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EPAR-összefoglaló a nyilvánosság számára 

Chenodeoxycholic acid Leadiant1 
 

kenodezoxikólsav 

Ez a dokumentum a Chenodeoxycholic acid Leadiant-ra vonatkozó európai nyilvános értékelő jelentés 

(EPAR) összefoglalója. Azt mutatja be, hogy az Ügynökségnek a gyógyszerre vonatkozó értékelése 

miként vezetett az EU-ban érvényes forgalomba hozatali engedély kiadását támogató véleményéhez és 

az alkalmazási feltételekre vonatkozó ajánlásaihoz. A dokumentum nem tekinthető gyakorlati 

útmutatónak a Chenodeoxycholic acid Leadiant alkalmazására vonatkozóan. 

Amennyiben a Chenodeoxycholic acid Leadiant alkalmazásával kapcsolatban gyakorlati információra 

van szüksége, olvassa el a betegtájékoztatót, illetve forduljon kezelőorvosához vagy 

gyógyszerészéhez. 

 

Milyen típusú gyógyszer a Chenodeoxycholic acid Leadiant és milyen 

betegségek esetén alkalmazható? 

A Chenodeoxycholic acid Leadiant egy kenodezoxikólsav nevű hatóanyagot tartalmazó gyógyszer. Ez 

egy „primer epesav”, amely az epe (a máj által termelt folyadék, amely elősegíti a zsírok emésztését) 

fő alkotóeleme. 

A Chenodeoxycholic acid Leadiant-ot cerebrotendinózus xantomatózisban szenvedő felnőttek és 

gyermekek kezelésére alkalmazzák 1 hónapos kortól. A szterol-27-hidroxiláz nevű májenzim hiányát 

okozó genetikai hibák miatt ezek a betegek nem képesek a kenodezoxikólsavnak nevezett primer 

epesavból elegendő mennyiséget termelni. Ha hiányoznak a primer epesavak, a szervezet kóros 

epesavakat és egyéb anyagokat állít elő helyettük, amelyek felhalmozódnak a testben és károsodást 

okoznak. 

                                       
1 Korábbi nevén Chenodeoxycholic acid sigma-tau. 
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Mivel a betegségben szenvedő betegek száma alacsony, a betegség „ritkának” minősül, ezért a 

Chenodeoxycholic acid Leadiant-ot 2014. december 16-án „ritka betegség elleni gyógyszerré” (orphan 

drug) minősítették. 

A Chenodeoxycholic acid Leadiant „hibrid gyógyszer”. Ez azt jelenti, hogy a gyógyszer hasonló egy 

olyan „referencia-gyógyszerhez”, amely ugyanazt a hatóanyagot tartalmazza. A Chenodeoxycholic acid 

Leadiant referencia-gyógyszere a Xenbilox. Azonban a Xenbilox abban különbözik a Chenodeoxycholic 

acid Leadiant-tól, hogy egy másik alkalmazásra (a koleszterin-epekövek feloldására) engedélyezték. 

Hogyan kell alkalmazni a Chenodeoxycholic acid Leadiant-ot? 

A Chenodeoxycholic acid Leadiant csak receptre kapható, és kizárólag a cerebrotendinózus 

xantomatózis, illetve a primer epesavtermelés egyéb betegségeinek kezelésében tapasztalattal 

rendelkező orvos kezdheti meg és felügyelheti a kezelést. 

A Chenodeoxycholic acid Leadiant kapszulák (250 mg) formájában kapható, amelyeket naponta 

háromszor, minden nap körülbelül azonos időpontban kell bevenni. A napi adagot minden beteg 

esetében a beteg életkora, májfunkciója, valamint a vérben és a vizeletben található epesavak szintje 

alapján választják meg és módosítják a kezelés során. Kisgyermekek és a kapszulát lenyelni képtelen 

gyermekek esetében a kapszula tartalma 8,4%-os nátrium-bikarbonát oldattal keverhető folyadék 

előállítása céljából. 

További információ a betegtájékoztatóban található. 

Hogyan fejti ki hatását a Chenodeoxycholic acid Leadiant? 

A kenodezoxikólsav a máj által termelt főbb primer epesavak közé tartozik. A gyógyszerben található 

kenodezoxikólsav pótolja a betegből hiányzó kenodezoxikólsavat. Ez elősegíti a kóros anyagok 

termelődésének csökkenését, és hozzájárul az epe normális működéséhez az emésztőrendszerben, 

ezáltal enyhítve a betegség tüneteit. 

Milyen előnyei voltak a Chenodeoxycholic acid Leadiant alkalmazásának a 
vizsgálatok során? 

A Chenodeoxycholic acid Leadiant-ot egy vizsgálatban tanulmányozták, amelyben 35, 

cerebrotendinózus xantomatózisban szenvedő beteg kórlapját tekintették át, akik körülbelül 9 évig 

részesültek kenodezoxikólsav kezelésben. Azon 23 beteg közül, akik esetében rendelkezésre álltak 

adatok az epesavak vérszintjét illetően, minden esetben csökkent azok szintje (átlagos csökkenés 56–

69 µmol/l).  Azon 14 beteg közül, akik esetében rendelkezésre álltak adatok az epesavak 

vizeletszintjét illetően, 79%-nál (14 beteg közül 11) csökkent a szint a legutóbbi vizsgálatnál. A 

legtöbb beteg esetében javultak a betegség tünetei is: mindegyikük beszámolt a hasmenés 

javulásáról, a betegek 89%-ánál javultak a mentális képességek, a betegek 60%-ánál javult a 

mozgásképesség, valamint a betegek 85, illetve 77%-a mutatott pszichiátriai javulást két különböző 

pontszám alapján. 

Milyen kockázatokkal jár a Chenodeoxycholic acid Leadiant alkalmazása? 

A Chenodeoxycholic acid Leadiant alkalmazásával kapcsolatosan megfigyelt mellékhatások a 

székrekedés és a kóros májenzim értékek; azonban azok gyakoriságát a rendelkezésre álló, korlátozott 

adatok alapján nem lehetett megbízhatóan megbecsülni. A mellékhatások enyhék vagy közepes 

súlyosságúak voltak, és nem voltak tartósak. 

A korlátozások teljes felsorolása a betegtájékoztatóban található. 
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Miért engedélyezték a Chenodeoxycholic acid Leadiant forgalomba 

hozatalát? 

A kenodezoxikólsavat körülbelül 40 éve alkalmazzák a cerebrotendinózus xantomatózis kezelésére, bár 

erre az alkalmazásra nem volt engedélyezve. Azonban a betegség ritkasága miatt a gyógyszer 

alkalmazására vonatkozó adatok még mindig korlátozottak. Ennek ellenére a vizsgálatok igazolták, 

hogy a gyógyszer előnyös a betegek számára, és nincsenek jelentős mellékhatásai. Az Ügynökséghez 

tartozó emberi felhasználásra szánt gyógyszerek bizottsága (CHMP) megállapította, hogy a 

Chenodeoxycholic acid Leadiant alkalmazásának előnyei meghaladják a kockázatokat, ezért javasolta a 

gyógyszer EU-ban való alkalmazásának jóváhagyását. 

A Chenodeoxycholic acid Leadiant-ot „kivételes körülmények” között engedélyezték. Ez azt jelenti, 

hogy a betegség alacsony előfordulási aránya miatt nem lehetett teljes körű információt gyűjteni a 

Chenodeoxycholic acid Leadiant-ról. Az Európai Gyógyszerügynökség évente felülvizsgál minden 

újonnan hozzáférhető információt, és szükség esetén aktualizálja ezt az összefoglalót. 

Milyen információk várhatók még a Chenodeoxycholic acid Leadiant-tal 

kapcsolatban? 

Mivel a Chenodeoxycholic acid Leadiant forgalomba hozatalát kivételes körülmények között 

engedélyezték, a gyógyszert forgalmazó vállalat egy regisztert fog létrehozni a gyógyszer előnyeinek 

és biztonságosságának figyelemmel kísérése céljából. 

Milyen intézkedések vannak folyamatban a Chenodeoxycholic acid Leadiant 

biztonságos és hatékony alkalmazásának biztosítása céljából? 

A Chenodeoxycholic acid Leadiant biztonságos és hatékony alkalmazása érdekében az egészségügyi 

szakemberek és a betegek által követendő ajánlások és óvintézkedések feltüntetésre kerültek az 

alkalmazási előírásban és a betegtájékoztatóban. 

A Chenodeoxycholic acid Leadiant-tal kapcsolatos egyéb információ 

2017. április 10-én az Európai Bizottság a Chenodeoxycholic acid sigma-tau-ra vonatkozóan kiadta az 

Európai Unió egész területére érvényes forgalomba hozatali engedélyt. A gyógyszer nevét 2017. május 

12-én Chenodeoxycholic acid Leadiant-ra módosították. 

A Chenodeoxycholic acid Leadiant-ra vonatkozó teljes EPAR az Ügynökség weboldalán található: 

ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports. Amennyiben a 

Chenodeoxycholic acid Leadiant-tal történő kezeléssel kapcsolatban bővebb információra van szüksége, 

olvassa el a (szintén az EPAR részét képező) betegtájékoztatót, illetve forduljon kezelőorvosához vagy 

gyógyszerészéhez. 

A ritka betegségek gyógyszereivel foglalkozó bizottság Chenodeoxycholic acid Leadiant-ra vonatkozó 

véleményének összefoglalója az Ügynökség weboldalán található: ema.europa.eu/Find 

medicine/Human medicines/Rare disease designation. 

Az összefoglaló utolsó aktualizálása: 06-2017. 

http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/004061/human_med_002019.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2015/02/human_orphan_001496.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2015/02/human_orphan_001496.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b

