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Miglustat Gen.Orph (miglustat)

Pregled informacija o lijeku Miglustat Gen.Orph i zaSto je odobren u EU-u

Sto je Miglustat Gen.Orph i za 3to se koristi?

Miglustat Gen.Orph primjenjuje se za lije¢enje dvije nasljedne bolesti koje utjeCu na nacin prerade
masti u organizmu. Obje bolesti uzrokuju nakupljanje masnih tvari naziva glikosfingolipidi u
organizmu. Miglustat Gen.Orph koristi se za lije¢enje sljedecih bolesnika:

e odraslih (u dobi od 18 godina i starijih) s blagom do umjerenom Gaucherovom boles¢u tipa 1.
Bolesnicima s ovom bole$¢u nedostaje enzim naziva glukocerebrozidaza, koji rezultira
glikosfingolipidom naziva glukozidceramid koji se nakuplja u razli¢itim dijelovima organizma poput
slezene, jetre i kostiju. Miglustat Gen.Orph koristi se samo u bolesnika koji ne mogu primiti
standardnu enzimsku nadomjesnu terapiju (ERT);

e bolesnika svih dobi s Niemann-Pickovom bolescu tipa C, potencijalno smrtonosnom boles¢éu pri
kojoj se glikosfingolipidi nakupljaju u stanicama mozga i drugdje u organizmu. Miglustat Gen.Orph
primjenjuje se za lijeCenje neuroloskih simptoma bolesti (simptoma koji utjeCu na mozak i zivce).
To ukljucuje gubitak koordinacije, probleme u vezi sa ,sakadnim” (brzim) pokretima ociju koji
mogu dovesti do oSte¢enja vida, kasnjenja u razvoju, otezanog gutanja, smanjenog tonusa misica,
napadaja i poteskoca pri ucenju.

Miglustat Gen.Orph je ,genericki lijek”. To znaci da Miglustat Gen.Orph sadrzi istu djelatnu tvar i
djeluje na jednak nacin kao i ,referentni lijek” koji je ve¢ odobren u EU-u pod nazivom Zavesca. Vise
informacija o generickim lijekovima potrazite u dokumentu s pitanjima i odgovorima ovdje.

Kako se Miglustat Gen.Orph primjenjuje?

Miglustat Gen.Orph dostupan je u obliku kapsula od 100 mg koje se uzimaju na usta. Preporucena
pocetna doza za Gaucherovu bolest tipa 1 je jedna kapsula triput dnevno. Za Niemann-Pickovu bolest
tipa C doza je dvije kapsule triput dnevno za bolesnike u dobi od 12 godina i starije, a u mladih
bolesnika doza ovisi o tjelesnoj tezini i visini. Miglustat Gen.Orph namijenjen je za dugoro¢nu
primjenu.

Lijek se izdaje samo na lijecnicki recept, a lije¢enje se mora provoditi pod nadzorom lijeCnika s
iskustvom u lijecenju Gaucherove bolesti.

30 Churchill Place e Canary Wharf e London E14 5EU e United Kingdom
Telephone +44 (0)20 3660 6000 Facsimile +44 (0)20 3660 5555 n
Send a question via our website www.ema.europa.eu/contact An agency of the European Union

© European Medicines Agency, 2019. Reproduction is authorised provided the source is acknowledged.


http://www.ema.europa.eu/docs/hr_HR/document_library/Medicine_QA/2009/11/WC500012382.pdf

Vise informacija o primjeni lijeka Miglustat Gen.Orph procitajte u uputi o lijeku, odnosno obratite se
lijeCniku ili ljekarniku.

Kako djeluje Miglustat Gen.Orph?

Djelatna tvar u lijeku Miglustat Gen.Orph, miglustat, sprjecava djelovanje enzima naziva
glukozilceramid sintaza. Taj enzim ukljucen je u prvi korak proizvodnje glukozilceramida. SprjeCavajuci
djelovanje enzima, miglustat moze smanjiti proizvodnju glukozilceramida u stanicama, ¢ime se
ublaZavaju simptomi Gaucherove bolesti tipa 1.

Kako je lijek Miglustat Gen.Orph ispitivan?

Ispitivanja koristi i rizika djelatne tvari u lijeCenju Gaucherove bolesti ve¢ su provedena s referentnim
lijekom Zavesca i stoga ih nije potrebno ponavljati za Miglustat Gen.Orph.

Kao i za svaki lijek, tvrtka je dostavila ispitivanja kakvoce lijeka Miglustat Gen.Orph. Tvrtka je takoder
provela ispitivanje koje je pokazalo da je lijek ,bioekvivalentan” referentnom lijeku. Dva su lijeka
bioekvivalentna ako u tijelu proizvode iste razine djelatne tvari i stoga se ocekuje da imaju isti ucinak.

Koje su koristi i rizici lijeka Miglustat Gen.Orph?

Bududi da je lijek Miglustat Gen.Orph genericki lijek te da je bioekvivalentan referentnom lijeku,
smatra se da su njegove koristi i rizici isti kao i oni referentnog lijeka.

Zasto je lijek Miglustat Gen.Orph odobren u EU-u?

Europska agencija za lijekove zakljucila je kako je, u skladu sa zahtjevima EU-a, utvrdeno da lijek
Miglustat Gen.Orph ima usporedivu kakvocu te da je bioekvivalentan s lijekom Zavesca. Stoga je stav
Agencije da korist od lijeka Miglustat Gen.Orph, kao i od lijeka Zavesca, nadmasuje identificirani rizik
te da lijek moze biti odobren za primjenu u EU-u.

Koje se mjere poduzimaju kako bi se osigurala sigurna i ucinkovita
primjena lijeka Miglustat Gen.Orph?

Preporuke i mjere opreza kojih se zdravstveni radnici i bolesnici trebaju pridrzavati u cilju sigurne i
ucinkovite primjene lijeka Miglustat Gen.Orph nalaze se u sazetku opisa svojstava i u uputi o lijeku.

Kao i za sve lijekove, podatci o primjeni lijeka Miglustat Gen.Orph kontinuirano se prate. Nuspojave
prijavljene za lijek Miglustat Gen.Orph paZljivo se procjenjuju i poduzimaju se potrebne mjere za
zastitu bolesnika.

Ostale informacije o lijeku Miglustat Gen.Orph

Lijek Miglustat Gen.Orph dobio je odobrenje za stavljanje u promet koje je na snazi u EU-u od
10. studenoga 2017.

ViSe informacija o lijeku Miglustat Gen.Orph nalazi se na internetskim stranicama Agencije:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/miglustat-genorph. Informacije o referentnom lijeku takoder
se nalaze na internetskim stranicama Agencije.

Pregled informacija posljednji je put aZuriran u 6. 2019.
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