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EPAR-Osszefoglalé a nyilvanossag szamara

Zavesca
miglusztat

Ez a dokumentum a Zavesca-ra vonatkozo eurodpai nyilvanos értékel6 jelentés (EPAR) Gsszefoglaldja.
Azt mutatja be, hogy az emberi felhasznalasra szant gyégyszerek bizottsaganak (CHMP) a gyogyszerre
vonatkoz6 értékelése miként vezetett a forgalomba hozatali engedély kiadasat tamogat6
véleményéhez és a Zavesca alkalmazasi feltételeire vonatkozé ajanlasaihoz.

Milyen tipusu gyogyszer a Zavesca?

A Zavesca egy miglusztat nevi{ hatéanyagot tartalmazo gydgyszer. Kapszula formajaban kaphaté (100
mg).

Milyen betegségek esetén alkalmazhat6 a Zavesca?

A Zavesca-t két olyan orokletes betegség kezelésére alkalmazzak, amelyek hatassal vannak a
szervezet zsiranyagcseréjére. Mindkét betegség a glikoszfingolipidnek nevezett zsirok felhalmozédasat
idézi el6 a szervezetben. A Zavesca-t a kovetkez6 betegek esetében alkalmazzak:

e enyhe és kdzepesen sulyos, 1-es tipust Gaucher-kérban szenvedd felnGttek (18 éves vagy annél
id6sebb); Az ebben a betegségben szenved6 betegeknél hidnyzik a gliikocerebroziddznak nevezett
enzim, amely a gliikozilceramid nev( glikoszfingolipid felhalmozddasat eredményezi a szervezet
kulénb6z6 részeiben, példaul a Iépben, a majban vagy a csontokban. A Zavesca-t olyan betegeknél
alkalmazzak, akik nem részestilhetnek standard enzimhelyettesité (ERT) terapiaban;

¢ Mindenféle koru betegek, akik C tipusu Niemann-Pick-betegségben, egy olyan potencialisan halalos
betegségben szenvednek, amelynek soran a glikoszfingolipidek az agy és a szervezet mas
részeiben talalhaté sejtekben halmozédnak fel. A Zavesca-t a betegség neurolégiai tiineteinek
(tinetek, amelyek az agyat és az idegeket érintik) kezelésére alkalmazzak. Ide tartozik a
koordinacio6 elvesztése, a ,,szakkadikus” (gyors) szemmozgas, amely lataszavarhoz vezethet, a
késleltetett fejlodés, a nyelési nehézség, az izomtonus-csokkenés, a gorcsok és a tanulasi
nehézségek.
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Mivel a Gaucher-korban szenved6 betegek szama alacsony, a betegség ,ritkanak” mindsil, ezért a
Zavesca az 1-es tipusu Gaucher-koér vonatkozasaban 2000. oktdber 18-an, a C tipusu Niemann-Pick-
betegség vonatkozasaban pedig 2006. februar 16-an megkapta a , ritka betegség gyogyszere”
minGsitést.

A gyogyszer csak receptre kaphato.

Hogyan kell alkalmazni a Zavesca-t?

A Zavesca-val végzett kezelést a Gaucher-kér vagy a C tipusu Niemann-Pick-betegség kezelésében
jartas orvosnak kell megkezdenie és fellgyelnie.

1-es tipust Gaucher-kér esetében az ajanlott kezdé adag naponta haromszor egy kapszula. C tipusu
Niemann-Pick-betegség esetében az ajanlott adag naponta haromszor két kapszula a 12 éves és annal
id6sebb betegeknél, az ennél fiatalabb betegeknél pedig az adag a testtomeg és a testmagassag
fuggvénye. A Zavesca-t hosszU tavu hasznalatra szanjak.

Csokkent vesefunkcidéban szenved6 betegeknél az adagot csokkenteni kell. Az adagot atmenetileg
csokkenteni kell azoknal a betegeknél, akiknél hasmenés jelentkezik. A részletes leirast lasd a (szintén
az EPAR részét képez6) alkalmazasi elGirasban!

Hogyan fejti ki hatasat a Zavesca?

A Zavesca hatbéanyaga, a miglusztat, megakadalyozza a gliikozilceramid-szintaznak nevezett enzim
m(ikodését. Ez az enzim a glikoszfingolipidek eldallitasanak elsd fazisaban vesz részt. Az enzim
mikodésének gatlasaval, a miglusztat képes a glikoszfingolipidek sejteken bellili termelédésének
csokkentésére. Ez varhatdan lelassitja vagy megel6zi az 1-es tipust Gaucher-kor tiineteinek
kialakulasat, illetve enyhiti a C tipusu Niemann-Pick-betegség tuneteit.

Milyen modszerekkel vizsgaltak a Zavesca-t?

Az 1-es tipust Gaucher-kér esetében a Zavesca hatasossagat egy f6 vizsgalatban tanulmanyoztak,
amelybe 28 olyan, enyhe vagy kézepesen sllyos betegségben szenvedd beteget vontak be, akik nem
tudtak vagy nem akartak az enzimhelyettesit6 terapidban (ERT) részt venni. A vizsgalat f6 része egy
évig tartott, 13 beteg azonban még két évig kapta a gyoégyszert. A vizsgalatban azt mérték, hogy a
Zavesca milyen hatassal van a maj és a lép méretére, illetve a vérképre, pl. a hemoglobin szintjére
(egy a vorosvérsejtben talalhatd, az oxigént a szervezetben szallité fehérje) és a vérlemezkék (a
véralvadast elGsegitd dsszetevék) szamara.

A C tipust Niemann-Pick-betegség esetében a Zevasca-t egy f6 vizsgdlatban tanulmanyoztédk, amelybe
31 olyan beteget vontak be, akik kdzil 12-en 12 évnél fiatalabbak voltak. A vizsgalat a Zavasca-val
kiegészitett standard kezelést az 6nmagaban alkalmazott standard kezeléssel hasonlitotta dssze. A
hatasossag f6 mértéke a betegeknél mért gyors, horizontalis szemmozgas sebességének valtozasa volt
egy év utan. A vizsgalat soran mas neurolégiai tiineteket is tanulmanyoztak, mint pl. a beteg nyelési
képességét és értelmi funkcidjat. Egyes betegeket 6t és fél évig kezeltek. A vallalat benyujtotta egy
felmérés eredményét is, amelyet a 66 Zavesca-val kezelt betegnél végeztek.

Milyen elonyei voltak a Zavesca alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

Az 1-es tipust Gaucher-kdr esetében a maj (12%) és a I1ép (19%) méretében enyhe mértékd
csOkkenés kovetkezett be egy év elteltével. A vérképben is enyhe mértékl javulas kovetkezett be: a
hemoglobin szintje deciliterenként 0.26 mg-al, mig a vérlemezkék szama millilterenként 8.29 millidval
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novekedett atlagosan. A Zavesca el6nyei tobb mint hdrom évi, folyamatos kezelés utan is
fennmaradtak.

A C tipusu Niemann-Pick-betegség esetében a szemmozgasokkal kapcsolatos javulas a Zavesca-val
vagy anélkil kezelt betegeknél hasonlé volt. Javulas jelei mutatkoztak azonban a Zavesca-val kezelt
betegek nyelési képességeit és értelmi funkcidit illetéen. A felmérés azt mutatta, hogy a Zavesca a
betegek mintegy haromnegyedénél a tlinetek rosszabbodasat mér6 szam stagnaldasahoz vagy
csOkkenéséhez vezetett.

Milyen kockazatokkal jar a Zavesca alkalmazasa?

A Zavesca leggyakoribb mellékhatasai (10 beteg kozul tébb mint 1-nél jelentezik) a fogyas,
étvagytalansag, a remegés, a hasmenés, a szélgdrcs és a hasi fajdalom. A Zavesca alkalmazasaval
kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatas teljes felsorolasat lasd a betegtajékoztatéban!

A Zavesca nem alkalmazhato olyan személyeknél, akik tulérzékenyek (allergiasak) a miglusztattal vagy
a készitmény barmely mas 0sszetevbjével szemben.

Miért engedélyezték a Zavesca forgalomba hozatalat?

A CHMP megallapitotta, hogy a Zavesca alkalmazasanak el6nyei meghaladjak a kockazatokat, ezért
javasolta a gyogyszerre vonatkoz6 forgalomba hozatali engedély kiadasat.

A Zavesca-t eredetileg ,kivételes korilmények” kdzott engedélyezték, mivel a betegségek ritkak, és az
engedélyezés idopontjaban korlatozott informacid allt rendelkezésre. Miutan a vallalat benyujtotta a
tovabbi sziikséges informacidkat, a ,kivételes kortlmények” 2012. augusztus 23-an megszlintek.

A Zavesca-val kapcsolatos egyéb informacio:

2002. november 20-an az Eurdpai Bizottsag a Zavesca-ra vonatkozéan kiadta az Eurépai Unié egész
teriletére érvényes forgalomba hozatali engedélyt.

A Zavesca-ra vonatkozo teljes EPAR az Ugynokség weboldalan talalhat6: ema.europa.eu/Find
medicine/Human medicines/European public assessment reports. Amennyiben a Zavesca-val torténd

kezeléssel kapcsolatban bévebb informacidra van sziiksége, olvassa el a (szintén az EPAR részét
képez@) betegtajékoztatdt, illetve forduljon orvosdhoz vagy gyogyszerészéhez!

A ritka betegségek gyogyszereivel foglalkozé bizottsag Zavesca-ra vonatkozé véleményének
osszefoglaloja az Ugynokség weboldalan talalhato: ema.europa.eu/Find medicine/Human
medicines/Rare disease designations:

e Gaucher Kor;

e C tipusd Niemann-Pick-betegség.

Az 6sszefoglald utolsé aktualizalasa: 08-2012.

Zavesca
Page 3/3


http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/000435/human_med_001171.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/000435/human_med_001171.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000014.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000562.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
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