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Co je Miglustat Gen.Orph a k ¢emu se pouziva?

PFipravek Miglustat Gen.Orph se pouziva k 1é¢bé dvou dédi¢nych onemocnéni, které ovliviiuji zplsob,
jakym télo zpracovava tuky. Obé& onemocnéni zplsobuji hromadéni tukovych latek zvanych
glykosfingolipidy v téle. Pfipravek Miglustat Gen.Orph se pouziva k 1é¢bé téchto pacientl:

o dospéli (ve véku od 18 let) s mirnou az stfedni formou Gaucherovy choroby typu 1. Pacientdm
s timto onemocné&nim chybi enzym zvany glukocerebrosidaza, v disledku ¢ehoz se glykosfingolipid
s nazvem glukosylceramid hromadi v rlznych ¢astech téla, naptiklad ve slezing, jatrech a kostech.
Pripravek Miglustat Gen.Orph se pouziva u pacientl, pro které neni vhodna standardni enzymaticka
substitucni |1écba,

e pacienti vSech vékovych skupin s Niemann-Pickovou chorobou typu C, coz je potencidlné smrtelné
onemocnéni, pri kterém se glykosfingolipidy hromadi v burikdch mozku a dalsich ¢astech téla.
Pfipravek Miglustat Gen.Orph se pouziva k 1é¢bé& neurologickych ptiznakl onemocnéni (ptiznakd
postihujicich mozek a nervy), mezi néz patfi ztrata koordinace, problémy se ,sakadickymi®
(rychlymi) pohyby oka, které mohou vést ke zhorSeni zraku, opozdény vyvoj, potize s polykanim,
snizeni svalového tonu, zachvaty a potize pfi uceni.

Pripravek Miglustat Gen.Orph je ,generikum". Znamena to, ze pripravek Miglustat Gen.Orph obsahuje
stejnou lé&ivou latku a uginkuje stejnym zplsobem jako ,referenéni lé¢ivy pFipravek®, ktery je jiz v EU
registrovan, a sice pripravek Zavesca. Vice informaci o generikach naleznete v pfislusném dokumentu
otazek a odpovédi zde.
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Jak se pripravek Miglustat Gen.Orph pouziva?

Pripravek Miglustat Gen.Orph je dostupny ve formé 100mg tobolek urc¢enych k uZiti Gsty. Doporucena
pocatecni davka je u Gaucherovy choroby typu 1 jedna tobolka tfikrat denné a u Niemann-Pickovy
choroby typu C dvé tobolky tiikrat denné u pacientd od 12 let véku, pfi¢emz u mladsich pacientd
davka zavisi na jejich télesné hmotnosti a vysce. Pripravek Miglustat Gen.Orph je urcen

k dlouhodobému uzivani.
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Vydej IéCivého pripravku je vazan na Iékarsky predpis. LéCba by méla probihat pod dohledem Iékafe,
ktery ma zkusSenosti s Ié¢bou Gaucherovy choroby.

Vice informaci o pouzivani pfipravku Miglustat Gen.Orph naleznete v pribalové informaci nebo se
obratte na svého lékare ¢i Iékarnika.

Jak pripravek Miglustat Gen.Orph ptlisobi?

Léciva latka v pripravku Miglustat Gen.Orph, miglustat, blokuje enzym zvany glukosylceramidsyntaza.
Tento enzym se podili na prvni fazi tvorby glukosylceramidu. Miglustat mdze omezit tvorbu
glukosylceramidu v bufikach tim, Ze zabrafiuje tomuto enzymu v plsobeni, &imZ zmirfiuje ptiznaky
Gaucherovy choroby typu 1.

Jak byl pripravek Miglustat Gen.Orph zkouman?

Studie piinosu a rizik s [é¢ivou latkou u Gaucherovy choroby jiz byly provedeny s referenénim lé¢ivym
pripravkem Zavesca, a nemusi se tedy opakovat s pfipravkem Miglustat Gen.Orph.

Stejné jako u vsech Ié&ivych pripravkd provedla spole¢nost studie kvality pFipravku Miglustat
Gen.Orph. Spolec¢nost také provedla studii, ktera prokazala, Ze je pripravek ,bioekvivalentni*

s referencnim lécivym pfipravkem. Dva |écCivé pfFipravky jsou bioekvivalentni, pokud dosahuji stejné
hladiny IécCivé latky v téle, a proto se oCekava, ze budou mit stejny Gcinek.

Jaké jsou pFinosy a rizika pripravku Miglustat Gen.Orph?

JelikozZ pripravek Miglustat Gen.Orph je generikum, které je bioekvivalentni s referencnim [éCivym
pfipravkem, jeho pfinosy a rizika se povazuji za shodné s pFinosy a riziky referen¢niho 1écivého
pripravku.

Na zakladé ceho byl pripravek Miglustat Gen.Orph registrovan v EU?

Evropska agentura pro lécivé pripravky dospéla k zavéru, Ze v souladu s pozadavky Evropské unie bylo
prokazano, Ze pripravek Miglustat Gen.Orph je kvalitativné srovnatelny a bioekvivalentni s pfipravkem
Zavesca. Stanovisko agentury proto bylo takové, Ze stejné jako u pfipravku Zavesca prinosy pfipravku
Miglustat Gen.Orph prevys$uji zjisténa rizika, a mize tak byt registrovan k pouZiti v EU.

Jaka opatreni jsou uplatiovana k zajisténi bezpecného a ucinného
pouzivani pripravku Miglustat Gen.Orph?

Do souhrnu Udajl o pripravku a pfibalové informace byla zahrnuta doporuceni a opatfeni pro bezpeéné
a ucinné pouzivani pfipravku Miglustat Gen.Orph, ktera by méla byt dodrZzovana zdravotnickymi
pracovniky i pacienty.

Jako u véech Ié¢ivych pripravkd jsou tdaje o pouZivani pFipravku Miglustat Gen.Orph prib&zné
sledovany. Nezadouci ucinky nahlasené v souvislosti s pfipravkem Miglustat Gen.Orph jsou peclivé
hodnoceny a jsou uc¢inéna vedkerad nezbytna opatieni, aby bylo chrdnéno zdravi pacientd.
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Dalsi informace o pripravku Miglustat Gen.Orph

PFipravku Miglustat Gen.Orph bylo udéleno rozhodnuti o registraci platné v celé EU dne
10. listopadu 2017.

Dalsi informace o pripravku Miglustat Gen.Orph jsou k dispozici na internetovych strankach agentury
na adrese ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/miglustat-genorph. Na internetovych strankach
agentury jsou rovnéz k dispozici informace o referencnim léc¢ivém pripravku.

Tento prehled byl naposledy aktualizovan v 06-2019.
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