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Agneursa (levacetil-leucin)
Az Agneursa-ra vonatkozo attekintés és az EU-ban valo engedélyezésének
indoklasa

Milyen tipusl gyogyszer az Agneursa és milyen betegségek esetén
alkalmazhatoé?

Az Agneursa a C-tipusu Niemann-Pick- (NPC) betegség idegrendszeri tliineteinek (az agyat és az
idegeket érint6 tunetek) kezelésére alkalmazott gyogyszer felnétteknél és legalabb 20 kg testsulyu, 6
éves és idosebb gyermekeknél.

Az NPC egy OrOkletes betegség, amely befolyasolja a szervezetnek azt a képességét, hogy a zsirokat a
sejtekbe juttassa. Id6vel ezek a zsirok felhalmozddnak az agy sejtjeiben és az idegrendszer mas
részeiben, ami miatt a sejtek mar nem mukédnek megfelelGen, és végul elpusztulnak. Ez olyan
tlinetekhez vezet, mint az egyensuly-, mozgas- és nyelésproblémak, az elkent beszéd és a nem
uralhaté remegés.

Az Agneursa-t az NPC idegrendszeri tlineteinek kezelésére szolgald, masik gyogyszerrel, miglusztattal
egyltt alkalmazzak. Onmagéban is alkalmazhatd, ha a miglusztattal végzett kezelés olyan
mellékhatasokat okozott, amelyek miatt nem megfelel6 a beteg szamara.

Mivel az NPC ,ritkdnak” minGsul, ezért az Agneursa-t 2017. marcius 20-an ,ritka betegség elleni
gyogyszerré” (orphan drug) mindsitették. Tovabbi informacié a ritka betegség elleni (orphan)
statusszal rendelkezd gyogyszerekrdl az EMA honlapjan talalhato.

Az Agneursa hatdanyaga a levacetil-leucin.
Hogyan kell alkalmazni az Aqneursa-t?

Az Agneursa csak receptre kaphaté. A gydgyszer granuldatumot tartalmazé tasakokban kaphatd,
amelybdl vizzel elkeverve szuszpenzidt készitenek, és ezt szajon at, naponta 2-3 alkalommal kell
bevenni. A szuszpenzié tapszondaval is beadhatd.

Az adag a beteg testtomegétol fligg. Az Agqneursa alkalmazasaval kapcsolatban tovabbi informacidért
olvassa el a betegtajékoztatdt, illetve kérdezze meg kezelGorvosat vagy gydgyszerészét.
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Hogyan fejti ki hatasat az Aqneursa?

Az NPC-t az NPC1 és az NPC2 nev( fehérje elballitdsdhoz Utmutatast add gének valtozasai (mutacidi)
okozzak. Ezek a fehérjék rendes esetben a zsiroknak a lizoszomakbdl (a sejtekben levé zsakocskak,
amelyek nagy molekulakat, példaul zsirokat bontanak le) a sejt mas részeibe szallitasaban vesznek
részt. Az NPC-vel él6 betegeknél az NPC1 vagy az NPC2 nem mikdédik megfelel6en, ami a
lizoszdmakban a sejtekre karos hatasu zsirfelhalmozodasahoz vezet.

Nem ismert, hogy az Agneursa hatéanyaga, a levacetil-leucin pontosan hogyan m(ikédik. Az allatokon
végzett vizsgalatok azonban arra utalnak, hogy segitheti a sejtek energiatermel6 képességének
helyreallitdsat. Ebbe beleértendd a sejteknek az a képessége, hogy adenozin-trifoszfatot allitsanak eld,
amely az agy mozgast és egyensulyt szabalyozd sejtjeinek f6 energiaforrasa.

Milyen el6nyei voltak az Aqgneursa alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

Egy f6 vizsgalatban, amelyben 60, legalabb 20 kg testsulyu feln6tt és 6 éves vagy ennél idésebb
gyermek vett részt, az Agneursa-val végzett kezelés eredményeként placebdhoz (hatéanyag nélkdli
kezeléshez) képest javult a mozgas, a koordinacié és a mindennapi feladatok elvégzésének képessége.

A vizsgalatban a betegek az els6 12 hétben vagy Agneursa-t, vagy placebdt kaptak; a 60 résztvevobal
51-en miglusztatkezelést is kaptak. Az emlitett id6szak utdn a csoportokat megcserélték; az Agneursa-
val kezelt betegek placebdt, a placebdval kezelt betegek pedig Agneursa-t kaptak Ujabb 12 hétig. A
hatdsossag f6 mutatdja az ataxia értékeld és osztalyozo skaldjanak (SARA) valtozasa volt. A SARA-
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ellatasara vald képességét. A skala 0-tdl (nincs ataxia) 40-ig (sulyos ataxia) terjed; a beteg
pontszamanak csokkenése azt jelenti, hogy a tlinetei javulnak.

Osszességében az Agneursa-kezelés a SARA-pontszam atlagosan kériilbeliil 2 pontos csékkenését
eredményezte, szemben a placebo esetében észlelt 0,6 pontos cs6kkenéssel. Ezenfelll az Agneursa-
val kezelt, majd placebdra valtd betegeknél a gydgyszerrel végzett kezelés leadllitasa utan a SARA-
pontszam romlasat tapasztaltak.

Milyen kockazatokkal jar az Aqneursa alkalmazasa?

Az Agneursa alkalmazasaval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatas és a korlatozasok teljes
felsorolasa a betegtajékoztatdban talalhato.

Az Agneursa leggyakoribb mellékhatasa (10 beteg koziil legfeljebb 1-nél jelentkezhet) a szellentés
(bélgazossag).

Miért engedélyezték az Aqneursa forgalomba hozatalat az EU-ban?

Az NPC ritka, életveszélyes allapot, korlatozott kezelési lehetGségekkel. Az Agneursa engedélyezésének
idépontjaban a miglusztat volt az NPC idegrendszeri tlineteinek kezelésére engedélyezett egyetlen
gyogyszer.

A f4 vizsgalatban felmerllt néhany bizonytalansag ellenére — mint példaul a kezelés viszonylag révid
id6tartama a hosszu tavu alkalmazasra szant gyogyszer esetében — az Agneursa az NPC idegrendszeri
tlneteinek javuldsat eredményezte, beleértve a mozgast és a koordinaciét érintd tiineteket is.
Ezenkivil a kezelést abbahagyo betegek tlinetei jelent6sen sulyosbodtak. Az engedélyezés
id6pontjaban az Agneursa alkalmazasaval 6sszefligg6é egyetlen mellékhatas a bélgazossag volt.
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Az Eurdpai Gyogyszeriigynokség megallapitotta, hogy az Agneursa alkalmazasanak elényei
meghaladjak a kockazatokat, ezért a gydgyszer alkalmazasa az EU-ban engedélyezhetd.

Milyen intézkedések vannak folyamatban az Agneursa biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabol?

Az Agneursa biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségligyi szakemberek és a
betegek altal kovetendd ajanlasok és dvintézkedések feltlintetésre kerliltek az alkalmazasi elGirasban
és a betegtajékoztatdban.

Az Agneursa alkalmazasaval kapcsolatban felmeril6 informacidkat — hasonléan minden mas
gyégyszerhez - folyamatosan figyelemmel kisérik. Az Agneursa alkalmazasaval ¢sszefliggésben
jelentett feltételezett mellékhatésokat gondosan értékelik, és a biztonsagos és hatékony alkalmazas
érdekében a szikséges intézkedéseket meghozzak.

Az Aqneursa-val kapcsolatos egyéb informacio

-an/-én az Agneursa az Eurdpai Unid egész terliletére érvényes forgalombahozatali engedélyt kapott.

Az Agneursa-val kapcsolatban tovabbi informacid az Eurdpai Gyogyszeriigyndkség honlapjan taldlhaté:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/agneursa.
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