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Cerdelga (eliglusztat)
A Cerdelga-ra vonatkozo attekintés és az EU-ban vald engedélyezésének
indoklasa

Milyen tipusi gydgyszer a Cerdelga és milyen betegségek esetén
alkalmazhaté6?

A Cerdelga olyan gyogyszer, amelyet az 1-es tipust Gaucher-kér hosszu tavu kezelésére alkalmaznak
feln6tteknél, valamint 6 éves és idGsebb, legaldbb 15 kg testtomegli gyermekeknél, akiknél a betegség
enzimpotlo kezeléssel (ERT) jol kontrollalt.

A Gaucher-kor egy genetikai allapot, amelyben a glikozilceramid (vagy gliikocerebrozid) nevi zsir
halmozddik fel a szervezetben, jellemzéen a majban, a Iépben és a csontokban. Ez olyan tlineteket
okoz, mint a vérszegénység (alacsony vorosvértestszam), faradtsag, konnyen kialakuld véralafutasok,
a lép és a maj megnagyobbodésa, valamint csontfajdalom és csonttérések. A betegséget egy
zsirbontasért felel6s enzim hianya okozza.

Mivel a Gaucher-kor ritkdnak mindéstl, ezért a Cerdelga-t 2007. december 4-én ,ritka betegség elleni
gyogyszerré” (orphan drug) mindsitették. Tovabbi informacié a ritka betegség elleni (orphan)
statusszal rendelkezd gydgyszerekr6l az EMA honlapjan talalhato.

A Cerdelga hatéanyaga az eliglusztat.

Hogyan kell alkalmazni a Cerdelga-t?

A Cerdelga csak receptre kaphatd, a kezelést pedig kizardélag az Gaucher-koér kezelésében jartas
szakorvos kezdheti meg és felligyelheti.

A Cerdelga szajon at szedendd kapszulaként kaphatd. A gydgyszer nem vehet6 be grépfruttal vagy
annak levével egyltt. A Cerdelga-kezeléshez a gyermekeknek le kell tudniuk nyelni a kapszulakat. A
kezelés megkezdése el6tt a betegeknél meg kell vizsgalni, hogy milyen gyorsan bontja le a
szervezetlk a gydgyszert. Azok a felnOttek, akiknek a szervezete normalis sebességgel bontja le a
gyogyszert, naponta kétszer 1 kapszulat vesznek be, mig azok, akiknél a gyogyszer lassan bomlik le,
naponta egyszer 1 kapszulat szednek. Azok a gyermekek, akiknek a szervezete normalis sebességgel
bontja le a gydgyszert, naponta kétszer 2 kapszulat vesznek be, mig azok, akiknél a gyogyszer lassan
bomlik le, naponta egyszer 1 kapszulat szednek.
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Azok a betegek, akiknek a szervezete nagyon gyorsan lebontja a gyogyszert (,ultragyors
metabolizalék”), nem szedhetnek Cerdelga-t. Azok a betegek, akiknél nem végeztek tesztet, vagy nem
egyértelm( a tesztjlk, szintén nem szedhetik a gydgyszert.

Tovabbi informacidért a Cerdelga alkalmazasardl olvassa el a betegtajékoztatot vagy kérdezze meg
kezelGorvosat vagy gyogyszerészét.

Hogyan fejti ki hatasat a Cerdelga?

A Cerdelga hatéanyaga, az eliglusztat gy mikodik, hogy gatolja a glikozilceramid zsir
termel6désében szerepet jatszo enzim hatasat. Mivel az 1-es tipusl Gaucher-koér tineteit ennek a
zsirnak a felhalmozoddasa okozza a szervekben, példaul a Iépben, a majban vagy a csontokban, a
termel6désének cstkkentése segit megakadalyozni a felhalmozddasat, és ez seqiti az érintett szervek
jobb mlkodését.

Milyen el6nyei voltak a Cerdelga alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

A vizsgalatok azt mutatjék, hogy a Cerdelga hatdsos az 1-es tipusu Gaucher-kér kezelésében,
beleértve a megnagyobbodott Iép és maj méretének csokkentését.

Egy 40 f6s vizsgdlatban kordbban nem kezelt, 1. tipusi Gaucher-kérban szenved6 betegeknél

9 hdnapos kezelés utan a Cerdelga-t szed6 betegek Iépének mérete 28%-kal csokkent, mig a placebodt
(hatéanyag nélkili kezelést) szedOké 2%-kal n6tt. A Cerdelga-t szed6 betegeknél ezenkivil javultak a
betegség egyéb jelei is, példaul csokkent a maj mérete, és n6tt a hemoglobin (a vérésvértestekben
levd, oxigént szallitdé fehérje) szintje.

Egy masik vizsgalat 159 betegnél vizsgalta a Cerdelga-t, akiknek betegsége enzimpétld kezeléssel jol
kontrollalt volt. Ebben a vizsgalatban a betegség az egy évig Cerdelga-ra valté betegek 85%-anal,
illetve az enzimpétld kezelést folytatd betegek 94%-anal maradt stabil.

Egy tovabbi vizsgalat, amelyet 51, 2 és 17 év kozotti, 1-es és 3-as tipusl Gaucher-kdrban szenveds
gyermek bevonasaval végeztek, azt mutatta, hogy a Cerdelga varhatéan hasonldan fejti ki hatasat
gyermekeknél, mint feln6tteknél.

Milyen kockazatokkal jar a Cerdelga alkalmazasa?

A Cerdelga alkalmazasaval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatas és a korlatozasok teljes
felsorolasa a betegtajékoztatdoban talalhato.

A Cerdelga leggyakoribb mellékhatésa a diszpepszia (gyomorégés), amely 10-bdl legfeljebb 1 felnbttet
és 10-bdl 1-nél tobb gyermeket érinthet.

A Cerdelga-t nem szedhetik majproblémaval él6 betegek, sem olyan gydégyszereket szed6 betegek,
amelyek befolyasoljak a szervezet gydgyszert lebontd képességét.

Miért engedélyezték a Cerdelga forgalomba hozatalat az EU-ban?

A vizsgalatok szerint a Cerdelga hatasosan javitja az 1-es tipusd Gaucher-kér tiineteit a kordbban nem
kezelt felnGttek tébbségénél, és stabilan tartja a betegséget a legtébb, kordbban enzimpdtld terapiaval
(ERT) kezelt feln6ttnél. Az ERT-r6l Cerdelga-ra valtd betegek egy kisebb része (korilbelll 15%)
azonban nem reagalt optimalisan az egy évig tartd kezelés utan. Ezeknél a betegeknél mas kezelési
lehetGségeket kell mérlegelni. Az ERT-rél Cerdelga-ra valtd 6sszes beteg allapotat rendszeresen
ellendrizni kell a betegség progresszidja szempontjabdl.
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Ami a biztonsagossagot illeti, a mellékhatasok tobbnyire enyhék voltak és révid ideig tartottak, de a
Cerdelga-t forgalmazod tarsasagnak tovabb kell vizsgalnia a gydgyszer hosszu tavu biztonsagossagat.

Az Eurdpai Gydgyszeriigynokség megallapitotta, hogy a Cerdelga alkalmazasanak elényei meghaladjak
a kockazatokat, ezért a gydgyszer alkalmazasa az EU-ban engedélyezhetd.

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

A Cerdelga-t forgalmazo tarsasag a gyogyszert varhatoan felird orvosok részére felirasi Utmutatot, a
gyogyszerrel kezelt betegek szamara pedig betegfigyelmeztetd kartyat biztosit. Ezek az oktatd
anyagok segitenek biztositani, hogy csak az 1-es tipusl Gaucher-kérban szenved6 betegeket kezeljék
Cerdelga-val, és a Cerdelga-t ne alkalmazzak egyes majproblémakkal kiizd6 betegeknél, sem olyan
gyogyszerekkel egyltt, amelyek jelentésen megvaltoztathatjak a Cerdelga szintjét a vérben. A
tarsasag nyilvantartast is vezet majd a Cerdelga-val kezelt betegekrél a gydgyszer biztonsagossaganak
hosszu tavu figyelése érdekében.

A Cerdelga biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségligyi szakemberek és a
betegek altal kovetend6 ajanlasok és dvintézkedések szintén feltiintetésre keriltek az alkalmazasi
el6irasban és a betegtajékoztatéban.

A Cerdelga alkalmazasaval kapcsolatban felmeriilé informaciokat - hasonléan minden mas
gyogyszerhez - folyamatosan figyelemmel kisérik. A Cerdelga alkalmazasaval 6sszefliggésben jelentett
mellékhatasokat gondosan értékelik, és a biztonsagos és hatékony alkalmazas érdekében a sziikséges
intézkedéseket meghozzak.

A Cerdelga-val kapcsolatos egyéb informacio

2015. januar 19-én a Cerdelga az Eurdpai Unid egész terliletére érvényes forgalombahozatali
engedélyt kapott.

A Cerdelga-val kapcsolatban tovabbi informacié az Eurdpai Gydgyszeriigyndkség honlapjan taladlhato:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/cerdelga.

Az attekintés utols6 aktualizadlasa: 11-2024.
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