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Miglustat Gen.Orph (miglusztat)
A Miglustat Gen.Orph-ra vonatkozo attekintés és az EU-ban valo
engedélyezésének indoklasa

Milyen tipusu gyogyszer a Miglustat Gen.Orph és milyen betegségek esetén
alkalmazhato?

A Miglustat Gen.Orph-ot a zsirok szervezet altali felhasznalasat befolyasolo két 6rokletes betegség
kezelésére alkalmazzak. Mindkét betegség a glikoszfingolipideknek nevezett zsirok felhalmozédasat
okozza a szervezetben. A Miglustat Gen.Orph-ot a kdvetkez6 betegcsoportok kezelésére alkalmazzak:

e Enyhe vagy kdzepesen sulyos, 1-es tipusii Gaucher-kérban szenved6 felnOttek (18 évesek és
id6ésebbek). Az ebben a betegségben szenvedd betegek szervezetébdl hidnyzik a glikocerebrozidaz
nevl enzim, aminek eredményeként a glukozilceramid nev( glikoszfingolipid felhalmozddik a
szervezet klilonb6z6 részeiben, igy a Iépben, a majban és a csontokban. A Miglustat Gen.Orph-ot
olyan betegeknél alkalmazzak, akik nem részestilhetnek standard enzimp6tl6 terapiaban.

e C-tipusu Niemann—Pick betegségben szenved6 betegeknél, minden életkorban. Ez egy
potenciadlisan halalos betegség, amelynek soran glikoszfingolipidek halmozdédnak fel az
agysejtekben és a szervezet mas részeiben. A Miglustat Gen.Orph-ot a betegség neurolégiai
tlneteinek (az agyat és az idegeket érint6 tlinetek) a kezelésére alkalmazzak. Ezek kozé tartozik a
koordinacioé elvesztése, a gyors szemmozgassal (REM) kapcsolatos problémak, amelyek lataszavart
okozhatnak, a fejlédési lemaradas, a nyelési nehézség, a csokkent izomtdnus, a gércsrohamok és a
tanulasi nehézségek.

A Miglustat Gen.Orph ,,generikus gyoégyszer”. Ez azt jelenti, hogy a Miglustat Gen.Orph ugyanazt a
hatbéanyagot tartalmazza és ugyanolyan médon hat mint egy, az Eurdpai Unidban (EU) mar
engedélyezett, Zavesca nevl ,referencia-gyogyszer”. A generikus gyogyszerekkel kapcsolatban tovabbi
informacié ebben a kérdés-valasz dokumentumban talalhat6.

Hogyan kell alkalmazni a Miglustat Gen.Orph-ot?

A Miglustat Gen.Orph szajon at szedhetd, 100 mg-os kapszulak formajaban kaphaté. 1-es tipusu
Gaucher-kor esetén a javasolt kezdé adag egy kapszula naponta haromszor. C-tipusi Niemann-Pick
betegség esetén a javasolt kezd6 adag 12 éves és idosebb betegeknél két kapszula naponta
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haromszor, fiatalabb betegeknél pedig az adag a testsulytdl és a testmagassagtol figg. A Miglustat
Gen.Orph-ot hosszu tava alkalmazasra szantak.

A gyoégyszer csak receptre kaphat6, és a kezelést a Gaucher-koér kezelésében tapasztalt orvosok
feligyelete mellett kell végezni.

A Miglustat Gen.Orph alkalmazasaval kapcsolatban tovabbi informaciéért olvassa el a
betegtajékoztatot, illetve kérdezze meg kezelGorvosat vagy gydgyszerészét.

Hogyan fejti ki hatasat a Miglustat Gen.Orph?

A Miglustat Gen.Orph hatéanyaga, a miglusztat gatolja a glikozilceramid-szintaznak nevezett enzim
mUkodését. Ez az enzim a glikozilceramid eldallitdsanak els6 fazisaban vesz részt. Az enzim
mikodésének gatlasaval a miglusztat csokkenti a sejtekben a gliikozilceramid elGallitdsat, enyhitve
ezzel az 1-es tipust Gaucher-kor tineteit.

Milyen moddszerekkel vizsgaltak a Miglustat Gen.Orph-ot?

A hatdanyag elOnyeire és kockazataira irdnyuld vizsgalatokat a Gaucher-kor vonatkozasaban mar
elvégezték a referencia-gyogyszerrel, a Zavesca-val, igy ezeket a Miglustat Gen.Orph esetében nem
szikséges megismételni.

Mint minden gydgyszer esetében, a vallalat a Miglustat Gen.Orph min6ségére vonatkozé vizsgalatokat
nyUjtott be. A vallalat elvégzett egy tovabbi vizsgalatot is, amely igazolta a referencia-gyogyszerrel
valo biologiai egyenértékliséget. Két gydgyszer akkor bioldgiailag egyenérték(i, ha ugyanolyan
hatbéanyagszintet eredményeznek a szervezetben, igy hatasuk varhatéan egyezik.

Milyen eléonyokkel és kockazatokkal jar a Miglustat Gen.Orph alkalmazasa?

Mivel a Miglustat Gen.Orph generikus gydgyszer és bioldgiailag egyenértékl a referencia-gyogyszerrel,
elényei és kockazatai azonosnak tekinthetdk a referencia-gydgyszer elényeivel és kockazataival.

Miért engedélyezték a Miglustat Gen.Orph forgalomba hozatalat az EU-ban?

Az Europai Gydgyszerligynokség megallapitotta, hogy az EU kévetelményeinek megfelel6en a Miglustat
Gen.Orph minGségi szempontbdl 6sszehasonlithaténak és bioldgiailag egyenértéklinek bizonyult a
Zavesca-val. Ezért az Ugynokségnek az volt a véleménye, hogy a Zavesca-hoz hasonldéan a Miglustat
Gen.Orph elényei meghaladjak annak azonositott kockazatait, és alkalmazasa az EU-ban
engedélyezhetd.

Milyen intézkedések vannak folyamatban a Miglustat Gen.Orph biztonsagos
és hatékony alkalmazaséanak biztositasa céljabol?

A Miglustat Gen.Orph biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségiigyi szakemberek
és a betegek altal kovetend6 ajanlasok és dvintézkedések feltiintetésre kertltek az alkalmazasi
el6irdsban és a betegtajékoztatoban.

A Miglustat Gen.Orph alkalmazasaval kapcsolatban felmer(ld informacidokat — hasonléan minden mas
gyogyszerhez — folyamatosan figyelemmel kisérik. A Miglustat Gen.Orph alkalmazasaval
Osszefliggésben jelentett mellékhatasokat gondosan értékelik, és a biztonsagos és hatékony
alkalmazas érdekében a sziikséges intézkedéseket meghozzak.
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A Miglustat Gen.Orph-fal kapcsolatos egyéb informacio

2017. november 10-én a Miglustat Gen.Orph az Eurépai Uni6 egész teriiletére érvényes
forgalombahozatali engedélyt kapott.

A Miglustat Gen.Orph-fal kapcsolatban tovabbi informacié az Ugynokség honlapjan talalhato:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/miglustat-genorph. A referencia-gyégyszerre vonatkozé

informacié szintén megtalalhaté az Ugynokség weboldalan.

Az attekintés utolsé aktualizalasa: 06-2019.
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