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Cerdelga (eliglustaatti)
Yleistiedot Cerdelgasta seka siita, miksi se on hyvaksytty EU:ssa

Mita Cerdelga on ja mihin sita kaytetaan?

Cerdelga on ladke, jota kaytetadn 1-tyypin Gaucher’'n tautia sairastavien aikuispotilaiden
pitkdaikaiseen hoitoon.

Gaucher’n tauti on perinndllinen sairaus, jossa keho ei pilko tehokkaasti glukosyylikeramidi-nimista
ainetta (eli glukoserebrosidia). Taman vuoksi glukosyylikeramidi kertyy pernaan, maksaan ja luihin.
Tama aiheuttaa anemiaa (punasolujen alhainen méara), vasymysta, mustelmaherkkyyttd, pernan ja
maksan suurenemista seké kipua luissa ja luunmurtumia. Tautia sairastavalla ei ole riittavasti
entsyymia, joka pilkkoo rasva-ainetta.

Gaucher’n tauti on harvinainen; Cerdelga nimettiin ns. harvinaisladkkeeksi (harvinaisten sairauksien
hoidossa kaytettava laake) 4. joulukuuta 2007. Lisaa tietoa harvinaislaakkeista I6ytyy
taalta: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.

Cerdelgan vaikuttava aine on eliglustaatti.
Miten Cerdelgaa kaytetaan?

Cerdelgaa on saatavana kapseleina (84 mg), jotka otetaan suun kautta. Ennen hoidon aloittamista
potilaalle tehdaan testi sen selvittdmiseksi, miten nopeasti hdnen kehonsa pilkkoo ladkkeen. Potilaat,
joiden keho pilkkoo ladkettd normaalilla nopeudella, ottavat yhden kapselin kahdesti paivassa, ja
potilaat, joiden keho pilkkoo ladkettd hitaasti, ottavat yhden kapselin kerran péaivassa.

Potilaiden, joiden keho pilkkoo ladketta hyvin nopeasti (Chyvin nopeat metaboloijat’), ei pida ottaa
Cerdelgaa. Myotskaan potilaiden, joita ei ole testattu tai joiden testitulokset eivat ole selvilla, ei pida
ottaa laaketta.

Cerdelgaa saa ainoastaan lddkeméaarayksestd. Hoidon saa aloittaa ja sitd tulee valvoa Gaucher’n taudin
hoitoon perehtynyt ladkari. Lisatietoja Cerdelgan kaytosta saa pakkausselosteesta, laakarilta tai
apteekista.
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Miten Cerdelga vaikuttaa?

Cerdelgan vaikuttava aine on eliglustaatti, joka estda glukosyylikeramidirasvan tuotantoon osallistuvan
entsyymin toiminnan. Tamén rasva-aineen kertyminen elimiin, kuten pernaan, maksaan ja luihin,
aiheuttaa tyypin 1 Gaucher’n taudin oireet, joten sen tuotannon vahentaminen auttaa estamaan sen
kertymista, mik&a puolestaan auttaa kyseisia elimia toimimaan paremmin.

Mita hyotya Cerdelgasta on havaittu tutkimuksissa?

Tutkimuksissa on todettu, etta Cerdelga on tehokas taudin hoidossa, mukaan lukien laajentuneen
pernan ja maksan pieneminen.

Tutkimuksessa, johon osallistui 40 1-tyypin Gaucher’n tautia sairastavaa henkilda, jotka eivéat olleet
saaneet sairauteensa aikaisempaa hoitoa, Cerdelgaa saaneiden potilaiden pernan koko pieneni

28 prosenttia ja lumelaaketta saaneiden pernan koko suureni 2 prosenttia 9 kuukauden hoitojakson
jalkeen. Cerdelgaa saaneilla potilailla havaittiin myds muiden sairauden merkkien vahenemista, kuten
maksan koon pienenemista ja hemoglobiinpitoisuuksien (happea elimistén eri osiin kuljettava
punasolujen proteiini) kohoamista.

Toiseen tutkimukseen osallistui 159 potilasta, jotka olivat saaneet ennen tutkimukseen osallistumista
puuttuvan entsyymin korvaushoitoa. Tassa tutkimuksessa vuoden hoitojakson jalkeen Cerdelgaa
saaneista 85 prosentilla sairaus oli pysynyt vakaana; entsyymikorvaushoitoa jatkaneiden vastaava
osuus oli 94 prosenttia.

Mita riskeja Cerdelgaan liittyy?

Cerdelgan yleisin sivuvaikutus on dyspepsia (naréstys), jota esiintyy noin kuudella sadasta potilaasta.
Yleisin vakava sivuvaikutus on pyortyminen, jota esiintyy kahdeksalla tuhannesta potilaasta. Suurin
osa sivuvaikutuksista on vahaisia ja lyhytaikaisia. Pakkausselosteessa on luettelo kaikista Cerdelgan
ilmoitetuista sivuvaikutuksista.

Potilaiden, joilla on tiettyjd maksasairauksia tai jotka kayttavat tiettyja ladkkeita, jotka voivat
vaikuttaa kehon kykyyn pilkkoa laaketta, ei pida ottaa Cerdelgaa. Pakkausselosteessa on luettelo
kaikista rajoituksista.

Miksi Cerdelga on hyvaksytty EU:ssa?

Tutkimukset osoittavat, ettd Cerdelga parantaa tehokkaasti enemmistélla sellaisten 1-tyypin Gaucher’n
tautia sairastavien potilaiden oireita, jotka eivat ole saaneet aikaisempaa hoitoa. Se my6s auttaa
sairauden pysymistéa vakaana useimmilla potilailla, jotka ovat aiemmin saaneet entsyymikorvaushoitoa.
Pienelld osalla potilaista (noin 15 prosenttia), jotka vaihtoivat entsyymikorvaushoidon Cerdelgaan, vaste
ei kuitenkaan ollut optimaalinen vuoden hoitojakson jalkeen. Naiden potilaiden osalta olisi harkittava
muita hoitovaihtoehtoja. Kaikkia entsyymikorvaushoidosta Cerdelgaan vaihtavia potilaita on seurattava
saanndllisesti taudin etenemisen osalta.

Turvallisuuden kannalta sivuvaikutukset olivat padasiassa vahaisia ja ohimenevia, mutta ladkkeen
pitkaaikaisen kayton turvallisuutta suositellaan tutkittavan lisaa.

Euroopan laakevirasto katsoi, ettd Cerdelgan hyodty on sen riskeja suurempi ja etta sille voidaan
myo6ntaa myyntilupa EU:ssa.
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Miten voidaan varmistaa Cerdelgan turvallinen ja tehokas kaytto?

Cerdelgaa markkinoiva yhtid toimittaa laakéareille ja potilaille koulutusmateriaalia sen varmistamiseksi,
ettd Cerdelgaa annetaan vain 1-tyypin Gaucher’'n tautia sairastaville potilaille ja etta Cerdelgaa ei anneta
potilaille, joilla on tiettyja maksaongelmia, eikd yhdessd muiden ladkkeiden kanssa, jotka voivat
merkittavasti vaikuttaa Cerdelgan pitoisuuteen veressa. Kaikki potilaat, joille maarataan Cerdelgaa,
saavat potilaskortin. Kaikille terveydenhuollon ammattilaisille, jotka voivat méaréta Cerdelgaa,
toimitetaan ladkkeen maarééjan opas. Yhtio pitdd myos rekisteria Cerdelgaa saaneista potilaista
tarkastellakseen ladkkeen turvallisuutta pitkalla aikavalilla.

Suositukset ja varotoimet, joita terveydenhuollon ammattilaisten ja potilaiden on syyta noudattaa,
jotta Cerdelgan kaytto olisi turvallista ja tehokasta, sisaltyvat valmisteyhteenvetoon ja
pakkausselosteeseen.

Kuten kaikkien ladkkeiden, myds Cerdelgan kayttdd koskevia tietoja seurataan jatkuvasti. Cerdelgasta
ilmoitetut sivuvaikutukset arvioidaan huolellisesti ja suoritetaan kaikki tarvittavat toimet potilaiden
suojelemiseksi.

Muita tietoja Cerdelgasta

Cerdelga sai koko EU:n alueella voimassa olevan myyntiluvan 19. tammikuuta 2015.

Lis&aa tietoa Cerdelgasta on saatavissa viraston verkkosivustolla: ema.europa.eu/Find medicine/Human
medicines/European public assessment reports.

Taméa yhteenveto on péivitetty viimeksi 06-2018.
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