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EPAR-Osszefoglalé a nyilvanossag szamara

Cystadane

Vvizmentes betain

Ez a dokumentum a Cystadane-ra vonatkozd eurdpai nyilvanos értékel0 jelentés (EPAR) 6sszefoglaldja.
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
vonatkozé ajanlasaihoz. A dokumentum nem tekinthetd gyakorlati Utmutaténak a Cystadane
alkalmazasara vonatkozoéan.

Amennyiben a Cystadane alkalmazasaval kapcsolatban gyakorlati informaciéra van sziiksége, olvassa

el a betegtadjékoztatdt, illetve forduljon kezel6orvosdhoz vagy gydgyszerészéhez.

Milyen tipusu gyogyszer a Cystadane és milyen betegségek esetén
alkalmazhato?

A Cystadane-t homociszteinuria kezelésére alkalmazzak. Ez egy 6rokletes betegség, amely soran a
homocisztein nevl aminosav nem tud lebomlani, igy felhalmozddik a szervezetben. Ez szdmos tiinetet
okoz, tébbek kdzott gyenglilt latoképességet, a csontok gyengulését és keringési problémakat.

A gyogyszert egyéb kezelésekkel, példaul B6-vitaminnal (piridoxin), B12-vitaminnal (kobalamin),
folattal és specialis étrenddel alkalmazzak egydtt.

A Cystadane hatéanyagként vizmentes betaint tartalmaz.
Mivel a homociszteinuridban szenved6 betegek szama alacsony, a betegség ,ritkanak” mindsul, ezért a
Cystadane-t 2001. julius 9-én ,ritka betegség elleni gydgyszerré” (orphan drug) mindgsitették.

Hogyan kell alkalmazni a Cystadane-t?

A Cystadane-kezelést a homociszteinuria kezelésében tapasztalt orvos felligyelete mellett kell végezni.

A Cystadane szajon at alkalmazandé por formajaban kaphat6. A Cystadane szokasos adagja naponta
100 mg testtomeg-kilogrammonként, amelyet két egyenlé adagra kell elosztani. Az adagot a kezelésre
adott (a vér homocisztein szintjének mérésével nyomon kovetett ) valasztél fliggéen mddositani lehet.
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A kezelés célja, hogy a homocisztein szintjét a vérben 15 mikromol alatt, illetve a lehetd
legalacsonyabb szinten tartsak. Ez altalaban egy hénapon belll érhet6 el.

A Cystadane-hoz 3 adagolékanalat mellékelnek, amelyekkel 100 mg, 150 mg és 1 g por mérhet6 ki. A
port vizben, gyimdlcslében, tejben, babatapszerben vagy ételben kell teljesen feloldani, kdzvetlenll a
bevétel el6tt.

Hogyan fejti ki hatasat a Cystadane?

A betain egy természetes anyag, amelyet cukorrépabdl vonnak ki. A homociszteinuria esetében a
betain azaltal csokkenti a homocisztein szintjét a vérben, hogy a homociszteint metionin aminosavva
alakitja. Ez segiti a betegség tlineteinek javitasat.

Milyen elényei voltak a Cystadane alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

A vallalat a tudomanyos szakirodalombdl nydjtott be adatokat a Cystadane-ra vonatkozéan. Koztik
202 jelentést, amelyek a kilonb6z6 adagokban alkalmazott Cystadane-nak a homocisztein szintjére
gyakorolt hatasait irtak le kiilénb6z6 koru, homociszteinuridban szenved6 betegeknél. 140 beteg
esetében a tlineteikrdl, az adagolasrél és a kezelés idétartamardl, valamint az egyéb szedett
gyogyszerekrdl is benyuljtottak informaciot. A betegek nagy része B6- vagy Bl12-vitamint, illetve folatot
is szedett. Az e vizsgalatokbdl szarmazo6 adatokat a betegségben szenvedd, kezeletlen betegek
allapotanak alakulasarol kozzétett jelentésekkel hasonlitottak 6ssze.

A Cystadane-t kap6 betegeknél nagyobb mértékben csékkent a homocisztein szintje, mint a nem
kezelt betegeknél. A Cystadane-t kap6 betegek korilbelil haromnegyedénél ehhez a sziv-érrendszert
érintd tlinetek, illetve a fejlédési problémak javuladsa tarsult. A gydgyszer a homociszteinuria
mindharom tipusdban szenvedd betegeknél hatékony volt.

Milyen kockazatokkal jar a Cystadane alkalmazasa?

A Cystadane leggyakoribb mellékhatasa (10 beteg kozil tébb mint 1-nél jelentkezik) a vér emelkedett
metioninszintje. A Cystadane-t kap6 betegeknél nyomon kell kdvetni a metionin szintjét, mivel agyi
6démahoz (agyi duzzanat) vezethet. Az agyi 6déma tiineteit, példaul hanyassal jaro reggeli fejfajast
vagy a latas megvaltozasat észlel6 betegek forduljanak kezel6orvosukhoz, mivel a Cystadane-kezelés
megszakitasara lehet szikség.

Az Osszes mellékhatas és a korlatozasok teljes felsorolasa a betegtajékoztatéban talalhaté.
Miért engedélyezték a Cystadane forgalomba hozatalat?

Az Ugynokséghez tartozé emberi felhasznalasra szant gyogyszerek bizottsaga (CHMP) megallapitotta,
hogy bar a Cystadane-ra vonatkozéan kevés szisztematikus vizsgalatot végeztek, a gyoégyszer
hasznos, ha azt a homociszteinuria meglévl kezelései — példaul vitaminpétlas és kulonleges étrend —
mellett adjak. A bizottsag megjegyezte, hogy a Cystadane nem helyettesit mas kezeléseket.

A bizottsag megallapitotta, hogy a Cystadane alkalmazasanak el6nyei a homociszteinuria kiegészitd
kezelésében meghaladjak a kockazatokat, amennyiben azt a javallatanak megfeleléen alkalmazzak. A
bizottsag javasolta a Cystadane-ra vonatkozo6 forgalomba hozatali engedély kiadasat.
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Milyen intézkedések vannak folyamatban a Cystadane biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabaol?

A Cystadane-t gyart6 vallalat a gyogyszer biztonsagossaganak nyomon kovetése érdekében
nyilvantartast fog késziteni az azt szed6 betegekrdl. A vallalat kiilondsen a gydgyszer vizsgalata soran
néhany betegnél megfigyelt agyi 6déma eseteit fogja nyomon kévetni.

A Cystadane biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségiigyi szakemberek és a
betegek altal kovetend6 ajanldsok és dvintézkedések szintén feltiintetésre keriltek az alkalmazasi
el6irdsban és a betegtajékoztatoban.

A Cystadane-nal kapcsolatos egyéb informacio

2007. februar 15-én az Eurdpai Bizottsag a Cystadane-ra vonatkozéan kiadta az Eurdpai Uni6 egész
teruletére érvényes forgalomba hozatali engedélyt.

A Cystadane-ra vonatkozo teljes EPAR az Ugynodkség weboldalan talalhat6: ema.europa.eu/Find
medicine/Human medicines/European public assessment reports. Amennyiben a Cystadane-nal torténd
kezeléssel kapcsolatban bévebb informaciora van sziiksége, olvassa el a (szintén az EPAR részét
képez6) betegtajékoztatdt, illetve forduljon kezeldorvosahoz vagy gyodgyszerészéhez.

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

medicines/Rare disease designation.

Az 6sszefoglald utolsé aktualizalasa: 10-2016.
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/000678/human_med_000733.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/000678/human_med_000733.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000127.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000127.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b

