pablogéjimo, kuris
praeityje buvo nustatytas pacientams, kuriems nebuvo taikomas gydymas.

Vertinima atliko gydytojai, kurie atskirai vertino pacienty judéjimo ir kalbos funkcijas (0 reiskia
sunkiausig bukle, o 3 — normalig bukle). Galutinis paciento vertinimo balas buvo ty dviejy vertinimo baly
suma.

Atlikus tolesnio stebéjimo tyrima, nustatyta, kad Brineura nauda islieka metus, o jo rezultatai
patvirtino, kad daugumos pacienty ligos progresavima galima sulétinti. Sis tyrimas dar neuZbaigtas.

Kokia rizika siejama su Brineura vartojimu?

Dazniausi Brineura $alutiniai reiSkiniai (galintys pasireiksti daugiau kaip 1 Zzmogui i$ 5) yra karsciavimas,
sumazéjes baltymo kiekis galvos ir stuburo smegeny skystyje, elektrokardiogramos rodikliy (Sirdies
veiklos tyrimo rezultaty) nukrypimai nuo normos, vémimas, virsutiniy kvépavimo taky infekcijos (nosies
ir gerklés infekcijos) ir padidéjusio jautrumo (alerginés) reakcijos. ISsamy, visy Salutiniy reiskiniy, apie
kuriuos pranesta gydant Brineura, sqrasg galima rasti pakuotés lapelyje.

Brineura negalima lasinti pacientams, kuriems vartojant Brineura pasireiSké grésme gyvybei keliancios
padidéjusio jautrumo (alerginés) reakcijos ir jos pasikartojo, kai Sio vaisto buvo sulasinta dar karta. Taip
pat jo negalima lasinti pacientams, kuriems implantuotas Suntas skyscio pertekliui iS galvos smegeny
drenuoti. Galiausiai pacientams negalima laSinti Brineura, esant bet kokioms su prietaisu susijusioms
problemoms, pvz., esant pratekéjimui arba iSsivyscius infekcijai.

Kodél Brineura buvo patvirtintas?

Turimi duomenys patvirtina, kad Brineura padeda sulétinti CLN2, kurios gydymui néra jokiy kity vaisty,
serganciy pacienty judéjimo ir kalbos funkcijy blogéjima.

Kalbant apie Sio vaisto sauguma, remiantis turimais duomenimis, jokiy nepriimtiny riipestj kelianciy,
klausimy nenustatyta. Todel agentiros Zmonéms skirty vaistiniy preparaty komitetas (CHMP) priéjo prie
iSvados, kad Brineura nauda yra didesné uz jo keliama rizika, ir rekomendavo leisti vartoti Sj vaistg ES.

Brineura registruotas iSimtinémis sglygomis, nes dél ligos retumo nebuvo jmanoma gauti visos
informacijos apie Brineura. Europos vaisty agentiira kasmet perzitirés visg naujai gautg informacija ir,
prireikus, atnaujins Sig santrauka.
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Kokia informacija dar turi buti pateikta apie Brineura?

Kadangi Brineura registruotas iSimtinémis sglygomis, juo prekiaujanti bendrové pateiks tolesnius tyrimy
duomenis apie Brineura sauguma, jskaitant alerginiy reakcijy rizika, kai vaistas vartojamas ilgq laika, taip
pat apie ilgalaikj jo veiksminguma, siekiant sulétinti arba sustabdyti judéjimo ir kalbos funkcijy blogéjima.
I Siuos tyrimus bus jtraukti jaunesni nei 2 mety vaikai, apie kuriuos Siuo metu néra surinkta jokiy
duomenu.

Kokios priemonés taikomos siekiant uztikrinti saugy ir veiksminga Brineura
vartojima?

Brineura prekiaujanti bendrové uztikrins, kad visi sveikatos prieziliros specialistai, kurie galbit ateityje
naudos §j vaistg gydydami savo pacientus, gauty mokomajg medziagq apie tai, kaip naudoti $j vaistq ir
kaip iSvengti su prietaisu susijusiy problemuy, pvz., infekcijos arba uZsikimsimo.

Saugaus ir veiksmingo Brineura vartojimo rekomendacijos ir atsargumo priemonés, kuriy turi imtis
sveikatos prieZzilros specialistai ir pacientai, taip pat jtrauktos | preparato charakteristiky santrauka ir
pakuotés lapel;.

Kita informacija apie Brineura

ISsamy Brineura EPAR rasite agentiros interneto svetainéje adresu: ema.europa.eu/Find
medicine/Human medicines/European public assessment reports. Daugiau informacijos apie gydyma
Brineura rasite pakuotés lapelyje (taip pat EPAR dalis) arba teiraukités savo gydytojo ar vaistininko.

Retujy vaistiniy preparaty komiteto nuomonés apie Brineura santraukg rasite agentiros interneto
svetainéje adresu: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.
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