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Agneursa (levacetylleucin)
Prehled pro pripravek Agneursa a proc byl pripravek registrovan v EU

Co je pripravek Agqneursa a k cemu se pouziva

Agneursa je lé&ivy pFipravek pouzivany k 1é¢bé neurologickych ptiznakl (pFiznakd postihujicich mozek
a nervy) Niemannovy-Pickovy choroby typu C u dospélych a déti ve véku od 6 let s télesnou hmotnosti
nejméné 20 kg.

Niemannova-Pickova choroba typu C je dédi¢né onemocnéni, které ovliviiuje schopnost téla
transportovat (pfemistovat) tuky uvnitf bunék. Postupem ¢asu se tyto tuky nahromadi v burikéch
mozku a daldich &asti nervové soustavy, coz zplsobuje, Ze bufiky prestavaji spravné fungovat

a odumiraji. To vede k ptiznakim, jako jsou problémy s rovnovéhou, pohybem a polykanim,
neziretelna mluva a tres.

Pripravek Agneursa se pouziva v kombinaci s miglustatem, dalSim IéCivem k IéCbé neurologickych
priznakt Niemannovy-Pickovy choroby typu C. MizZe se pouzivat také samostatné, pokud lé¢ba
miglustatem zpUsobuje nezadouci G&inky, kvili kterym neni pro pacienta vhodna.

Niemannova-Pickova choroba typu C je vzacné onemocnéni a pripravek Agneursa byl oznacen dne
20. bfezna 2017 jako ,lécCivy pripravek pro vzacna onemocnéni®. Dalsi informace o tomto vzacném
onemocnéni naleznete na internetovych strankach agentury EMA.

Pripravek Agneursa obsahuje lécivou latku levacetylleucin.

Jak se pripravek Agneursa pouziva?

Vydej pripravku Agneursa je vazan na |ékafsky predpis. Pfipravek je dostupny v saccich obsahujicich
granule, které se smichaji s vodou, aby se vytvofila suspenze, ktera se uziva Usty dvakrat az trikrat
denné. Suspenzi Ize podavat také gastrostomickou sondou.

Davka zavisi na télesné hmotnosti pacienta. Vice informaci o pouzivani pfipravku Agneursa naleznete
v pfibalové informaci nebo se obratte na svého Iékafe ¢i l1ékarnika.

Jak pripravek Aqneursa plsobi?

Niemannova-Pickova choroba typu C je zplsobena zménami (mutacemi) v genech, které poskytuji
instrukce pro tvorbu bilkovin zvanych NPC1 a NPC2. Tyto bilkoviny se obvykle podileji na transportu
tukl z lysozomd (malych vackl uvnitf bunék, které rozkladaji velké molekuly, jako jsou tuky) do
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jinych ¢asti bunék. U osob s Niemannovou-Pickovou chorobou typu C nefunguji bilkoviny NPC1 nebo
NPC2 spravné, coz vede k hromadéni tuku v lysozomech, které je pro bunky skodlivé.

Presny zplsob plsobeni [é¢ivé latky v pFipravku Agneursa, levacetylleucinu, neni zndm. Ze studii na
zvifatech v3ak vyplyva, ze mlze ptispivat ke zlepseni schopnosti bunék generovat energii. To zahrnuje
schopnost bunék vytvaret adenosintrifosfat, hlavni zdroj energie pro burniky v mozku, které fidi pohyb
a rovnovahu.

Jaké prinosy pripravku Aqneursa byly prokazany v pribéhu studii?

V hlavni studii, do které bylo zafazeno 60 dospélych a déti ve véku od 6 let s télesnou hmotnosti
nejméné 20 kg, vedla lécba pFipravkem Agneursa ve srovnani s placebem (neucinnym pripravkem) ke
zlepSeni pohybu, koordinace a schopnosti vykonavat kazdodenni Ukoly.

Ve studii byl pacientdm po dobu prvnich 12 tydn( podavan bud’ ptipravek Agneursa, nebo placebo.
51 z 60 Ucastnikd studie byl podavan také miglustat. Poté se skupiny vyménily — po dobu dal$ich

12 tydnl bylo pacientdm lé¢enym pFipravkem Agneursa podavano placebo a pacientim, ktefi uzivali
placebo, byl podavan pripravek Agneursa. Hlavnim méritkem Gcinnosti byla zména skoére na Skale
hodnoceni tize ataxie (SARA). Skore SARA méri, do jaké miry jsou pohyb, koordinace a schopnost
vykonavat kazdodenni Gkoly ovlivnény ataxii (stavem, ktery zplsobuje ztratu svalové koordinace).
Skéla saha od 0 (z4dna ataxie) do 40 (té7ka ataxie). Snizeni skére znamena, Ze se ptiznaky u dané
osoby zlepsuiji.

Celkové lé&ba pFipravkem Agneursa vedla k primérnému snizeni skére SARA o pFiblizné 2 body,
zatimco pfi podavani placeba se snizila o 0,6 bodu. U pacientl, kterym byl podavan ptipravek
Agneursa a ktefi byli poté prevedeni na placebo, se navic skdre SARA po ukonceni |éCby pripravkem
Agneursa zhorsilo.

Jaka rizika jsou spojena s pripravkem Aqneursa?

Uplny seznam nezadoucich G¢inkll a omezeni pFipravku Agneursa je uveden v piibalové informaci.

Nej¢ast&jdim nezadoucim G&inkem pripravku Agneursa (ktery mGze postihnout az 1 osobu z 10) je
flatulence (plynatost).

Na zakladé ceho byl pripravek Aqneursa registrovan v EU?

Niemannova-Pickova choroba typu C je vzacné, Zivot ohroZujici onemocnéni s omezenymi moznostmi
I&Cby. V dobé schvaleni pripravku Agneursa byl jedinym [éCivym pFipravkem registrovanym k [éCbé
neurologickych ptiznakd Niemannovy-Pickovy choroby typu C miglustat.

Navzdory urcitym nejistotam v hlavni studii, jako je napfiklad pomérné kratka doba IéCby u |éCivého
pripravku uréeného k dlouhodobému uzivani, vedlo podavani pfipravku Agneursa ke zlepseni
neurologickych pFiznakd Niemannovy-Pickovy choroby typu C, véetné pFiznakl ovliviiujicich pohyb
a koordinaci. U osob, které 1é¢bu pFerusily, navic doslo k vyznamnému zhor&eni ptiznakd. V dobé
schvaleni byla jedinym nezadoucim Gc¢inkem spojenym s pfipravkem Agneursa flatulence.

Evropska agentura pro |éCivé pripravky proto rozhodla, ze pfinosy pfipravku Agneursa prevysuji jeho
rizika, a mGze tak byt registrovan k pouZiti v EU.
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Jaka opatreni jsou uplatiovana k zajisténi bezpecného a Gtcinného
pouzivani pripravku Agneursa?

Do souhrnu Gdajl o pipravku a pribalové informace byla zahrnuta doporuceni a opatfeni pro bezpe¢né
a ucinné pouzivani pripravku Agneursa, ktera by méla byt dodrzovana zdravotnickymi pracovniky
i pacienty.

Jako u v8ech lé&ivych piipravkl jsou Gdaje o pouZivani pfipravku Agneursa pribézné sledovany.
Podezreni na nezadouci Ucinky nahlasena v souvislosti s pfipravkem Agneursa jsou peclivé hodnocena
a jsou ucinéna veskera nezbytna opatfeni, aby bylo chranéno zdravi pacientd.

Dalsi informace o pripravku Agneursa

Pfipravku Agneursa bylo udéleno rozhodnuti o registraci platné v celé EU dne

Dalsi informace o pfipravku Agneursa jsou k dispozici na internetovych strankach agentury na adrese
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/agneursa.
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