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EPAR-0Osszefoglald a nyilvanossag szamara

Brineura
cerliponaz-alfa

Ez a dokumentum a Brineura-ra vonatkozé eurdpai nyilvanos értékel6 jelentés (EPAR) dsszefoglaldja.
Azt mutatja be, hogy az Ugynokségnek a gyodgyszerre vonatkozo6 értékelése miként vezetett az EU-ban
érvényes forgalomba hozatali engedély kiadasat tamogaté véleményéhez és az alkalmazasi feltételekre
vonatkozo ajanlasaihoz. A dokumentum nem tekinthet6 gyakorlati Utmutaténak a Brineura
alkalmazasara vonatkozoéan.

Amennyiben a Brineura alkalmazasaval kapcsolatban gyakorlati informaciora van sziiksége, olvassa el
a betegtajékoztatdt, illetve forduljon kezel6orvosahoz vagy gyogyszerészéhez.

Milyen tipusu gyogyszer a Brineura és milyen betegségek esetén
alkalmazhat6?

A Brineura a 2-es tipusu neurondlis ceroid lipofuszcinézis (CLN2 betegség) kezelésére szolgald
gyogyszer. Ez egy 6rokletes betegség gyermekeknél, amely fokozatos agykarosodast eredményez.

Mivel a CLN2-ben szenvedd betegek szama alacsony, a betegség ,ritkanak” mindsll, ezért a Brineura-t
2013. marcius 13-an ,ritka betegség elleni gyogyszerré” (orphan drug) mindsitették.

A Brineura hatéanyaga a cerliponaz-alfa.
Hogyan kell alkalmazni a Brineura-t?

A Brineura-t kozvetlenll az agyba adjak be infuzidban. Az elsé infuzi6 el6tt a betegnél mitétet kell
végezni egy eszkodz beultetése céljabol, amely a koponya kiilsé részérél az agyban talalhaté
folyadékkamraba vezet, ahova a gyégyszer beadjak.

Az infuziokat kéthetente egyszer adja be a gydgyszerek agyba tortén6 beadasaban jartas egészségigyi
szakember. Az infazidval kapcsolatos reakcidok kockazatanak csdokkentése érdekében a betegek
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kaphatnak mas gydgyszereket a Brineura kezelés el6tt vagy alatt, illetve az infzid lassabban is
beadhatd. A kezelést addig lehet folytatni, amig az a beteg szamara elényos.

A Brineura csak receptre kaphat6. Tovabbi informécié a betegtajékoztatoban talalhato.
Hogyan fejti ki hatasat a Brineura?

A CLN2 betegségben szenvedd betegeknél hianyzik a tripeptidil-peptidaz-1 (TPP1) nev(i enzim, amely
az agy normalis fejlddéséhez szlikséges. A Brineura hatdéanyaga, a cerlipondz-alfa, a TPP1 masolata és
a hianyz6 enzim poétlasara hasznaljak.

A gybgyszert kézvetlenul az agyba juttatjdk be, hogy athidaljak a vér-agy gatat. Ez egy véddgat,
amely elhatarolja a véraramot az agytél és megakadalyozza, hogy a vegyiletek, példaul a
gyogyszerek, bejussanak az agyszovetbe.

Milyen elonyei voltak a Brineura alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

A korai vizsgalatokban kimutattak, hogy a Brineura csdkkenti a betegség sulyosbodasanak sebességét,
amelyet egy standard értékeld skalan mértek.

Egy vizsgalatban, amelyben 23 (atlagosan 4 éves) gyermeket kezeltek Brineura-val majdnem egy
évig, 20 gyermeknél (87%) nem tapasztaltak az a 2 pontos hanyatlast a mozgasban és a nyelvi
képességekben, amelyet kordbban a kezelésben nem részeslilé betegeknél figyeltek meg.

Az értékelést orvosok végezték, akik egyedi pontszamot adtak a betegeknek a mozgasra és a nyelvi
képességekre (ahol a 0 a legsulyosabb és 3 a normalis). A beteg végs6 pontszamat a két pontszam
Osszege adta.

Egy utankovetéses vizsgdlatban a Brineura el6nyei még egy évig tartottak, az eredmények azt mutattak,
hogy a betegség a betegek tobbségénél még egy évig késleltethetd volt. Ez a vizsgalat még folyamatban
van.

Milyen kockazatokkal jar a Brineura alkalmazasa?

A Brineura leggyakoribb mellékhatasai (5 beteg kozil tébb mint egynél jelentkezhet) a laz, alacsony
fehérjeszint a cerebrospinalis folyadékban (CSF; az agyban és a gerincvelGben taldlhato folyadék), kéros
EKG (a sziv aktivitasanak vizsgalata), hanyas, fels6 léguti fert6zések (orr- és garatfert6zések) és
tulérzékenységi (allergias) reakciok. A Brineura alkalmazaséaval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatas
teljes felsorolasa a betegtajékoztatéban talalhat6.

A Brineura nem adhat6 olyan betegeknek, akiknél a Brineura alkalmazasaval 6sszefliiggd életveszélyes
tulérzékenységi (allergias) reakcio lépett fel, és akiknél a tinetek Ujra jelentkeztek, amikor a Brineura-t
ismételten alkalmaztak. Nem adhat6 tovabba olyan betegeknek, akiknél sontot helyeztek be az agyban
Iévé tobbletfolyadék elvezetése céljabol. Végul a betegek nem kaphatnak Brineura-t, ha barmilyen
probléma all fenn az eszk6zzel kapcsolatban, példaul szivargas vagy fertézés.

Miért engedélyezték a Brineura forgalomba hozatalat?

A rendelkezésre all6 adatok azt igazoltak, hogy a Brineura segit mérsékelni a mozgas és a nyelvi
képességek hanyatlasat a CLN2 betegségben szenved6 betegeknél, amely betegségre nincs mas kezelés.

A biztonsagosséagot illetéen az adatok nem vetettek fel elfogadhatatlan aggalyokat. Az Ugynékséghez
tartoz6é emberi felhasznalasra szant gyoégyszerek bizottsaga (CHMP) megallapitotta, hogy a Brineura
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alkalmazasanak el6nyei meghaladjék a kockazatokat, ezért javasolta a gydgyszer EU-ban val6
alkalmazasanak jovahagyasat.

A Brineura forgalomba hozatalat ,.kivételes korilmények” k6zott engedélyezték. Ez azt jelenti, hogy a
betegség alacsony el6forduldsi ardnya miatt nem lehetett teljes kor(i informaciot gy(ijteni a Brineura-rél.
Az Eurdpai Gydgyszerigynokség évente fellilvizsgal minden Gjonnan hozzaférhet6 informaciot, és
szlikség esetén aktualizalja ezt az 6sszefoglalot.

Milyen informaciok varhaték még a Brineura-val kapcsolatban?

Mivel a Brineura forgalomba hozatalat kivételes korilmények kdzétt engedélyezték, a gyogyszert
forgalmazo vallalat tovabbi adatokat fog benyujtani a Brineura biztonsagossagaval foglalkozo
vizsgalatokbdl, beleértve az allergias reakciok kockazatat hosszu tavu alkalmazas esetén, valamint a
gyogyszer hosszu tavd hatékonysagaval kapcsolatban a mozgas és a nyelvi képességek sulyosbodasanak
késleltetése vagy megallitasa terén. A vizsgalatban részt vesznek 2 év alatti gyermekek is, akikkel
kapcsolatban jelenleg nincsenek adatok.

Milyen intézkedések vannak folyamatban a Brineura biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabol?

A Brineura-t forgalmazé vallalat biztositani fogja, hogy a gyégyszert varhatéan alkalmazoé valamennyi
egészségugyi szakembert ellassanak egy képzési anyaggal arrdl, hogy hogyan kell alkalmazni a
gyogyszert és hogyan kell elkertilni az eszkozzel kapcsolatos problémakat, példaul a fert6zést és az
elzarodast.

A Brineura biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségiigyi szakemberek és a betegek
altal kévetendd ajanlasok és dvintézkedések szintén feltlintetésre kerliltek az alkalmazasi elGirasban és a
betegtajékoztatdban.

A Brineura-val kapcsolatos egyéb informacio

A Brineura-ra vonatkozo teljes EPAR az Ugynokség weboldalan talalhaté: ema.europa.eu/Find

medicine/Human medicines/European public assessment reports. Amennyiben a Brineura-val térténd
kezeléssel kapcsolatban bévebb informaciora van sziiksége, olvassa el a (szintén az EPAR részét képezd)
betegtajékoztatot, illetve forduljon kezel6orvosahoz vagy gydégyszerészéhez.

A ritka betegségek gyogyszereivel foglalkozé bizottsag Brineura-ra vonatkozé véleményének
osszefoglaloja az Ugynokség weboldalan talalhato: ema.europa.eu/Find medicine/Human

medicines/Rare disease designation.
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