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Agneursa (levatsetldllleutsiin)
Ulevaade ravimist Agneursa ja ELis miigiloa véljastamise pdhjendus

Mis on Agneursa ja milleks seda kasutatakse?

Aqgneursa on ravim, mida kasutatakse C-tilpi Niemanni-Picki tdve neuroloogiliste siimptomite (aju- ja
narvisimptomite) raviks taiskasvanutel ja vdhemalt 6-aastastel lastel, kes kaaluvad vdahemalt 20 kg.

Niemanni-Picki tobi on parilik haigus, mis mdjutab organismi vdimet transportida rasvu rakkudesse.
Aja jooksul kogunevad need rasvad ajurakkudesse ja muudesse nérvisisteemi osadesse, mistottu
rakud lakkavad nduetekohaselt todtamast ja 16puks surevad. See pdhjustab selliseid simptomeid nagu
tasakaalu-, liikumis- ja neelamisprobleemid, ebaselge kdne ja kontrollimatu vérisemine.

Aqgneursat kasutatakse koos miglustaadiga, mis on samuti C-tlilpi Niemanni-Picki tdve neuroloogiliste
simptomite ravim. Agneursat tohib kasutada ka ainuravimina, kui ravi miglustaadiga on pohjustanud
kdrvalnahte, mis muudavad selle patsiendile sobimatuks.

C-thlpi Niemanni-Picki tdbi esineb harva ja Agneursa nimetati 20. martsil 2017 harvikravimiks.
Lisateave harvikravimiks nimetamise kohta on EMA veebilehel.

Agneursa sisaldab toimeainet levatsetiilleutsiini.

Kuidas Agneursat kasutatakse?

Agneursa on retseptiravim. Ravimit turustatakse kotikestena, mis sisaldavad graanuleid, mis segatakse
veega suspensiooni valmistamiseks ja mida vOetakse suu kaudu 2-3 korda 66pdevas. Suspensiooni
tohib manustada ka toitmissondi kaudu.

Annus sdltub patsiendi kehamassist. Lisateavet Agneursa kasutamise kohta saate pakendi infolehelt vdi
kisige oma arstilt voi apteekrilt.

Kuidas Agneursa toimib?

C-thlpi Niemanni-Picki tdbe pohjustavad muutused (mutatsioonid) geenides, mis sisaldavad juhiseid
valkude NPC1 ja NPC2 tekkeks. Need valgud osalevad tavaliselt rasvade transportimises llisosoomidest
(vaikesed kotikesed rakkudes, kus lagundatakse suuri molekule, naiteks rasvu) raku muudesse
osadesse. C-tllpi Niemanni-Picki tdvega patsientidel ei toimi NPC1 voi NPC2 nduetekohaselt, mis
pOhjustab rasva ladestumist lisosoomides, mis on rakkudele kahjulik.
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Agneursa toimeaine levatsetillleutsiini tapne toimemehhanism ei ole teada. Loomuuringud naitavad
siiski, et see vdib aidata parandada rakkude energiatootmisvdimet. See holmab rakkude voimet
valmistada adenosiintrifosfaati, mis on peamine energiaallikas ajurakkudele, mis reguleerivad liikumist
ja tasakaalu.

Mis on uuringute pohjal Agneursa kasulikkus?

Pdhiuuringus, milles osales 60 taiskasvanut ja vahemalt 6-aastast last, kelle kehamass oli vahemalt
20 kg, parandas ravi Agneursaga osalejate liikkumist, koordinatsiooni ning igapaevaste toimingute
sooritamise voimet vorreldes platseeboga (néiv ravim).

Uuringus manustati patsientidele esimese 12 nadala jooksul kas Agneursat voi platseebot; 60 osalejast
51 said ka miglustaati. Parast seda vahetati rihmad; Agneursaga ravitud patsiendid said platseebot ja
platseebot kasutanud patsiendid Agneursat veel 12 nadalat. Efektiivsuse pdhinditaja oli muutus ataksia
punktisumma hindamisskaalal (SARA). SARA-skoor mdddab, kui palju mdjutab ataksia (lihaste
koordinatsioonihairet pdhjustav seisund) inimese liikumist, koordinatsiooni ja suutlikkust taita
igapdevaseid Ulesandeid. Skaala ulatus on 0 (ataksiata) kuni 40 (raske ataksia); skoori vdhenemine
tahendab, et simptomid leevenevad.

Uldiselt vahendas Aqneursa-ravi SARA-skoori keskmiselt ligikaudu 2 punkti vdrra ja platseebo
0,6 punkti vorra. Lisaks halvenes SARA-skoor algselt Agneursat saanud ja seejérel platseebole lle
ldinud patsientidel parast ravimiga ravi Idpetamist.

Mis on Aqneursa riskid?

Agneursa korvalndhtude ja piirangute téielik loetelu on pakendi infolehel.

Aqgneursa kdige sagedam kdrvalnaht (voib esineda kuni 1 patsiendil 10st) on kdhupuhitus.
Miks Aqneursa ELis heaks kiideti?

C-thlpi Niemanni-Picki tdbi on harvaesinev eluohtlik seisund, mille ravivoimalused on piiratud.
Agneursa milgiloa andmise ajal oli ainus C-tlitipi Niemanni-Picki tdve neuroloogiliste simptomite
mutgiloaga ravim miglustaat.

Hoolimata monest ebakindlusest pohiuuringus, nditeks pikaajaliseks kasutamiseks kavandatud ravimi
suhteliselt lihike kasutamisaeg, parandas Agneursa C-tilpi Niemanni-Picki tdve neuroloogilisi
stimptomeid, sealhulgas lilkumist ja koordinatsiooni mdjutavaid simptomeid. Lisaks halvenesid
oluliselt ravi katkestanud patsientide siimptomid. Milgiloa andmise ajal oli ainus Agneursaga
seostatav korvaltoime kdhupuhitus.

Euroopa Ravimiamet otsustas, et Agneursa kasulikkus on suurem kui sellega kaasnevad riskid ja
ravimi kasutamise voib ELis heaks kiita.

Mis meetmed voetakse, et tagada Agqneursa ohutu ja efektiivhe
kasutamine?

Agneursa ohutu ja efektiivse kasutamise soovitused ja ettevaatusmeetmed tervishoiutdttajatele ja
patsientidele on lisatud ravimi omaduste kokkuvdttesse ja pakendi infolehele.

Nagu koigi ravimite korral, tehakse Agneursa kasutamise kohta pidevat jarelevalvet. Agneursa
oletatavaid teatatud kdrvalnahte hinnatakse hoolikalt ja patsientide kaitseks voetakse vajalikke
meetmeid.
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Muu teave Agneursa kohta

Agneursa on saanud mutgiloa, mis kehtib kogu ELis,

Lisateave Agneursa kohta on ameti veebilehel: ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/agneursa.
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