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Souhrn zpravy EPAR urceny pro verejnost

Brineura
cerliponasum alfa

Tento dokument je souhrnem Evropské vefejné zpravy o hodnoceni (European Public Assessment Report,
EPAR) pro pripravek Brineura. Objasfiuje, jakym zplsobem agentura vyhodnotila tento pfipravek, aby
mohla doporudit vydéani rozhodnuti o registraci ptipravku v EU a podminky jeho pouzivéani. U¢elem tohoto
dokumentu neni poskytnout praktické rady o tom, jak pfipravek Brineura pouzivat.

Pokud jde o praktické informace o pouzivani pripravku Brineura, pacienti by si méli precist pfibalovou
informaci nebo se obrétit na svého Iékare Ci |ékarnika.

Ve

Co je Brineura a k ¢emu se pouziva?

Brineura je lécivy pripravek uréeny k IéCbé neuronadlni ceroidni lipofuscindzy typu 2 (onemocnéni
CLN2), coz je dédi¢né onemocnéni u déti, které vede k progresivnimu poskozeni mozku.

Jelikoz pocet pacientl s CLN2 je nizky, toto onemocnéni se povazuje za ziidka se vyskytujici a
pfipravek Brineura byl dne 13. bfezna 2013 oznacen jako ,léCivy pFipravek pro vzacna onemocnéni®.

Pripravek Brineura obsahuje IéCivou latku cerliponasa alfa.
Jak se pripravek Brineura pouziva?

Pripravek Brineura se podava infuzi pfimo do mozku. Pfed prvni infuzi musi pacient podstoupit operaci,
pfi které se implantuje zafizeni, které vede z vnéjsi strany lebky do dutiny s tekutinou v mozku, kam
se pripravek podava.

Infuze jsou podavany jednou za dva tydny zdravotnikem, ktery ma zkuSenosti s podavanim lécivych
pfipravk( do mozku. Za Géelem snizeni rizika reakci spojenych s infuzi je mozno pacientdm pted Ié¢bou
piipravkem Brineura nebo b&hem ni podat dalsi 1é¢ivé pripravky nebo je mozno pribé&h infuze zpomalit.
Lécba pokracuje tak dlouho, dokud je pro pacienta pfinosna.
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Vydej IéCivého pripravku je vazan na Iékarsky predpis. Podrobné informace jsou uvedeny v pribalové
informaci.

Jak pripravek Brineura plisobi?

Pacienti s CLN2 nemaji enzym zvany tripeptidylpeptidaza 1 (TPP1), ktery je nezbytny pro normalni
vyvoj mozku. Léciva latka pripravku Brineura, cerliponasa alfa, je kopii TPP1 a pouZiva se k nahrazeni
chybéjiciho enzymu.

Lécivy pripravek se podava infuzi pfimo do mozku, aby se obesla hematoencefalicka bariéra, coz je
ochranna bariéra, ktera oddéluje krevni obéh od mozku a zabranuje pronikani latek, jako jsou lécivé
latky, do mozkové tkané.

Jaké prinosy pripravku Brineura byly prokazany v prlibéhu studii?

V plvodnich studiich bylo prokézéno, e pripravek Brineura na zékladé méreni standardni stupnici
snizuje rychlost zhorSovani onemocnéni.

Ve studii, ve které bylo témé&r rok 1é&eno pripravkem Brineura 23 déti (primérny vék 4 roky), nebyl u
20 z nich (87 %) zaznamenan 2bodovy pokles v pohybovych a jazykovych dovednostech pozorovany
v minulosti u nelééenych pacientd.

Hodnoceni provedli IékaFi, ktefi pacientim ptifadili individudlni skére pro pohybové a jazykové dovednosti
(kde 0 znamena nejzavaznéjsi a 3 normalni). Konecné skére pacienta bylo sou¢tem obou hodnot skoére.

V nasledné studii pretrvavaly piinosy piipravku Brineura po dobu dal$iho roku, pfi¢emz z vysledkd
vyplyvalo, Ze onemocnéni bylo mozné oddalit u vétsiny pacientl. Tato studie dosud probiha.

Jaka rizika jsou spojena s pripravkem Brineura?

Nejcastéjsimi nezadoucimi UcCinky pripravku Brineura (které mohou postihnout vice nez 1 osobu z 5) jsou
horecka, nizké hladiny bilkoviny v mozkomisnim moku (tekutiné v mozku a mi%e), abnormality na EKG
(vysetreni srdecni Cinnosti), zvraceni, infekce hornich cest dychacich (infekce nosu a hrdla) a (alergické)
reakce precitlivélosti. Uplny seznam nezadoucich G¢inkd hlaenych v souvislosti s ptipravkem Brineura je
uveden v pribalové informaci.

PFipravek Brineura se nesmi poddvat pacientim, u kterych se v souvislosti s podanim p¥ipravku Brineura
vyskytly Zivot ohrozujici (alergické) reakce precitlivélosti a jejichz pfiznaky se po podani pfipravku
Brineura znovu objevily. Rovnéz se nesmi podavat u pacientl, ktefi maji implantované zafizeni

k odvadéni prebytecné tekutiny z mozku. Pfipravek Brineura nesmi byt rovnéz poddvan u pacientl, ktefi
maji problémy se zafizenim, jako jsou netésnosti nebo infekce.

Na zakladé ceho byl pripravek Brineura schvalen?

Z dostupnych Gdajd vyplyva, e pFipravek Brineura zpomaluje pokles pohybovych a jazykovych
dovednosti u pacientd s CLN2, coZ je onemocnéni, pro které neni k dispozici zadna jina Ié¢ba.

S ohledem na bezpeé&nost nevyplyvaji z Gdaji z4dné nepfijatelné obavy. Vybor pro humanni 1é&ivé
pripravky (CHMP) agentury proto dospél k zavéru, ze pfinosy pripravku Brineura prevysuji jeho rizika,
a proto doporucil, aby byl schvalen k pouziti v EU.

Pfipravek Brineura byl registrovan za ,vyjimecnych okolnosti", nebot vzhledem ke vzacné povaze tohoto
onemocnéni nebylo mozné o pripravku Brineura ziskat Uplné informace. Evropska agentura pro IéCivé
pripravky kazdoroc¢né vyhodnoti jakékoli nové informace a tento souhrn bude podle potfeby aktualizovan.
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Jaké informace o pripravku Brineura nebyly dosud predlozeny?

JelikozZ ptipravek Brineura byl schvalen za vyjimecnych okolnosti, spole¢nost, ktera pfipravek Brineura
dodava na trh, predlozi dalsi idaje ze studii bezpecnosti tohoto pFipravku, véetné rizika vyskytu
alergickych reakci v souvislosti s dlouhodobym uZivanim, a Udaje o jeho dlouhodobé ucinnosti z hlediska
oddaleni nebo zastaveni zhorSovani pohybovych a jazykovych dovednosti. Studie budou zahrnovat déti
do 2 let véku, pro které v soucasné dobé nejsou k dispozici Zzadné udaje.

va

Jaka opatreni jsou uplatnovana k zajisténi bezpecného a ucinného
pouzivani pripravku Brineura?

Spolecnost, ktera pripravek Brineura dodava na trh, zajisti, aby vSichni zdravotnici, u kterych se ocekava,
Ze budou tento Iécivy pripravek pouzivat, obdrzeli Skolici materidl o tom, jak pfipravek pouzivat a jak se
vyvarovat problémdm se zafizenim, jako je infekce nebo zablokovani.

Do souhrnu Gdajl o pfipravku a pFibalové informace byla rovn&Z zahrnuta doporuceni a opatfeni pro
bezpecné a Ucinné pouzivani pfipravku Brineura, kterd by méla byt dodrZzovana zdravotnickymi
pracovniky i pacienty.

Dalsi informace o pripravku Brineura

PIné znéni zpravy EPAR pro pfipravek Brineura je k dispozici na internetovych strankach agentury na
adrese ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports. Dalsi
informace o |é¢bé pripravkem Brineura naleznete v pribalové informaci (rovnéz soucasti zpravy EPAR)
nebo se obratte na svého lékare ¢i Iékarnika.

Shrnuti stanoviska k pfipravku Brineura vydaného Vyborem pro IéCivé pfipravky pro vzacna onemocnéni
je k dispozici na internetovych strankach agentury na adrese ema.europa.eu/Find medicine/Human
medicines/Rare disease designation.
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