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Sommarju tal-EPAR għall-pubbliku 

Brineura 
cerliponase alfa 

Dan huwa sommarju tar-rapport pubbliku Ewropew ta ʼ valutazzjon       
kif l-Aġenzija vvalutat il-mediċina biex tirrakkomanda l-awtorizzazzjoni tagħha fl-UE u l-kondizzjonijiet 
ta ʼ użu tagħha.  Dan mhux intiż biex jipprovdi konsultazzjoni prattika dwar l-użu ta ʼ Brineura. 

Għal informazzjoni prattika dwar l-użu ta ʼ Brineura,  il-pazjenti għandhom jaqraw il-fuljett ta ʼ tagħrif 
jew jikkuntattjaw lit-tabib jew lill-ispiżjar tagħhom. 

 

X ʼinhu  B r ineura  u  għa l x iex  j in tuża? 

Brineura huwa mediċina għall-kura ta ʼ neurocal ceroid lipofuscinosis tat-tip 2 (marda CLN2), 
kondizzjoni ereditarja fit-tfal li twassal għal ħsara progressiva fil-moħħ. 

Peress li n-numru ta ʼ pazjenti li jbatu minn CLN2 huwa baxx,  il-marda hija kkunsidrata ‘rari’, u 
Brineura ġie kklassifikat bħala ‘mediċina orfni’ (mediċina li tintuża f’mard rari) fit-13 ta’ Marzu 2013. 

Brineura fih is-sustanza attiva cerliponase alfa. 

Kif jintuża Brineura? 

Brineura jiġi infuż direttament ġol-moħħ. Qabel l-ewwel infużjoni, il-pazjent ikollu bżonn jagħmel 
operazzjoni biex jimpjanta apparat, li jibda minn barra r-ras ta ʼ skeletru għal ġol-kavità tal-fluwidu fil-
moħħ fejn tasal il-mediċina. 

L-infużjonijiet jingħataw darba kull ġimagħtejn minn professjonist fil-qasam tal-kura tas-saħħa 
b ʼgħarfien dwar l-g ħoti ta ʼ m ediċini ġol-moħħ. Sabiex jitnaqqas ir-riskju ta ʼ reazzjonijiet  -
infużjoni, il-pazjenti jistgħu jingħataw mediċini oħra qabel jew waqt il-kura bi Brineura jew l-infużjoni 
tista ʼ tittawwal aktar.  I l-kura tista ʼ titkompla sakemm il-pazjent jibbenefika minnha. 

Brineura jista ʼ j inkiseb biss bʼ riċetta taʼ  tabib.  Għ     -fuljett ta ʼ tagħrif. 
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Kif jaħdem Brineura? 

Il-pazjenti b ʼCLN2 għandhom enzima nieqsa meħt     -moħħ li tissejjaħ 
tripeptidyl-peptidase-1 (TPP1). Is-sustanza attiva fi Brineura, cerliponase alfa, hija kopja ta ʼ TPP1 u 
tintuża bħala sostitut tal-enzima nieqsa. 

Il-mediċina tiġi infuża direttament ġol-moħħ sabiex tevita l-barriera ematoenċefalika, barriera protettiva 
li tissepara l-fluss tad-demm mill-moħħ, u tipprevjeni sustanzi bħal mediċini, milli jidħlu fit-tessuti tal-
moħħ. 

X ʼinhum a  l-benefi ċċji taʼ Brineura li ħarġu mill-istudji? 

Fi studji bikrija, Brineura ntwera li jnaqqas ir-rata li biha tiggrava l-marda kif imkejjel bi skala ta ʼ 
klassifikazzjoni standard. 

Fi studju li fih 23 wild (età medja ta’ 4 snin) ġew ikkurati bi Brineura għal kważi sena, 20 minnhom 
(87 %) ma esperjenzawx it-tnaqqis ta ʼ 2 punti fil-ħiliet tal-moviment u fil-lingwi kif deher storikament 
f ʼpazjenti li ma rċivewx kura. 

Il-klassifikazzjoni saret minn tobba li taw lill-pazjenti punteġġi individwali għall-ħiliet tal-moviment u fil-
lingwi (fejn 0 ifisser l-aktar sever u 3 huwa normali). Punte ġġ finali ta ʼ pa   -somma taż-żewġ 
punteġġi. 

Fi studju ta ʼ segwitu,  il-benefi ċċji taʼ Brineura damu għal sena oħra, bir-riżultati li juru li l-marda 
tista ʼ tittawwal fil-maġġoranza tal-pazjenti. Dan l-istudju għadu għaddej. 

X ʼinhum a  r-riskji asso ċjati maʼ Brineura? 

L-effetti sekondarji l-aktar komuni bi Brineura (li jistgħu jaffettwaw aktar minn 1 minn kull 5) huma deni, 
livelli baxxi ta ʼ proteina fʼ CSF ( il-fluwidu fil-moħħ u fis-sinsla tad-dahar), anormalitajiet fl-ECG (test 
tal-attività tal-qalb), remettar, infezzjonijiet fl-apparat respiratorju fin-naħa ta’ fuq (infezzjonijiet tal-
imnieħer u tal-griżmejn), u reazzjonijiet (aller ġi    -lista sħiħa tal-effetti 
sekondarji kollha bi Brineura, ara l-fuljett ta ʼ tagħrif. 

Brineura m ʼgħandux jingħata lil pazjenti li esperjenzaw reazzjonijiet (allerġiċi) ta’ sensittività eċċessiva 
ta ʼ theddida għall-ħajja bi Brineura u li s-sintomi tag ħhom re       
Dan m ʼgħandux jingħata wkoll lil pazje        uwidu żejjed mill-
moħħ. Finalment, il-pazjenti m ʼgħandhomx jingħataw       -apparat, 
bħal tnixxija jew infezzjoni. 

Għaliex ġie approvat Brineura? 

Data disponibbli turi li Brineura jgħin biex idewwem it-tnaqqis fil-ħiliet tal-moviment u fil-lingwi 
f ʼpazjenti bʼ CLN2,  kundizzjoni li għaliha mʼ hemmx   

Fir-rigward tas-sigurtà tiegħu, id-data ma wriet l-ebda tħassib mhux aċċettabbli. Għalhekk, il-Kumitat 
għall-Prodotti Mediċinali għall-Użu mill-Bniedem (CHMP) tal-Aġenzija kkonkluda li l-benefi ċċji taʼ 
Brineura huma akbar mir-riskji tiegħu u rrakkomanda li jkun approvat għall-użu fl-UE. 

Brineura ġie awtorizzat             

informazzjoni kompluta dwar Brineura minħabba r-rarità tal-marda. Kull sena, l-Aġenzija Ewropea għall-
Mediċini ser tirrevedi kull informazzjoni ġdida li ssir disponibbli u dan is-sommarju jiġi aġġornat kif 
meħtieġ. 



 
Brineura   
EMA/285195/2017 Paġna 3/3 
 

Liema informazzjoni għadha mistennija għal Brineura? 

Minħabba li Brineura ġie approvat taħt ċirkostanzi taʼ eċċezzjoni, il-kumpanija li tqiegħdu fis-suq se 
tipprovdi aktar data minn studji dwar is-sigurtà ta ʼ Brineura,  inkluż ir-riskju ta ʼ reazzjonijiet  
meta jintuża fit-tul, u dwar l-effikaċja tiegħu fit-tul biex idewwem jew iwaqqaf l-aggravar tal-ħiliet tal-
moviment u fil-lingwi. L-istudji se jinkludu tfal taħt l-età ta ʼ sentejn,  li bħalissa   
għalihom. 

X ʼm iżu r i qegħdin  j itt ieħdu  biex  j iġi żgura t l-użu sigur u effettiv ta ʼ 
Brineura? 

Il-kumpanija li tqiegħed Brineura fis-suq se tiżgura li l-professjonisti fil-qasam tal-kura tas-saħħa 
kollha li huma mistennija li jużaw din il-medi ċina jiġu pprovduti bʼ      
jużawha u kif jevitaw problemi bl-apparat bħal infezzjoni jew sadd. 

Fis-sommarju tal-karatteristiċi tal-prodott u fil-fuljett ta ʼ tagħrif ġew inklużi wkoll ir-
rakkomandazzjonijiet u l-prekawzjonijiet li għandhom ikunu segwiti mill-professjonisti fil-qasam tal-
kura tas-saħħa u mill-pazjenti għall-użu sigur u effettiv ta ʼ Brineura. 

Informazzjoni oħra dwar Brineura 

L-EPAR sħiħ għal Brineura jinstab fis-sit elettroniku tal-Aġenzija: ema.europa.eu/Find medicine/Human 
medicines/European public assessment reports. Għal aktar informazzjoni rigward il-kura bi Brineura, 
aqra l-fuljett ta ʼ tagħrif (parti wkoll mill-EPAR) jew ikkuntattja lit-tabib jew lill-ispiżjar tiegħek. 

Is-sommarju tal-opinjoni tal-Kumitat għall-Prodotti Mediċinali Orfni għal Brineura jinstab fis-sit 
elettroniku tal-Aġenzija: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation. 

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/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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