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Informatsioon selle ravimi kohta esitati EMEA-le uuesti labivaatamiseks. Informatsiooni
I6pptulemuse leiate siit.

TEAVE MUUGILOA MUUTMISTAOTLUSE TAGASIVOTMISE KOHTA
ZAVESCA

Rahvusvaheline mittekaubanduslik nimetus (INN): miglustaat

19. veebruaril 2008 teatas Actelion Registration Ltd ametlikult inimravimikomiteele oma soovist votta
tagasi uue naidustusena C-tutipi Niemanni-Picki tdve neuroloogiliste simptomite raviks kasutada
kavatsetud ravimi Zavesca miiigiloa taotlus.

Mis on Zavesca?

Zavesca on valge kdvakapsel, mis sisaldab toimeainena miglustaati. Seda kasutatakse kerge voi
mddduka | tlilipi Gaucher’ téve raviks. Gaucher’ tdbi on harvaesinev parilik haigus, mis mdjutab
rasvade ainevahetust organismis. Selle haigusega patsientidel koguneb eri kehaosadesse, néiteks pdrna,
maksa ja luudesse, rasvainet glukostiltseramiidi.

Milleks kavatseti Zavescat kasutada?

Uue ndidustuse puhul kavatseti Zavescat kasutada C-tliupi (aju ja narvisiisteemi kahjustava)
Niemanni-Picki tdve neuroloogiliste siimptomite raviks. C-tulipi Niemanni-Picki t6bi on harvaesinev
péarilik haigus, mis mdjutab rasvade ainevahetust organismis. Selle haigusega patsientidel ladestub
ajurakkudesse ja mujale organismis rasvaineid gliikosfingolipiide. Simptomiteks on progresseeruv
koordinatsioonivime halvenemine, sakaadiliste (aktiivse vaatlemisega seotud kiirete) silmaliigutuste
héired, mis vBivad halvendada nagemist, arengupeetus, neelamisraskused, lihastoonuse tdus, krambid
ja Oppimisraskused. Haigus vdib pdhjustada dementsust ning 18peb tavaliselt surmaga enne patsiendi
taiskasvanuikka joudmist.

16. veebruaril 2006 nimetati Zavesca harvikravimiks, millega ravitakse C-tulpi Niemanni-Picki t6be.

Milline on Zavesca eeldatav toime?

Zavescas toimeainena sisalduv miglustaat parsib enstlimi glikosiultseramiidsiintaasi toimet. See
ensuitim osaleb gliikosfingolipiidide tekke esimesel etapil. Ensiiimi toime parssimisega voib
miglustaat vahendada gliikosfingolipiidide teket rakkudes. See aitab eeldatavalt selle haiguse
simptomeid leevendada.

Mis dokumendid esitas ettevote inimravimikomiteele oma taotluse toetuseks?

Enne inimuuringuid kontrolliti Zavesca toimet muude katsetega.

Zavesca efektiivsust uuriti Uhes p&hiuuringus, milles osales 29 véhemalt 12-aastast C-tiilipi Niemanni-
Picki tdvega patsienti. Uuringus vorreldi Zavesca toimet selle lisamisel annuses 200 mg kolm korda
péevas tavapérasele ravile ainult tavapdrase ravi kasutamisega. Ravimit uuriti ka 12 patsiendil vanuses
alla 12 aasta. Efektiivsust moddeti pohiliselt patsientidel sakaadiliste horisontaalsete silmaliigutuste
Kiiruses pérast Uheaastast ravi toimunud muutuse jargi.

EttevOte esitas lisateavet ka tlemaailmse C-tiiupi Niemanni-Picki tdvega patsientide uuringu
tulemuste kohta, milles patsiente oli ravitud véljaspool pdhiuuringut miglustaadiga. Andmeid oli 23
patsiendi kohta.
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Millises jargus oli midgiloa taotluse hindamine, kui see tagasi voeti?

Hindamine oli 16ppenud ja inimravimikomitee oli andnud negatiivse arvamuse. Ettevéte oli taotlenud
negatiivse arvamuse Ulevaatamist, kuid see ei olnud ajaks, mil ettevdte taotluse tagasi vottis, veel
IGppenud.

Milline oli sel ajal inimravimikomitee soovitus?

Tuginedes esitatud andmete analiiusile ja ettev6tte vastustele inimravimikomitee esitatud kiisimustele,
oli komitee andnud taotluse tagasivdtmise ajal negatiivse arvamuse ega soovitanud anda Zavescale C-
tlupi Niemanni-Picki tdve neuroloogiliste simptomite ravis kasutamiseks mudgiluba.

Mis olid inimravimikomitee ettevaatlikkuse peamised pdhjused?

Inimravimikomitee moonis, et C-tulpi Niemanni-Picki tdve muu ravi puudub, kuid nagi pdhjust
ettevaatlikkuseks seetbttu, et Zavesca kasulikkust C-tliiipi Niemanni-Picki tdve neuroloogiliste
simptomite ravis ei olnud piisavalt téestatud. Ravimi kasulikkus pShiuuringus oli vaga véike:
Zavescat kasutanud patsientide ja tavaparast ravi kasutanud patsientide silmaliigutuste Kiiruse vahe oli
vdaga véike ning ei olnud kindel, kas silmaliigutuste jalgimine on parim viis ravimi efektiivsuse
mdbtmiseks. Zavesca kasutamisega kaasnes ka mao ja soolte kdrvalnéhte, samuti kehakaalu languse ja
trombotsutopeenia (trombotsiiitide véhesus) juhte.

Inimravimikomitee oli tagasivétmise ajal seepdrast arvamusel, et Zavesca kasulikkus C-tlilipi
Niemanni-Picki tdve neuroloogiliste simptomite ravis ei lleta ravimiga kaasnevaid riske.

Mis pdhjustel ettevote taotluse tagasi vottis?
Ettevotte kiri, milles ta teatab Euroopa Ravimiametile oma taotluse tagasivdtmisest, on avaldatud siin.

Kuidas mdjutab tagasivotmine praegu Zavesca kliinilistes uuringutes voi eriloaga kasutamise
programmides osalevaid patsiente?

EttevOte teatas inimravimikomiteele, et praegu Zavesca kliinilistes uuringutes vdi erilaoga kasutamise
programmides osalevatele patsientidele tagasivotmine mdju ei avalda. Kui osalete ravimi kliinilises
uuringus vai eriloaga kasutamise programmis ja vajate oma ravi kohta lisateavet, pdérduge palun arsti
poole, kes teile ravi mééras.

Mis toimub Zavesca kasutamisel | titipi Gaucher’ téve raviks?

Tagasivotmine ei avalda m&ju Zavesca kasutamisele nende néidustuste raviks, mille kohta on
miugiluba juba antud ning mille korral jaab kasulikkuse ja riski suhe muutumatuks.
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