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Agneursa (levasetyylileusiini)
Yleistiedot Agheursa-valmisteesta seka siita, miksi se on hyvaksytty EU:ssa

Mita Aqneursa on ja mihin sita kaytetaan?

Agneursa on ladke, jota kaytetéaan Niemann-Pickin taudin tyyppi C:n (NPC) neurologisten oireiden
(aivoihin ja hermoihin vaikuttavien oireiden) hoitoon aikuisilla ja vahintdan 6-vuotiailla lapsilla, joiden
paino on vahintaan 20 kg.

NPC on perinnéllinen sairaus, joka vaikuttaa kehon kykyyn kuljettaa rasvoja solujen sisalla. Ajan
mittaan ndma rasvat kertyvat aivojen ja hermoston muiden osien soluihin, minkd vuoksi solut
lakkaavat toimimasta asianmukaisesti ja lopulta kuolevat. Oireita ovat esimerkiksi tasapaino-, liike- ja
nielemisvaikeudet, puheen epdselvyys ja hallitsematon vapina.

Agneursaa kaytetaan yhdessa miglustaatin kanssa, joka on toinen Iadke NPC:n neurologisten oireiden
hoitoon. Sita voidaan kayttaa myds yksindaan, jos miglustaattihoito on aiheuttanut haittavaikutuksia,
joiden vuoksi se ei sovellu potilaalle.

NPC on harvinainen sairaus, ja Agneursa nimettiin harvinaislaakkeeksi (harvinaisten sairauksien
hoidossa kaytettava laake) 20. maaliskuuta 2017. Lisatietoa harvinaisladkkeeksi nimeamisesta on
EMAnN verkkosivustolla.

Agneursan vaikuttava aine on levasetyylileusiini.

Miten Agneursaa kaytetaan?

Agneursaa saa ainoastaan laakarin maarayksesta. Ladkettd on saatavana rakeita sisaltavina
annospusseina. Rakeet sekoitetaan veteen suspensioksi, joka otetaan suun kautta 2-3 kertaa
vuorokaudessa. Suspensio voidaan antaa myds ruokintaletkun kautta.

Annos maaraytyy potilaan painon mukaan. Lisdtietoa Agneursan kaytdsta saa pakkausselosteesta,

laakarilta tai apteekista.

Miten Aqgneursa vaikuttaa?

NPC:ta aiheuttavat muutokset (mutaatiot) geeneissd, jotka antavat ohjeita NPC1- ja NPC2-proteiinien
tuotantoon. Nama proteiinit osallistuvat yleensa rasvojen siirtdmiseen lysosomeista (solussa sijaitsevia
pienista pusseista, jotka hajottavat suuria molekyyleja, kuten rasvoja) solujen muihin osiin. NPC:ta
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sairastavilla NPC1- tai NPC2-proteiinit eivat toimi kunnolla, mika johtaa soluille haitalliseen rasvan
kertymiseen lysosomeihin.

Agneursan vaikuttavan aineen, levasetyylileusiinin, tarkkaa vaikutusta ei tunneta. Eldimilla tehdyt
tutkimukset viittaavat kuitenkin siihen, ettd se voi auttaa korjaamaan solujen kykya tuottaa energiaa.
Tahan sisdltyy solujen kyky valmistaa adenosiinitrifosfaattia, joka on tarkein energianlahde aivojen
soluille, jotka saatelevat liiketta ja tasapainoa.

Mita hyotya Agneursasta on havaittu tutkimuksissa?

Paatutkimukseen osallistui 60 aikuista ja vahintdan 6-vuotiasta lasta, joiden paino oli vahintdan 20 kg.
Agneursa-hoito paransi heidan liikkumistaan, koordinaatiotaan ja kykyaan suoriutua paivittaisista
askareista lumeladkkeeseen verrattuna.

Tutkimuksessa potilaille annettiin joko Agneursaa tai lumeladketta ensimmaisten 12 viikon ajan, ja 60
osallistujasta 51 sai my6s miglustaattihoitoa. Taman jalkeen ryhmat vaihdettiin. Agneursalla hoidetut
potilaat saivat lumeladkettd ja lumeldaketta saaneet potilaat saivat Agneursaa viela 12 viikon ajan.
Tehon paaasiallisena mittana oli ataksian arviointi- ja luokitusasteikon (SARA) pistemaaran muutos.
SARA-pistemdaara mittaa sitd, kuinka paljon ataksia (lihasten koordinaation menetysta aiheuttava tila)
vaikuttaa henkilén liikkumiseen, koordinaatioon ja kykyyn suorittaa jokapaivaisia askareita. Asteikko
vaihtelee 0:sta (ei ataksiaa) 40:een (vaikea ataksia); henkildn pistemaaran lasku tarkoittaa sita, etta
hd@nen oireensa paranevat.

Agneursa-hoito vahensi SARA-pistemaaraa keskimaarin noin kaksi pistetta, kun lumeladketta saaneilla
laskua oli 0,6 pistettd. Lisaksi SARA-pistemaara huononi niiden potilaiden kohdalla, jotka saivat ensin
Agneursaa mutta joiden ldakitykseksi vaihdettiin lumelddke, sen jdlkeen, kun hoito Agneursalla
lopetettiin.

Mita riskeja Aqneursaan liittyy?

Pakkausselosteessa on luettelo kaikista Agneursan haittavaikutuksista ja rajoituksista.

Agneursan yleisin haittavaikutus (jota saattaa aiheutua enintaan yhdelle potilaalle kymmenesta) on
ilmavaivat.

Miksi Aqneursa on hyvaksytty EU:ssa?

NPC on harvinainen hengenvaarallinen sairaus, jonka hoitovaihtoehdot ovat rajalliset. Agneursan
hyvaksymisen aikaan ainoa laake, jolla on myyntilupa NPC:n neurologisten oireiden hoitoon, oli
miglustaatti.

Vaikka paatutkimukseen liittyi joitakin epdvarmuustekijoita, kuten pitkaaikaiseen kayttéon tarkoitetun
lddkkeen suhteellisen lyhyt hoidon kesto, Agneursa paransi NPC:n neurologisia oireita, myoés
lilkkkumiseen ja koordinaatioon liittyvia oireita. Lisaksi oireet pahenivat hoidon lopettaneilla potilailla
huomattavasti. Myyntiluvan mydntamishetkelld ainoa Agneursaan liittyva haittavaikutus oli ilmavaivat.

Euroopan ladkevirasto katsoi ndin ollen, ettd Agneursasta saatava hy6ty on sen riskeja suurempi ja
etta sille voidaan mydntéa myyntilupa EU:ssa.

Miten voidaan varmistaa Aqneursan turvallinen ja tehokas kaytto?

Suositukset ja varotoimet, joita terveydenhuollon ammattilaisten ja potilaiden on syyta noudattaa,
jotta Agneursan kaytto olisi turvallista ja tehokasta, sisaltyvat valmisteyhteenvetoon ja
pakkausselosteeseen.
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Kuten kaikkien ladkkeiden, my®ds Agneursan kayttoa koskevia tietoja seurataan jatkuvasti. Agneursa-
valmisteesta ilmoitetut haittavaikutukset arvioidaan huolellisesti ja kaikki tarvittavat toimet suoritetaan
potilaiden suojelemiseksi.

Muita tietoja Aqneursasta

Agneursa sai koko EU:n alueella voimassa olevan myyntiluvan

Lisatietoja Agneursasta on viraston verkkosivustolla osoitteessa
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/agneursa.
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