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1. HEITILYFS

Yargesa 100 mg hord hylki

2. INNIHALDSLYSING
Hvert hart hylki inniheldur 200 mg miglustat.

Sjé lista yfir 61l hjalparefni i kafla 6.1.

3. LYFJAFORM

Hart hylki.

Harda hylkid er gert ar 6gagnserri hvitri hettu og bol med “708” dprentudu med svortu letri & bolinn.

Steerd hylkis: 4 (14,3 mm x 5,3 mm)

4. KLINISKAR UPPLYSINGAR

41  Abendingar

Yargesa er &tlad til inntoku vegna medferdar hja fullordnum sjaklingum med vaega til midlungsalvarlega
Gauchersveiki af teqund 1. Yargesa ma eingdngu nota vid medferd sjuklinga par sem uppbétarmedferd med

ensimum hentar ekki (sja kafla 4.4 og 5.1).

Yargesa er etlad til medferdar vid &gengum einkennum fra taugakerfi hja sjuklingum, fulloronum og
bérnum, med Niemann-Pick sjukdom af tegund C (sja kafla 4.4 og 5.1).

42 Skammtar og lyfjagjof

Medferd skal fara fram undir stjorn leekna sem pekkingu hafa & medferd vid Gauchersveiki eda Niemann-
Pick sjukdomi af tegund C, eftir pvi sem vid &.

Skammtar

Skammtar vid Gauchersveiki af teqund 1.

Fulloronir
Réaadlagdur upphafsskammtur til medhdndlunar fullordinna sjuklinga med Gauchersveiki af tegund 1 er
100 mg prisvar & dag.

Naudsynlegt kann ad vera ad minnka skammtinn timabundid i 100 mg einu sinni eda tvisvar & dag hja
sumum sjuklingum vegna nidurgangs.

Born
EKKi hefur verid synt fram & verkun miglustats hja bornum og unglingum a aldrinum 0-17 ara med
Gauchersveiki af tegund 1. Engar upplysingar liggja fyrir.

Skammtar vid Niemann-Pick sjukdémi af teqund C

Fullordnir
Réaadlagdur skammtur vid medferd hja fullordonum sjaklingum med Niemann-Pick sjukdém af tegund C er
200 mg prisvar & dag.



Born
Réaadlagdur skammtur vié medferd hja unglingum (a aldrinum 12 &ra og eldri) med Niemann-Pick sjukdom
af tegund C er 200 mg prisvar a dag.

Skammta hja sjuklingum yngri en 12 &ra skal adlaga skv. likamsyfirbordi eins og synt er hér fyrir nedan:

Likamsyfirbord (m2) Radlagdur skammtur
>1,25 200 mg prisvar & dag
> 0,88-1,25 200 mg tvisvar & dag
> 0,73-0,88 100 mg prisvar & dag
> 0,47-0,73 100 mg tvisvar & dag
< 0,47 100 mg einu sinni & dag

Naudsynlegt kann ad vera ad minnka skammtinn timabundid hja sumum sjuklingum vegna nidurgangs.
Reglulega skal meta avinning sjuklings af medferdinni med miglustati (sja kafla 4.4).

Takmorkud reynsla er af notkun miglustats hja sjuklingum yngri en 4 &ra med Niemann-Pick sjukdom af
tegund C.

Sérstakir sjuklingahdpar

Aldradir
Engin reynsla er af notkun miglustats hja sjaklingum eldri en 70 &ra.

Skert nyrnastarfsemi

Upplysingar um lyfjahvorf benda til aukinnar alteekrar dtsetningar fyrir miglustati hja sjuklingum med
skerta nyrnastarfsemi. Hja sjuklingum med adlagada kreatininGthreinsun sem nemur

50-70 mL/min./1,73 m2, etti ad hefja lyfjagjof med 100 mg skammti tvisvar & dag hja sjuklingum med
Gauchersveiki af tegund 1 og med 200 mg skammti tvisvar & dag (adlégudum skv. likamsyfirbordi hja
sjuklingum yngri en 12 &ra) hja sjuklingum med Niemann-Pick sjukdém af tegund C.

Hja sjuklingum med adlagada kreatininuthreinsun sem nemur 30-50 ml/min/1,73 m2, a&tti ad hefja lyfjagjof
med 100 mg skammti einu sinni & dag hja sjuklingum med Gauchersveiki af tegund 1 og med 100 mg
skammti tvisvar & dag (adlégudum skv. likamsyfirbordi hja sjuklingum yngri en 12 ara) hja sjaklingum med
Niemann-Pick sjukdom af tegund C. Ekki er melt med notkun lyfsins hja sjuklingum med alvarlega skerta
nyrnastarfsemi (kreatininuthreinsun <30 mL/min/1,73 m2) (sjé kafla 4.4 og 5.2).

Skert lifrarstarfsemi
Miglustat hefur ekki verid metid hja sjaklingum med skerta lifrarstarfsemi.

Lyfjagjof
Til inntoku.
Yargesa mé taka med eda &n matar.

4.3 Frabendingar
Ofnaemi fyrir virka efninu eda einhverju hjalparefnanna sem talin eru upp i kafla 6.1.

4.4 Sérstok varnadarord og varudarreglur vid notkun
Skjalfti

Um pad bil 37% sjuklinga i kliniskum rannséknum a Gauchersveiki af tegund 1 og 58% sjuklinga i kliniskri
rannsokn & Niemann-Pick sjukdémi af tegund C greindu fréa skjalfta vid medferd. | Gauchersveiki af tegund
1 var skjalftanum lyst sem yktum handskjalfta af lifedlisfreedilegum toga. Skjalfti hofst yfirleitt i fyrsta
manudi medferdar en hjadnadi i mérgum tilfellum medan & 1 til 3 manudum. Minnkun skammts getur
dregid Ur skjalftanum, ad 6llu jéfnu innan nokkurra daga, en i sumum tilfellum parf ad haetta medferd.
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Meltingartruflanir

Vart hefur ordid vid einkenni fr4 meltingarvegi, einkum nidurgang, hja yfir 80% sjuklinga, annad hvort vid
upphaf medferdar eda af og til medan & medferd stendur (sja kafla 4.8). Sennilegast er ad hdmlun &
ensimum sem brjota nidur tvisykrur i meltingarvegi svo sem sukrdsa-isomaltasa i meltingarvegi valdi
pessum &hrifum sem skerda frasog tvisykra Ur feedu. Vid kliniska notkun hefur komid i 1jés ad kvillar i
meltingarvegi af véldum miglustats svara einstaklingsbundnum breytingum & mataradi (t.d. minnkadri
neyslu sukrosa, laktosa og annarra kolvetna), inntoku miglustats a milli maltida og/eda heegdastemmandi
lyfjum svo sem I6peramidi. Hja sumum sjuklingum getur timabundinskammtalaekkun reynst naudsynleg.
Sjuklinga med langvinnan nidurgang eda 6nnur pralat einkenni fra meltingarvegi sem ekki svara pessum
Urreedum etti ad rannsaka samkvamt kliniskum venjum.

Miglustat hefur ekki verid metid hja sjuklingum med ségu um alvarlegan meltingarsjukdom, p.m.t.
bolgusjakdém i pérmum.

Abhrif & sedismyndun

Nota skal druggar getnadarvarnir & medan karlkyns sjuklingar taka Yargesa og i 3 manudi eftir ad medfero
er heett. Heetta skal notkun Yargesa og nota 6rugga getnadarvorn i 3 manudi &dur en reynt er ad geta barn
(sj& kafla 4.6 og 5.3). Rannsoknir & rottum hafa synt ad miglustat hefur neikveed &hrif & seedismyndun og
saedisbreytur auk pess ad draga Ur frjosemi (sja kafla 4.6 og 5.3).

Sérstakir sjuklingahdpar

Vegna takmarkadrar reynslu skal geeta varudar vid notkun miglustats hja sjuklingum med skerta nyrna- eda
lifrarstarfsemi. Nain tengsl eru & milli nyrnastarfsemi og Uthreinsunar miglustats og utsetning fyrir
miglustati eykst markteekt hja sjaklingum med alvarlega skerta nyrnastarfsemi (sja kafla 5.2). Ekki eru
ennpaé tilteek naeg klinisk gdgn um pessa sjuklinga til pess ad haegt sé ad radleggja skammtasteerdir.

Ekki er malt med notkun Yargesa hja sjaklingum med alvarlega skerta nyrnastarfsemi (kreatinindthreinsun
<30 ml/min/1,73 m?).

Gauchersveiki af teqund 1

pétt enginn beinn samanburdur vid ensimuppbdtarmedferd (Enzyme Replacement Therapy, ERT) hafi
verid gerdur hjé sjuklingum med Gauchersveiki af tegund 1 sem ekki hafa fengid medferd &dur, er engin
visbending um verkun eda 6ryggi miglustats umfram ensimuppbdtarmedferd. Ensimuppbdtar-medferd er
hefdbundin medferd fyrir sjuklinga sem purfa medhdndlun vegna Gauchersveiki af tegund 1 (sja kafla
5.1). Verkun og 6ryggi miglustats hafa ekki verid metinsérstaklega hja sjuklingum med alvarlega
Gauchersveiki.

Malt er med reglulegri voktun & péttni B12 vitamins vegna hérrar tioni B12 vitaminsskorts hja sjuklingum
med Gauchersveiki af tegund 1.

Greint hefur verid fra tilvikum Uttaugakvilla hja sjuklingum i miglustat medferd, med eda an samhlida
kvilla s.s. B12 vitaminskorts og einstofna gammakvilla. Uttaugakvilli virdist algengari hjé sjuklingum med
Gauchersveiki af tegund 1 en almennt gerist. Allir sjuklingar eiga ad gangast undir grunn- og endurtekid
taugas mat.

Eftirlit med fjolda blodflagna er radlagt hja sjuklingum med Gauchersveiki af tegund 1. Vg faeekkun &
bl66flogum &n tengsla vid blaedingar kom fram hja sjuklingum med Gauchersveiki af tegund 1 sem skipt
hafa af uppbdtarmedferd med ensimum yfir & miglustat.

Niemann-Pick sjukdémur af teqund C

Meta skal reglulega avinning af medferd med miglustati vid einkennum fra taugakerfi hja sjuklingum med
Niemann-Pick sjukdom af tegund C, t.d. & 6 manada fresti; framhald & medferd skal endurmeta eftir a.m.k.
1 &rs medferd med miglustati.

Veeg feekkun & bl6éoflégum &n tengsla vid blaedingar hefur komid fram hja sumum sjuklingum med
Niemann-Pick sjukdom af tegund C sem fengid hafa medferd med miglustati. I klinisku rannsokninni héfou
40-50% sjuklinga fjolda blodflagna undir nedri mérkum edlilegra gilda i upphafi. Eftirlit medfjélda
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blodflagna er radlagt hja pessum sjaklingum.

Born

Greint hefur verid fra skertum vexti hja sumum bérnum med Niemann-Pick sjukdom af tegund C afyrstu
stigum medferdar med miglustati par sem skert aukning & haed getur fylgt skertri pyngdaraukningu i upphafi
eda komid i kjolfar hennar. Fylgjast skal med vexti hja bérnum og unglingum medan a medferd med
miglustati stendur; endurmeta skal avinning/aheettu hja hverjum ogeinum fyrir &framhaldandi medferd.
Natrium

Lyfid inniheldur minna en 1 mmal (23 mg) af natrium i hverju hylki, p.e.a.s. er sem nast natriumlaust.

45 Milliverkanir vid 6nnur lyf og adrar milliverkanir

Takmorkud gogn benda til pess ad samtimis notkun miglustats og ensimuppbétarmedferd med imigliserasa
hja sjiklingum med Gauchersveiki af tegund 1 kunni ad leida til minni Gtsetningar fyrir miglustati (u.p.b.
22% leekkun & Cimax 0g 14% minnkun AUC sast i litilli rannsokn med samhlida hopum). Pessi rannsokn
bendir einnig til pess ad miglustat hafi engin eda mjog takmdorkud ahrif a lyfjahvorf imiglaserasa.

4.6 Frjosemi, medganga og brjostagjof

Medganga

EKKi liggja fyrir neinar fullnzegjandi upplysingar um notkun miglustats & medgoéngu. Dyrarannsoknir hafa
synt eiturverkanir & modur og fésturvisi-fostur, p.m.t. minni lifslikur fosturvisis-fosturs (sja kaflas.3).
Hugsanleg aheetta fyrir menn er ekki pekkt. Miglustat fer yfir fylgju og ma ekki nota pad & medgdngu.

Brjostagjof
EKKi er vitad hvort miglustat berst i m6durmjolk. Konur sem hafa barn & brjdsti eiga ekki ad nota Yargesa.
Frj6semi

Rannsdknir & rottum hafa synt ad miglustat hefur ahrif & saedisbreytur (hreyfanleika og atlit) og dregur
bannig ar frjésemi (sja kafla 4.4 og 5.3).

Getnadarvarnir hja kérlum og konum

Konur & barneignaraldri skulu nota getnadarvarnir. Nota skal 6ruggar getnadarvarnir & medan karlkyns
sjuklingar taka Yargesa og i 3 manudi eftir ad medferd er heett Karlar (sja kafla 4.4 og 5.3).

47  Ahrif & haefni til aksturs og notkunar véla

Yargesa hefur 6veruleg ahrif & haefni til aksturs og notkunar véla. Tilkynnt hefur verid um sundl sem
algenga aukaverkun og eiga sjuklingar sem finna fyrir sundli ekki ad aka eda nota vélar.

48  Aukaverkanir

Samantekt & upplysingum um 6ryqgi

Algengustu aukaverkanirnar sem greint var fra i kliniskum rannsoknum & miglustati voru nidurgangur,
vindgangur, kvidverkur, pyngdartap og skjalfti (sja kafla 4.4). Algengasta alvarlega aukaverkunin sem
greint var fra vid medferd med miglustati i kliniskum rannsoknum var Utttaugakvilli(sja kafla 4.4).

I 11 Kliniskum ranns6knum voru 247 sjuklingar medhéndladir med Yargesa vid mismunandi abendingum,
med skdmmtum sem voru 50-200 mg prisvar & dag i ad medaltali 2,1 &r. Af pessum sjuklingum héfdu 132
Gauchersveiki af tegund 1 og 40 héfdu Niemann-Pick sjukddm af tegund C. Aukaverkanir voru almennt
veegar til midlungi alvarlegar og komu fram af svipadri tidni hvad vardarabendingar og skammtasteerdir sem

préfadar voru.
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Tafla med samantekt 4 aukaverkunum

Aukaverkanir sem komu fram i kliniskum rannséknum og aukaverkanatilkynningar eftir markadssetningu,
sem komu fyrir hja >1% sjuklinga, eru taldar upp i toflunni hér fyrir nedan eftir lifferakerfi og tidni (mjog
algengar: > 1/10, algengar: > 1/100 til < 1/10, sjaldgaefar: > 1/1.000 til < 1/100, mjdg sjaldgeefar: >
1/10.000 til < 1/1.000, koma 6rsjaldan fyrir: < 1/10.000). Innan tidniflokka eru
alvarlegustuaukaverkanirnar taldar upp fyrst.

BI6d og eitlar

Algengar Blédflagnafeaed

Efnaskipti og neering

Mjdg algengar pyngdartap, minnkud matarlyst

Gedreen vandamal

Algengar punglyndi, svefnleysi, minnkud kynhvot

Taugakerfi

Mjdg algengar Skjalfti

Algengar Uttaugakvilli, hreyfiglop, minnisleysi, naladofi, snertiskynsminnkun,

hofudverkur, sundl

Meltingarfeeri

Mjog algengar Nidurgangur, vindgangur, kvidverkir

Algengar Ogledi, uppkost, upppemba/opaegindi i kvidarholi, haegdatregda, meltingartruflun

Stodkerfi og stoovefur

Algengar \VOdvakrampar, mattleysi i vodvum

Almennar aukaverkanir og aukaverkanir & ikomustad

Algengar breyta, mattleysi, kuldahrollur og lasleiki

Rannsoknanidurstodur

Algengar Fravik i rannséknum & taugabodum

Lysing & voldum aukaverkunum

Greint hefur verid fra pyngdartapi hja 55% sjuklinga sem nota miglustat. Haesta tionin kom fram amilli

méanada 6 og 12.

Miglustat hefur verid rannsakad vid dbendingum par sem akvedin tilvik, tilkynnt sem aukaverkanir, svo
sem einkenni fra taugakerfi, taugasalfraeedileg einkenni, vitsmunatruflanir og bl6dflagnafed geetu einnig
verid vegna undirliggjandi sjukdéma.

Tilkynning aukaverkana sem grunur er um ad tengist lyfinu

Eftir ad lyf hefur fengid markadsleyfi er mikilveegt ad tilkynna aukaverkanir sem grunur er um ad tengist
pvi. bannig er heegt ad fylgjast stéougt med sambandinu milli &vinnings og aheettu af notkun lyfsins.
Heilbrigdisstarfsmenn eru hvattir til ad tilkynna allar aukaverkanir sem grunur er um ad tengist lyfinu
samkvaemt fyrirkomulagi sem gildir i hverju landi fyrir sig, sja Appendix V.

49 OfskOmmtun
Einkenni

EKkKki hafa fundist nein bradaeinkenni vid ofskémmtun. Miglustat hefur verid gefid HIV jakvaedum
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sjuklingum i kliniskum rannséknum i skammtastaerdum allt ad 3.000 mg/dag i allt ad sex manudi.
Aukaverkanir sem vart var vid voru m.a. kyrningafeed, svimi og naladofi. Einnig hefur ordid vart vid
hvitfrumnafaed og daufkyrningafaed hja svipudum hopi sjuklinga sem gefin voru 800 mg/dag eda steerri
skammitar.

Medferd

Réadlagt er ad veita almenna laeknishjalp vid ofskdommtun.

5. LYFJAFR/ZEDPILEGAR UPPLYSINGAR
51 Lyfhrif
Flokkun eftir verkun: Onnur meltingarfera- og efnaskiptalyf, ATC flokkur: A16AX06

Klinisk verkun og 6ryqgi

Gauchersveiki af teqund 1

Gauchersveiki er arfgengur efnaskiptasjukdémur sem stafar af pvi ad glukosylseramid er ekki brotid
nidur. Afleidingin er uppsdfnun pessa efnis i leysikornum og vidtaekar liffeeraskemmdir. Miglustat hemur
glukdsylseramid syntasa, en pad er ensimid sem ber abyrgd & fyrsta skrefinu i nymyndun flestra
glykélipida. Miglustat hemur glukosylseramid syntasa in vitro med IC50 sem nemur 20-37 mikroM. Ag
auki hefur verid synt fram & hdmlunarahrif & glykésylseramidasa utan leysikorna i rannséknum in vitro.
Homlunarahrifin & glikdsylseramid syntasa eru forsendan fyrir medferd sem byggir @ minnkunhvarfefnis i
Gauchersveiki.

Adalrannsoknin & miglustati var gerd & sjuklingum sem ekki gatu eda ekki vildu nota uppbdtarmedferomed
ensimum. Medal asteedna pess ad uppbotarmedferd med ensimum var ekki notud ma nefna 6paegindin af
innrennsli i blaaeo og erfitt adgengi ad blaeedum. Tuttugu og atta sjuklingar med veega til midlungsalvarlega
Gauchersveiki af tegund 1 voru skradir i pessa 12 manada rannsékn 4n samanburdarog luku 22 sjaklingar
rannsokninni. Eftir 12 manudi var medalminnkun & rammali lifrar 12,1% og medal rammalsminnkun milta i
1j6s koma ad 19,0%. medalaukning & péttni blédrauda var 0,26 g/dl og medalaukningi fjélda bl6dflagna
reyndist var 8,29 x 10%1. Atjan sjaklingar héldu sidan afram ad fa miglustat i valfrjalsri framlengdri
medferdardaetiun. Kliniskur &vinningur hefur verid metinn eftir 24 og eftir 36 manudi hja 13 sjuklingum.
Eftir priggja ara samfellda notkun miglustats, var medalminnkun & rammali lifrar 17,5% og medalminnkun &
rammali milta 29,6%. Blédflagnafjoldi jokst ad medaltali um 22,2 x 10%1 og medalaukning & péttni
blodrauda var

0,95 g/dl.

Onnur opin, styrd miglustat-rannsékn med 36 slembirddudum sjiklingum, sem fengid hofdu a.m.k. 2 ara
uppbdtarmedferd med ensimum, skipt i prja medferdarhdpa af handahofi: hja einum hépi var medferd
haldid afram med imiglUserasa, hja 6orum hopi var beitt blandadri medferd med imigluserasa og miglustati,
en hja pridja hopnum var skipt alfarid yfir i medferd med miglustati. bessi rannsdkn vargerd & 6 manada
handahofsrédudu samanburdartimabili og pvi fylgt eftir med 18 manada framlengingu par sem allir
sjuklingar fengu eingéngu miglustat. A fyrstu 6 manudunum voru rammal lifrar og milta og bl6draudagildi
Obreytt hja sjuklingum sem skiptu yfir i miglustat. Hja sumum sjuklinganna vard feekkun & fjélda
bl6dflagna og aukning i chitotriosidasa-virkni, sem bendir til pessad medferd med miglustati eingéngu
vidhaldi ekki somu stjorn & sjakdomsvirkninni hja 6llum sjaklingum. 29 sjaklingar héldu afram &
framlengingartimabilinu. Vid samanburd a malingum eftir 6 manudi, var stjorn & sjikdémnum Obreytt eftir
18 og 24 manada einlyfjamedferd med miglustati (annars vegar 20 sjuklingar og hinsvegar 6). Hrod
versnun & Gauchersveiki af tegund 1 kom ekki framhja neinum sjuklinganna eftir ad skipt var yfir i medferd
med miglustati eingéngu.

I ofangreindum tveimur rannséknum var heildarskammtur miglustats 300 mg & dag, deilt i prja skammta.
Enn ein rannsokn med notkun lyfsins einu sér var gerd hja 18 sjuklingum par sem heildardagsskammturinn
var 150 mg, en nidurstodur peirrar rannsoknar syndu fram & minni virknisamanborid vid
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heildardagsskammt sem nemur 300 mg.

I opinni 2 ara rannsokn an samanburdar voru 42 sjaklingar med Gauchersveiki af tegund 1 skradir til
patttoku, sem héfou fengid ensimuppbdtarmedferd i ad lagmarki 3 ar og uppfylltu skilyrdi um sjakdom i
jafnveegi i a.m.k. 2 &r. Sjuklingarnir skiptu yfir & einlyfjamedferd med miglustati 100 mg prisvar & dag.
Rammal lifrar (adalverkunarbreyta) var obreytt fra upphafi til loka medferdar. Sex sjuklingar haettu
medferd med miglustati fyrir timann vegna hugsanlegrar versnunar sjukdéms, samkveemt skilgreiningum
rannsoknarinnar. prettan sjuklingar haettu medferd vegna aukaverkunar. Litil medallekkun blédrauda [-
0,95 g/dl (95% CI: -1,38, -0,53)] og medalfeekkun blédflagna [-44,1 x 10%I

(95% ClI: -57,6, -30,7)] komu fram fr& upphafi til loka rannsoknarinnar.

Tuttugu og einn sjuklingur lauk 24 manada medferd med miglustati. Af peim voru 18 sjaklingar iupphafi
innan medferdarmarkmida sem sett voru fyrir rammal lifrar og milta, péttni blédrauda ogfjélda blédflagna
0g 16 sjuklingar voru enn innan allra pessara medferdarmarkmida i manudi 24.

Einkenni Gauchersveiki af tegund 1 i beinum voru metin i 3 opnum kliniskum rannséknum hja sjuklingum
sem fengu medferd med 100 mg af miglustati prisvar & dag i allt ad 2 ar (n = 72). [ safngreiningu & gégnum
an samanburdar, jukust Z-gildi fyrir beinpéttni i lendarhrygg og leerleggshalsium meira en 0,1 einingu fra
grunngildum hja 27 (57%) og 28 (65%) sjuklinganna i langsum (longitudinal) beinpéttnimalingum. Engin
tilvik bradra beinvandamala (bone crisis), bl6dpurrdardreps eda beinbrota komu fram &
medferdartimabilinu.

Niemann-Pick sjukdémur af teqund C

Niemann-Pick sjukdémur af tegund C sem kemur drsjaldan fyrir, er undantekningarlaust agengur og &
endanum banvenn taugahrérnunarkvilli sem einkennist af skertum flutningi lipida innan frumna.
Einkenni fra taugakerfi eru talin afleiding 6edlilegrar uppséfnunar glykospingolipida i tauga- og
taugatréoafrumum.

Gogn sem stydja 6ryggi og verkun miglustats vid Niemann-Pick sjukdomi af tegund C eru fengin ur
framskyggnri (prospective) opinni kliniskri rannsokn og afturskyggnri (retrospective) kénnun. I klinisku
rannsokninni toku 29 fullordnir og ungir sjuklingar patt & 12 manada timabili med samanburdi, sem fylgt
var eftir med framhaldsmedferd i ad medaltali 3,9 ar og allt ad 5,6 arum. Til vidbotar voru 12 boérn skrad i
undirrannsokn an samanburdar sem st6d yfir i ad medaltali 3,1 ar og allt ad 4,4 arum. Af peim 41 sjiklingi
sem skradur var i rannsoknina fengu 14 sjaklingar medferd med miglustat i meira en 3 ar. I kdnnuninni var
skodadur sjukdomsferill 66 sjuklinga sem fengu medferd med miglustati utan klinisku rannsoknarinnar i ad
medaltali i 1,5 ar. Baoi gagnasdfnin hafa ad geyma upplysingar um bérn, unglinga og fullordna sjuklinga, &
aldrinum 1 til 43 ara. Skammturinn af miglustati hja fullordnumvar venjulega 200 mg prisvar & dag og var
adlagadur skv. likamsyfirbordi hja bornum.

I heildina syna g6gnin ad medferd med miglustati getur dregid Ur framgangi einkenna fra taugakerfi sem
hafa kliniska pydingu hja sjuklingum med Niemann-Pick sjukdém af tegund C.

Meta skal reglulega avinning af medferd med miglustati vid einkennum fréa taugakerfi hja sjaklingummed
Niemann-Pick sjukdom af tegund C, t.d. & 6 manada fresti; framhald & medferd skal endurmetaeftir a.m.k.
1 &rs medferd med miglustati (sja kafla 4.4).

5.2  Lyfjahvorf

Lyfjahvarfabreytur miglustats voru metnar hjé heilbrigdum einstaklingum, nokkrum sjaklingum med
Gauchersveiki af tegund 1, Fabry sjukdém, HIV-smitudum sjiklingum og hja fullorénum, unglingum og
bérnum med Niemann-Pick sjukdém af tegund C eda Gauchersveiki af tegund 3.

Lyfjahvorf miglustats virdast hafa linulega fylgni vid skammtasteerd og vera 6had tima. Miglustat frasogast
hratt hja heilbrigdum einstaklingum. Hamarkspéttni i plasma er nad u.p.b. tveim timum eftirinntéku.

Heildaradgengi hefur ekki verid dkvardad. Samtimis neysla matar dregur ur frdsogshrada (Cmax leekkadi um
36% 0g tmax Seinkadi um 2 tima) en hefur engin tolfreedilega marktaek ahrif a heildarfrasog miglustats (AUC
leekkadi um 14%).



Dreifingarrammal miglustats telst vera 83 1. Miglustat binst ekki préteinum i plasma. Brotthvarf miglustats
er adallega med Utskilnadi um nyru, par sem 70-80% af skammtinum eru endurheimt sem débreytt lyfio i
pvagi. Uthreinsun eftir inntoku (apparent oral clearance) (CL/F) telst vera 230 + 39 mL/min. Medal
helmingunartimi er 6-7 timar.

Eftir gjof staks 100 mg skammits af “*C-miglustati hja heilbrigdum einstaklingum, voru 83% af
geislavirkninni endurheimt i pvagi og 12% i heegdum. Nokkur umbrotsefni voru greind i pvagi og haegdum.
Lokahelmingunartimi geislavirkni i plasma var 150 klst. sem bendir til pess ad eitt eda fleiri umbrotsefni
hafi mjog langan helmingunartima. Umbrotsefnid sem veldur pessu hefur ekki verid greint, en pad geeti
safnast upp og nad péttni umfram péttni miglustats vid jafnveegi.

Lyfjahvorf miglustats eru svipud hja fullordnum sjaklingum med Gauchersveiki af tegund 1 og sjuklingum
med Niemann-Pick sjukdom af tegund C i samanburdi vid heilbrigda einstaklinga.

Born

Gogn vardandi lyfjahvorf voru fengin hja brnum med Gauchersveiki af tegund 3 & aldrinum 3 til 15 ara og
sjuklingum med Niemann-Pick sjukdom af tegund C a aldrinum 5-16 &ra. 200 mg skammtar af miglustati
pbrisvar & dag hja bérnum, adlagadir skv. likamsyfirbordi, ollu Cmax 0g AUC; gildum sem voru um pad bil
tvofold pau gildi sem fengust eftir 100 mg prisvar & dag hja sjuklingum med Gauchersveiki af tegund 1,
sem er i samraemi vid linuleg lyfjahvorf miglustats i fylgni vid skammtastaerd. Vid jafnveegi var péttni
miglustats i heila- og manuvidkva hja sex sjuklingum med Gauchersveiki af tegund 3 31,4-67,2%
péttninnar i plasma.

Takmarkadar upplysingar fra sjuklingum med Fabry sjukdom og skerta nyrnastarfsemi syndu ad CL/F
minnkar med minnkandi nyrnastarfsemi. bott fjéldi peirra sem hoféu litio og midlungsskerta
nyrnastarfsemi hafi verid mjog litill benda gognin til u.p.b. 40% leekkunar CL/F vid litid skerta
nyrnastarfsemi og 60% leekkunar CL/F hja peim sem hofdu midlungsskerta nyrnastarfsemi (sja kafla 4.2).
Gogn um alvarlega skerta nyrnastarfsemi takmarkast vid tvo sjuklinga med kreatininathreinsun abilinu 18-
29 ml/min og er ekki haegt ad draga neinar alyktanir um pa sem hafa minni kreatininathreinsun. bessi gégn
benda til a.m.k. 70% laekkunar CL/F hja sjuklingum med alvarlega skerta nyrnastarfsemi.

Af fyrirliggjandi gdgnum er ekki haegt ad sja neitt markteekt samband eda fylgni milli lyfjahvarfabreyta
miglustats og lydfraedilegra breyta (aldurs, likamspyngdarstuduls, kyns edakynpattar).

Engin lyfjahvarfafreedileg gogn eru fyrirliggjandi um sjuklinga med skerta lifrarstarfsemi, born eda
unglinga med Gaucher sjukdom af gerd 1 eda aldrada (>70 ara).

5.3 Forkliniskar upplysingar

Meginahrif sem allar tegundir attu sameiginleg voru pyngdartap og nidurgangur og vid sterri skammta,
skoddun & slimhd i maga og gérnum (fleidur og saramyndun). Ahrif sem greindust hja dyrum vid skammta
sem leiddu til svipadrar eda nokkud heerri Utsetningar en vid kliniska notkun voruennfremur: breytingar i
liffeerum dnaemiskerfis hja 6llum tegundum sem profadar voru, transaminasa breytingar, frymisbélumyndun
i skjaldkirtli og brisi, drer, nyrnakvilli og breytingar & hjartavédva hja rottum. bessi ahrif voru talin vera
afleioing veiklunar.

Pegar miglustat var gefio karl- og kvenkyns Sprague Dawley rottum i gegnum magasléngu i 2 ar, i
skammtasteerdunum 30, 60 og 180 mg/kg/dag olli pad aukinni tidni offjélgunar millifrumna i eistum
(Leydig frumna) og kirtileexla hja karlkyns rottum, i 6llum skammtasteeroum. Altek Utsetning vid leegsta
skammtinn var laegri eda sambeerileg og greinist hja ménnum (midad vid AUCOQ-0) eftir radlagdan skammt
handa ménnum. NOEL (No Observed Effect Level) var ekki stadfest og ahrifin voru ekki had
skammtasteerd. Engin lyfjatengd aukning vard & tidni a&exla i 6drum liffeerum hja karl- eda kvenkyns rottum.
Rannsdknir & verkunarhatti hja rottum leiddi i ljos sérteekan verkunarhatt fyrir rottur sem er talinn hafa litla
bydingu fyrir menn.



Pegar miglustat var gefid karl- og kvenkyns CD1 misum i geghum magaslongu i 2 ar, i
skammtasteerounum 210, 420 og 840/500 mg/kg/dag (skammtaleekkun eftir halft ar) olli pad aukinni tidni
bolgu- og vefjaaukabreytinga i ristli hja dyrum af badum kynjum. Midad vio mg/kg/dag og medleidréttingu
& mismun i atskilnadi i heegdum, svérudu skammtarnir til 8, 16, og 33/19 sinnum haesta skammts sem
rdolagdur er handa ménnum (200 mg prisvar & dag). Krabbamein i ristlinum kom framstoku sinnum, vid
allar skammtasteerdir, med tolfreedilega markteekri aukningu vid herri skammta.

EkKki er haegt ad Utiloka ad pessar nidurstodur hafi kliniska pydingu fyrir menn. Engin lyfjatengd aukning
vard a tioni exla i 6drum liffeerum

Ekkert kom fram sem benti til haettu & stokkbreytandi ahrifum eda litningabreytingum pegar miglustat var
metid samkvaemt stadladri rod rannsékna a eiturverkun a erfdaefni.

Rannsoknir & eiturverkunum eftir endurtekna skammta hja rottum syndu hrérnun og ryrnun sadpipla. Adrar
rannsoknir syndu breytingar i sedisbreytum (péttni,hreyfanleika og formfraedi sedis) sem
samrymistmelanlegri minnkun & frjésemi. bessi ahrif urdu vid skammta sem voru adlagadir skv.
likamsyfirbordi og voru svipadir og hja sjuklingum en voru afturkraef. Miglustat minnkadi lifslikur
fosturvisa/fdstra hja rottum og kaninum. Greint var fra lengri faedingum, fosturlat eftir hreidrun jukust og
aukin tioni edafrabrigda vard hja kaninum.

Pessi ahrif kunna ad hluta ad vera tengd eiturverkunum & méadur.

Breytingar & mjélkurmyndun i kvenrottum fundust vid rannsékn sem stod i eitt ar. Ferli pessara ahrifa er
Opekkt.

6. LYFJAGERDPARFR/EDPILEGAR UPPLYSINGAR

6.1 Hjélparefni

Innihald hylkis

Natriumsterkjuglykolat (gerd A)
Pévidon (K-29/32) Magnesiumstearat

Hylkisskel

Gelatin

Titantvioxid

(E171).

Prentblek

Skellakk

Svart jarnoxio (E172),
Propylenglykdél Ammoniakspykkni
6.2  Osamrymanleiki

A ekki vid.

6.3 Geymslupol

4 4r.

6.4  Serstakar varudarreglur vio geymslu

Engin sérstok fyrirmaeli eru um geymsluadstaedur lyfsins.
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6.5 Gerdilats og innihald

PVC og polykloratrifluorethylen (PCTFE) rifgotud stakskammta pynnupakkning sem er lokad med alpynnu
og innheldur 21 hylki.

Pakkningasterd: 84 x 1 hart hylki.
6.6  Sérstakar varudarradstafanir vio forgun

Engin sérstok fyrirmaeli um férgun.

7. MARKADSLEYFISHAFI

Piramal Critical Care B.V. Rouboslaan 32 (ground floor)2252 TR, Voorschoten Holland

8. MARKADSLEYFISNUMER

EU/1/017/1176/001

9. DAGSETNING FYRSTU UTGAFU MARKABSLEYFIS/ENDURNYJUNAR
MARKADSLEYFIS

Dagsetning fyrstu Gtgafu markadsleyfis: 22. mars 2017

Nyjasta dagsetning endurnyjunar markadsleyfis: 11. janar 2022

10. DAGSETNING ENDURSKOBUNAR TEXTANS

itarlegar upplysingar um lyfid eru birtar & vef Lyfjastofnunar Evrépu http://www.ema.europa.eu.
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VIDAUKI 11

FRAMLEIDENDUR SEM ERU ABYRGIRFYRIR
LOKASAMPYKKT

FORSENDUR FYRIR, EDA TAKMARKANIR A,
AFGREIDSLU OG NOTKUN

APRAR FORSENDUR OG SKILYRDI
MARKABSLEYFIS

FORSENDUR EDA TAKMARKANIR ER VARDA
ORYGGI OG VERKUN VID NOTKUN LYFSINS
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A.  FRAMLEIDENDUR SEM ERU ABYRGIR FYRIR LOKASAMPYKKT

Heiti og heimilisfang framleidanda sem eru abyrair fyrir lokasampykkt

Piramal Critical Care B.V.
Rouboslaan 32 (ground floor)
2252 TR, VVoorschoten
Holland

B. FORSENDUR FYRIR, EDPA TAKMARKANIR A, AFGREIDSLU OG NOTKUN

Avisun lyfsins er had sérstokum takmérkunum (sja vidauka I: Samantekt 4 eiginleikum lyfs, kafla4.2).

C. ABPRARFORSENDUR OG SKILYRDI MARKADSLEYFIS
° Samantektir um 6éryggi lyfsins (PSUR)

Skilyrdi um hvernig leggja skal fram samantektir um 6ryggi lyfsins koma fram i lista yfir
viomidunardagsetningar Evrépusambandsins (EURD lista) sem gerd er krafa um i grein 107¢(7) i tilskipun
2001/83/EB og 6llum sidari uppfaerslum sem birtar eru i evropsku lyfjavefgéattinni.

D. FORSENDUR EPA TAKMARKANIR ER VARDA ORYGGI OG VERKUN VID NOTKUN
LYFSINS

e Aetlun um ahattustjornun

Markadsleyfishafi skal sinna lyfjagataradgeroum sem krafist er, sem og 6drum radstéfunum eins og fram
kemur i azetlun um ahattustjérnun i kafla 1.8.2 i markadsleyfinu og éllum uppfarslum & asetlunum
ahaettustjornun sem akvednar veroa.

Leggja skal fram uppfeaerda asetlun um ahattustjornun:

° A0 beidni Lyfjastofhunar Evrépu.

° Pegar ahaettustjornunarkerfinu er breytt, sérstaklega ef pad gerist i kjolfar pess ad nyjar upplysingar
berast sem geta leitt til mikilveegra breytinga & hlutfalli avinnings/ahattu eda vegnapess ad
mikilveegur &fangi (tengdur lyfjagat eda lagmorkun &haettu) naest.
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VIDAUKI 111

ALETRANIR OG FYLGISEPILL
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A.  ALETRANIR
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UPPLYSINGAR SEM EIGA AD KOMA FRAM A YTRI UMBUDUM

YTRI ASKJA

1. HEITILYFS

Yargesa 100 mg horo hylki miglustat

2. VIRK(T)EFNI

Hvert hart hylki inniheldur 100 mg miglustat.

| 3. HJALPAREFNI

| 4. LYFJAFORM OG INNIHALD

Hart hylki
84 x 1 hart hylki

| 5. ADFERD VIDP LYFJAGJOF OG IKOMULEID(IR)

Lesid fylgisedilinn fyrir notkun.
Til inntoku.

6. SERSTOK VARNADARORD UM AP LYFID SKULI GEYMT PAR SEM BORN
HVORKI NA TIL NE SJA

Geymid par sem born hvorki na til né sja.

7. ONNUR SERSTOK VARNADARORD, EF MED PARF

8. FYRNINGARDAGSETNING

EXP

| 9. SERSTOK GEYMSLUSKILYRDI

16



10.

SERSTAKAR VARUDARRADSTAFANIR VID FORGUN LYFJALEIFA EDA
URGANGS VEGNA LYFSINS PAR SEM VID A

11.

NAFN OG HEIMILISFANG MARKADSLEYFISHAFA

Piramal Critical Care B.V.
Rouboslaan 32 (ground floor)

2252 TR, VVoorschoten

Holland

12.  MARKABSLEYFISNUMER
EU/1/17/1176/001

| 13. LOTUNUMER

Lot

| 14. AFGREIDSLUTILHOGUN

| 15. NOTKUNARLEIDBEININGAR

| 16. UPPLYSINGAR MEP BLINDRALETRI

Yargesa 100 mg

| 17. EINKVAEMT AUPKENNI - TVIVITT STRIKAMERKI

A pakkningunni er tvivitt strikamerki med einkvaemu audkenni.

| 18.

EINKVAMT AUPKENNI - UPPLYSINGAR SEM FOLK GETUR LESID

PC
SN
NN
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LAGMARKS UPPLYSINGAR SEM SKULU KOMA FRAM A PYNNUM EPA STRIMLUM

PYNNUR

1.  HEITILYFS

Yargesa 100 mg hord hylki
miglustat

| 2. NAFN MARKADSLEYFISHAFA

Piramal Critical Care B.V.

| 3. FYRNINGARDAGSETNING

EXP

| 4. LOTUNUMER

Lot

| 5.  ANNAD

18



B. FYLGISEDILL
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Fylgisedill: Upplysingar fyrir notanda lyfsins

Yargesa 100 mg hord hylki
miglustat

Lesid allan fylgisedilinn vandlega adur en byrjad er ad taka lyfid. I honum eru mikilveegar

upplysingar

- Geymio fylgisedilinn. Naudsynlegt getur verid ad lesa hann sidar.

- Leitid til leeknisins eda lyfjafreedings ef porf er & frekari upplysingum.

- pessu lyfi hefur verid avisad til personulegra nota. Ekki mé gefa pad 6drum. pad getur valdid peim
skada, jafnvel pott um sému sjukdomseinkenni sé ad raeda.

- Latid leekninn eda lyfjafreeding vita um allar aukaverkanir. Petta gildir einnig um aukaverkanirsem
ekki er minnst a i pessum fylgisedli. Sja kafla 4.

[ fylgisedlinum eru eftirfarandi kaflar:

Upplysingar um Yargesa og vid hverju pad er notad.
Adur en byrjad er ad nota Yargesa.

Hvernig nota & Yargesa.

Hugsanlegar aukaverkanir.

Hvernig geyma & Yargesa.

Pakkningar og adrar upplysingar.

Sk wdE

1 Upplysingar um Yargesa og vio hverju pad er notad

Yargesa inniheldur virka efnido miglustat sem tilheyrir flokki lyfja sem hafa ahrif & efhaskipti. bad er notad
vid medferd gegn tveimur sjukdomum:

° Yargesa er notad vio medferd gegn veegri til midlungsalvarlegri Gauchersveiki af tegund 1 hja
fullordnum.

Pegar um er ad reeda Gauchersveiki af tegund 1 er efni sem nefnist glukosylseramid ekki fjarleegt ur
likamanum. bad safnast upp i &kvednum frumum i dneemiskerfi likamans. Slikt getur leitt til steekkunar &
lifur og milta, breytinga i bl6di og beinsjukdéma.

Hefdbundin medferd a Gauchersveiki af tegund 1 er ensimuppbdtarmedferd. Yargesa er eingdngu notad
begar ensimuppbotarmedferd pykir ekki henta sjaklingi.

° Yargesa er einnig notad vid medferd gegn agengum einkennum fra taugakerfi vegna Niemann-
Pick sjukddéms af tegund C hja fulloronum og hja bérnum.

Ef pa ert med Niemann-Pick sjukdém af tegund C, safnast fita svo sem glykdspingolipio upp i frumum i
heilanum. petta getur valdid truflunum i starfsemi taugakerfisins, svo sem hagum augnhreyfingum,
jafnveegi, kyngingum, minni, svo og flogum.

Yargesa verkar med pvi ad hindra ensim sem kallast ,, glikdsylseramid synatasi* sem stjornar
fyrstaskrefinu i myndun flestra glykdspingolipioa.

2. Adur en byrjad er ad nota Yargesa

Ekki ma nota Yargesa
- ef um er ad reeda ofnaemi fyrir miglustati eda einhverju 6dru innihaldsefni lyfsins (talin upp i kafla 6).

Varnadarord og varudarreglur
Leitid rdda hjé lekninum eda lyfjafreedingi adur en Yargesa er notad

° ef pu att vid nyrnasjukdém ad strida
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° ef pu att vid lifrarsjukdém ad strida

Leeknirinn mun gera eftirfarandi profanir 4dur en medferd med Yargesa hefst og medan & henni stendur:
° rannsokn til pess ad athuga taugar i handleggjum og fétleggjum

° meelingu 4 B12 vitaminmagni

° eftirlit med vexti ef pd ert barn eda unglingur med Niemann-Pick sjukdém af tegund C

° eftirlit med fjolda blodflagna

Astda pessara profana er ad sumir sjiklingar fa naladofa eda dofa i hendur og feetur eda léttast medan peir
taka petta lyf. Préfanirnar hjalpa leekninum ad akveda hvort pessi ahrif eru vegna sjukdémsins eda annars
astands sem pegar er til stadar eda eru vegna aukaverkana Yargesa (frekariupplysingar i kafla 4).

Ef pu feerd nidurgang getur verid ad leeknirinn bidji pig um ad breyta mataradi pinu og minnka neyslu &
mjolkursykri og kolvetnum svo sem sukrosa (reyrsykri) eda ao taka ekki Yargesa med mat eda ad minnka
skammtinn af Yargesa timabundid. | sumum tilfellum getur laknirinn dvisad heegdastemmandilyfi eins og
[6peramidi. Radfeerdu pig vid leekninn ef pessi Grraedi hjalpa ekki gegn nidurganginum edaef pu feerd 6nnur
einkenni fra meltingarvegi. I sliku tilfelli getur leeknirinn akvedid ad gera frekari rannsoknir.

Karlkyns sjuklingar ettu ad nota éruggar getnadarvarnir medan & Yargesa medferd stendur og i 3 manudi
eftir ad medferd er lokid.

Born og unglingar
EKkKki skal gefa bérnum né unglingum (yngri en 18 &ra) lyfid sem eru med Gaucherveiki af tegund 1,vegna
bess ad ekki er vitad hvort lyfid verkar & pennan sjakdém.

Notkun annarra lyfja samhlida Yargesa
Latid leekninn eda lyfjafreeding vita um &ll 6nnur lyf sem eru notud, hafa nylega verid notud eda kynnuad
verda notud.

Lattu leekninn vita ef pa notar lyf sem innihalda imigluserasa, sem eru stundum notud samhlida pessu lyfi.
Pau geta minnkad magn Yargesa i likama pinum.

Medganga, brjostagjof og frjosemi

Pu &tt ekki ad taka Yargesa ef pu ert pungud eda hyggst verda pungud. Laknir pinn mun veita pér frekari
upplysingar. bu verdur ad nota 6ruggar getnadarvarnir & medan pu ert ad taka Yargesa. pPu skalt ekki vera
med barn & brjdsti & medan pu tekur Yargesa.

Karlkyns sjuklingar skulu nota éruggar getnadarvarnir & medan Yargesa er tekid og i 3 manudi eftir ad
medferd lykur.

Vid medgongu, brjéstagjof, grun um pungun eda ef pungun er fyrirhugud skal leita rada hja leekninum eda
lyfjafreedingi &dur en lyfid er notad.

Akstur og notkun véla
Yargesa getur valdid sundli. Akid ekki og notid hvorki teeki né vélar ef vart verdur vid sundl.

Yargesa inniheldur natrium
Lyfid inniheldur minna en 1 mmol (23 mg) af natrium i hverju hylki, p.e.a.s. er sem nast natriumlaust.

3. Hvernig nota & Yargesa

Notid lyfid alltaf eins og leeknirinn hefur sagt til um. Ef ekki er 1jost hvernig nota a lyfid skal leita
upplysinga hja leekninum eda lyfjafraedingi.

Skammtur
° Vid Gauchersveiki af tegund 1: Venjulegur skammtur fyrir fullordna er eitt hylki (100 mg), prisvar
& dag (morgun, eftirmiddag, kvold). Petta pydir daglegt hdmark sem nemur premur hylkjum
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(300 mg).

° Vid Niemann-Pick sjukdémi af tegund C: Venjulegur skammtur fyrir fullordna og unglinga (eldri
en 12 ara) er tvo hylki (200 mg) prisvar a dag (morgun, eftirmiddag, kvold). betta pydir daglegt
hédmark sem nemur sex hylkjum (600 mg).

Fyrir bdrn yngri en 12 &ra mun leeknirinn adlaga skammtinn vid Niemann-Pick sjukdémi af tegund C.

Ef pu ert med nyrnavandamal geetir pd fengid leegri upphafsskammt. Laeknirinn kann ad minnka
skammtinn, t.d. i eitt hylki (100 mg) einu sinni eda tvisvar & dag ef pu feerd nidurgang pegar pu tekur
Yargesa (sja kafla 4). Leeknirinn gefur pér upplysingar um hversu I6ng medferdin verdur.

Til ad na i hylki:

1. Rifid fra vio gatardd

2. Flettio pappirnum fré vid érvar

3. Prystid hylkinu i gegnum alpynnuna

Yargesa mé taka med eda &n matar. Hylkin & ad gleypa heil og taka pau med glasi af vatni.

Ef tekinn er staerri skammtur en meelt er fyrir um er tekinn )

Leitadu strax rada hja leekninum ef pu tekur fleiri hylki en pér hefur verid sagt ad gera. | kliniskum
rannsoknum hefur miglustat verid notad i skommtum allt ad 3.000 mg: petta olli faekkun hvitra bl6dkorna og
6drum aukaverkunum svipudum peim sem lyst er i Kafla 4.

Ef gleymist ad taka Yargesa

Taktu naesta hylki & venjulegum tima. EKkKki & ad tvofalda skammt til ad beeta upp skammt sem gleymst hefur
ad taka.

Ef heett er ad nota Yargesa

EkKi haetta ad taka lyfid an pess ad raeda vio leekninn.

Leitio til leeknisins eda lyfjafraeedings ef porf er & frekari upplysingum um notkun lyfsins.

4. Hugsanlegar aukaverkanir

Eins og vid 4 um ol lyf getur petta lyf valdid aukaverkunum en pad gerist pd ekki hja 6llum.

Alvarlegustu aukaverkanirnar:

Nokkrir sjuklingar hafa fundid fyrir ndladofa i héndum og fotum (algengt).

Petta geetu verid einkenni Uttaugakvilla, vegna aukaverkana Yargesa eda vegna astands sem pegar var
fyrirhendi. Laeknirinn mun gera nokkrar profanir &dur en medferd med Yargesa hefst og medan & henni
stendur til pess ad meta petta (sja Kafla 2).

Ef pu feerd eitthvert pessara einkenna skalt pu lata leekninn vita eins fljott og unnter.

Ef pa feerd orlitinn skjalfta, yfirleitt handskjélfta, 1attu leekni vita eins fljott og audid er. Skjalftinn
heettir oft an pess ad hetta purfi medferdinni. Stundum parf leeknirinn ad minnka Yargesa skammtinn eda
stddva Yargesa medferdina til pess ad stodva skjalftann.

Mjog algengar aukaverkanir — (geta komid fyrir hja meira en 1 af hverjum 10 einstaklingum)Algengustu
aukaverkanirnar eru nidurgangur, vindgangur, kvidverkir (magaverkir), pyngdartap og minnkud matarlyst.

Ekki hafa ahyggjur p6 pu léttist vid upphaf medferdar med Yargesa. Flestir haetta ad Iéttast pegar lidur &
medferdina.

Algengar aukaverkanir — (geta komid fyrir hja alltad 1 af hverjum 10 einstaklingum)
Algengar aukaverkanir vid medferd eru m.a. hofudverkur, sundl, ndladofi, 6edlileg samhafing hreyfinga,

snertiskynsminnkun, meltingartruflanir (brjostsvidi), 6gledi, haegdatregda og uppkost, upppemba eda
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Opaegindi i kvio og blodflagnafeed. Einkenni fra taugum og blodflagnafaed geta veridvegna undirliggjandi
sjukdoms.

Adrar hugsanlegar aukaverkanir eru vddvakrampar eda mattleysi, preyta, kuldahrollur og lasleiki,
bunglyndi, erfidleikar vid svefn, gleymska og minnkud kynhvot.

Flestir sjuklingar fa eina eda fleiri af pessum aukaverkunum vid upphaf medferdar eda 6dru hverjumedan a
medferd stendur. Flest tilfelli eru litilveeg og hverfa nokkud fljétlega. Ef einhver pessara aukaverkana
veldur vandraedum skal haft samband vid leekni. Hann geeti minnkad skammtinn af Yargesa eda melt med
6drum lyfjum til ad hafa hemil & aukaverkununum.

Tilkynning aukaverkana

Latid leekninn eda lyfjafreeding vita um allar aukaverkanir. petta gildir einnig um aukaverkanir sem ekki er
minnst & i pessum fylgisedli. Einnig er hagt ad tilkynna aukaverkanir beint samkveemt fyrirkomulagi sem
gildir i hverju landi fyrir sig, sja Appendix V. Med pvi ad tilkynna aukaverkanir erhagt ad hjalpa til vid ad
auka upplysingar um 6ryggi lyfsins.

5. Hvernig geyma a Yargesa
Geymid lyfid par sem bdrn hvorki na til né sja.

EKkki skal nota Iyfid eftir fyrningardagsetningu sem tilgreind er a pynnunni og skjunni & eftir “EXP”.
Fyrningardagsetning er sidasti dagur ménadarins sem par kemur fram.

Engin sérstok fyrirmaeli eru um geymsluadstaedur lyfsins.

Ekki ma skola lyfjum nidur i frarennslislagnir eda fleygja peim med heimilissorpi. Leitid rdda iapoteki um
hvernig heppilegast er ad farga lyfjum sem hett er ad nota. Markmidid er ad verndaumhverfid.

6. Pakkingar og adrar upplysingar

Yargesa inniheldur

- Virka innihaldsefnid er miglustat. Hvert hart hylki inniheldur 100 mg miglustat.

- Onnur innihaldsefni eru:
innihald hylkis: natriumsterkjuglykolat (gerd A), pévidon (K-29/32), magnesiumstearat
hylkjaskel: gelatin, titantvioxid (E171),
prentblek: skellakk, svart jarnoxid (E172), propylenglykdl, ammoniakspykkni.

Lysing & atliti Yargesa og pakkningasteerdir

Yargesa er hart hylki gert Gr 6gagnseerri hvitri hettu og bol med “708” aprentudu med svortu letri & bolinn.
Hylkin eru i PVC og polyklérotrifliorethylen (PCTFE) rifgatadri stakskammta pynnu sem eru lokad med
alpynnu.

Pakkningasteerdir 84 x 1 hart hylki.

Markadsleyfishafi og framleidandi
Piramal Critical Care B.V.
Rouboslaan 32 (ground floor)

2252 TR, Voorschoten

Holland
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pessi fylgisedill var sidast uppfeerdur

Upplysingar sem hagt er ad ndlgast annars stadar

itarlegar upplysingar um lyfid eru birtar & vef Lyfjastofnunar Evropu http://www.ema.europa.eu.
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