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EPAR-Osszefoglalé a nyilvanossag szamara

Chenodeoxycholic acid Leadiant?

kenodezoxikodlsav

Ez a dokumentum a Chenodeoxycholic acid Leadiant-ra vonatkozd eurdpai nyilvanos értékel6 jelentés
(EPAR) 8sszefoglal6ja. Azt mutatja be, hogy az Ugyndkségnek a gydgyszerre vonatkozé értékelése
miként vezetett az EU-ban érvényes forgalomba hozatali engedély kiaddsat tdmogatd véleményéhez és
az alkalmazasi feltételekre vonatkozd ajanlasaihoz. A dokumentum nem tekinthetd gyakorlati
Utmutatdnak a Chenodeoxycholic acid Leadiant alkalmazasara vonatkozoan.

Amennyiben a Chenodeoxycholic acid Leadiant alkalmazasaval kapcsolatban gyakorlati informaciéra
van szliksége, olvassa el a betegtajékoztatdt, illetve forduljon kezelGorvosahoz vagy
gyodgyszerészéhez.

Milyen tipusi gyogyszer a Chenodeoxycholic acid Leadiant és milyen
betegségek esetén alkalmazhat6?

A Chenodeoxycholic acid Leadiant egy kenodezoxikdlsav nev(i hatéanyagot tartalmazé gydégyszer. Ez
egy ,primer epesav”, amely az epe (a maj altal termelt folyadék, amely elGsegiti a zsirok emésztését)
f6 alkotdeleme.

A Chenodeoxycholic acid Leadiant-ot cerebrotendindzus xantomatdzisban szenved6 felndttek és
gyermekek kezelésére alkalmazzék 1 honapos kortdl. A szterol-27-hidroxilaz nevl majenzim hianyat
okozé genetikai hibak miatt ezek a betegek nem képesek a kenodezoxikdlsavnak nevezett primer
epesavbdl elegendé mennyiséget termelni. Ha hidnyoznak a primer epesavak, a szervezet kéros
epesavakat és egyéb anyagokat allit el6 helyettliik, amelyek felhalmozddnak a testben és karosodast
okoznak.

! Korabbi nevén Chenodeoxycholic acid sigma-tau.
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Mivel a betegségben szenvedd betegek szama alacsony, a betegség ,ritkanak” mindsul, ezért a
Chenodeoxycholic acid Leadiant-ot 2014. december 16-an ,ritka betegség elleni gyogyszerré” (orphan
drug) mindsitették.

A Chenodeoxycholic acid Leadiant ,hibrid gydgyszer”. Ez azt jelenti, hogy a gydgyszer hasonldé egy
olyan ,referencia-gyogyszerhez”, amely ugyanazt a hatéanyagot tartalmazza. A Chenodeoxycholic acid
Leadiant referencia-gydgyszere a Xenbilox. Azonban a Xenbilox abban kulénb6zik a Chenodeoxycholic
acid Leadiant-tél, hogy egy masik alkalmazasra (a koleszterin-epekovek feloldasara) engedélyezték.

Hogyan kell alkalmazni a Chenodeoxycholic acid Leadiant-ot?

A Chenodeoxycholic acid Leadiant csak receptre kaphato, és kizardlag a cerebrotendindzus
xantomatozis, illetve a primer epesavtermelés egyéb betegségeinek kezelésében tapasztalattal
rendelkez6 orvos kezdheti meg és felligyelheti a kezelést.

A Chenodeoxycholic acid Leadiant kapszuldk (250 mg) formajaban kaphato, amelyeket naponta
haromszor, minden nap kortlbelll azonos idépontban kell bevenni. A napi adagot minden beteg
esetében a beteg életkora, majfunkcidja, valamint a vérben és a vizeletben talalhatd epesavak szintje
alapjan valasztjak meg és modositjak a kezelés soran. Kisgyermekek és a kapszulat lenyelni képtelen
gyermekek esetében a kapszula tartalma 8,4%-0s natrium-bikarbonat oldattal keverhetd folyadék
eldallitasa céljabol.

Tovabbi informacid a betegtajékoztatoban talalhato.

Hogyan fejti ki hatasat a Chenodeoxycholic acid Leadiant?

A kenodezoxikélsav a maj altal termelt fébb primer epesavak kozé tartozik. A gydgyszerben talalhato
kenodezoxikdlsav poétolja a betegbdl hidanyzo kenodezoxikolsavat. Ez elGsegiti a kdros anyagok
termel6désének csbkkenését, és hozzajarul az epe normalis mikédéséhez az emésztérendszerben,
ezaltal enyhitve a betegség tlineteit.

Milyen el6nyei voltak a Chenodeoxycholic acid Leadiant alkalmazasanak a
vizsgalatok soran?

A Chenodeoxycholic acid Leadiant-ot egy vizsgalatban tanulmanyoztak, amelyben 35,
cerebrotendindzus xantomatdzisban szenved6 beteg kérlapjat tekintették at, akik korilbelll 9 évig
részeslltek kenodezoxikdlsav kezelésben. Azon 23 beteg kozil, akik esetében rendelkezésre alltak
adatok az epesavak vérszintjét illetéen, minden esetben csdkkent azok szintje (atlagos csokkenés 56—
69 umol/l). Azon 14 beteg koziil, akik esetében rendelkezésre alltak adatok az epesavak
vizeletszintjét illetéen, 79%-nal (14 beteg kézll 11) csokkent a szint a legutdbbi vizsgalatnal. A
legtobb beteg esetében javultak a betegség tlinetei is: mindegyikik beszamolt a hasmenés
javulasardl, a betegek 89%-anal javultak a mentdlis képességek, a betegek 60%-anal javult a
mozgasképesség, valamint a betegek 85, illetve 77%-a mutatott pszichiatriai javulast két kiilonb6z6
pontszam alapjan.

Milyen kockazatokkal jar a Chenodeoxycholic acid Leadiant alkalmazasa?

A Chenodeoxycholic acid Leadiant alkalmazasaval kapcsolatosan megfigyelt mellékhatasok a
székrekedés és a kdros majenzim értékek; azonban azok gyakorisdgat a rendelkezésre allg, korlatozott
adatok alapjan nem lehetett megbizhatéan megbecsiilni. A mellékhatasok enyhék vagy koézepes
sulyossaguak voltak, és nem voltak tartdsak.

A korlatozasok teljes felsorolasa a betegtajékoztatdban talalhato.
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Miért engedélyezték a Chenodeoxycholic acid Leadiant forgalomba
hozatalat?

A kenodezoxikdlsavat korilbellil 40 éve alkalmazzak a cerebrotendindzus xantomatézis kezelésére, bar
erre az alkalmazasra nem volt engedélyezve. Azonban a betegség ritkasaga miatt a gyogyszer
alkalmazasara vonatkozé adatok még mindig korlatozottak. Ennek ellenére a vizsgalatok igazoltak,
hogy a gydgyszer elényds a betegek szdmara, és nincsenek jelentds mellékhatdsai. Az Ugynokséghez
tartozé emberi felhasznalasra szant gyodgyszerek bizottsaga (CHMP) megallapitotta, hogy a
Chenodeoxycholic acid Leadiant alkalmazasanak elényei meghaladjak a kockazatokat, ezért javasolta a
gyogyszer EU-ban vald alkalmazasanak jévahagyasat.

A Chenodeoxycholic acid Leadiant-ot ,kivételes korlilmények” kézott engedélyezték. Ez azt jelenti,
hogy a betegség alacsony el6fordulasi aranya miatt nem lehetett teljes kérl informaciot gy(jteni a
Chenodeoxycholic acid Leadiant-rél. Az Eurdpai Gyogyszerligynokség évente fellilvizsgal minden
Ujonnan hozzaférhetd informacidt, és szlikség esetén aktualizalja ezt az 6sszefoglaldt.

Milyen informaciok varhaték még a Chenodeoxycholic acid Leadiant-tal
kapcsolatban?

Mivel a Chenodeoxycholic acid Leadiant forgalomba hozatalat kivételes kortilmények kozott
engedélyezték, a gydgyszert forgalmazo vallalat egy regisztert fog |étrehozni a gyogyszer elényeinek
és biztonsagossaganak figyelemmel kisérése céljabal.

Milyen intézkedések vannak folyamatban a Chenodeoxycholic acid Leadiant
biztonsagos és hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabol?

A Chenodeoxycholic acid Leadiant biztonsdgos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségligyi
szakemberek és a betegek altal kdvetendd ajanlasok és dvintézkedések feltlintetésre kertltek az
alkalmazasi elbirasban és a betegtajékoztatoban.

A Chenodeoxycholic acid Leadiant-tal kapcsolatos egyéb informacio

2017. aprilis 10-én az Europai Bizottsdg a Chenodeoxycholic acid sigma-tau-ra vonatkozdan kiadta az
Eurdpai Unid egész teriiletére érvényes forgalomba hozatali engedélyt. A gydgyszer nevét 2017. majus
12-én Chenodeoxycholic acid Leadiant-ra médositottak.

A Chenodeoxycholic acid Leadiant-ra vonatkozé teljes EPAR az Ugynékség weboldalan taldlhatd:
ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports. Amennyiben a
Chenodeoxycholic acid Leadiant-tal torténd kezeléssel kapcsolatban bévebb informacidra van sziiksége,
olvassa el a (szintén az EPAR részét képez6) betegtajékoztatdt, illetve forduljon kezel6orvosdhoz vagy
gyogyszerészéhez.

A ritka betegségek gydgyszereivel foglalkozd bizottsdg Chenodeoxycholic acid Leadiant-ra vonatkozé
véleményének 6sszefoglaldja az Ugyndkség weboldalan taldlhaté: ema.europa.eu/Find
medicine/Human medicines/Rare disease designation.

Az Osszefoglal6 utolsé aktualizalasa: 06-2017.
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/004061/human_med_002019.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
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