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Sio vaistinio preprato paraika Europos vaistB agentCrai (EMEA) buvo pateikta pakartotinai,
informacijD apie Sios paraiskos rezultatus galite rasti Eia.

KLAUSIMAI IR ATSAKYMAI DEL PARAISKOS KEISTI PREPARATO ZAVESCA
RINKODAROS TEISE ATSIEMIMO

Tarptautinis nepatentinis pavadinimas (INN): migliustatas

2008 m. vasario 19 d. bendroveé ,, Actelion Registration Ltd.“ oficialiai prane$¢ Zmonéms skirty vaisty
komitetui (CHMP) apie savo pageidavima atsiimti savo paraiSka dél Zavesca, vartojamo pacienty,
serganciy C tipo Niemann-Pick liga, neurologiniy pasireiskimy gydymui, naujos indikacijos.

Kas yra Zavesca?

Zavesca yra kieta balta kapsulé, kurios sudétyje yra veikliosios medziagos migliustato. Jis vartojamas
lengvo ir vidutinio sunkumo 1 tipo Gaucher ligai gydyti. Gaucher liga yra reta paveldima liga,
veikianti organizmo riebaly pasiskirstyma. Pacienty, serganciy Sia liga, riebaliniai audiniai,
vadinamieji gliukozilkeramidai, kaupiasi {vairiose organizmo dalyse, pavyzdziui, bluznyje, kepenyse
ir kauluose.

Kokiais atvejais buvo numatyta vartoti Zavesca ?

Pagal nauja indikacija buvo numatyta, kad Zavesca bus vartojamas C tipo Niemann-Pick ligos
(veikiancios smegenis ir nervy sistema) neurologiniams simptomams gydyti. C tipo Niemann-Pick
liga yra reta paveldima liga, veikianti organizmo riebaly pasiskirstyma. Pacienty, serganciy Sia liga,
riebaliniai audiniai, pavyzdziui, gliukozfingolipidai, susikaupia smegeny lastelése ir kitose organizmo
vietose. Simptomai apima progresuojanti koordinacijos blogéjima, problemas dél staigiy nevalingy
(,,Sokingjanciy®) akiy judesiu, galin¢iy pakenkti regéjimui, pavéluota vystymasi, pasunkéjusi rijima,
padidéjusi raumeny tonusa ir mokymosi sunkumus. Ligos pasekmé gali biiti demencija ir daznai ji
baigiasi mirtimi, pacientui nei§gyvenus iki pilnametystés.

Zavesca, vartojamas C tipo Niemann-Pick ligai gydyti, 2006 m. vasario 16 d. buvo priskirtas
retiesiems vaistams.

Kokio tikimasi Zavesca veikimo?

Migliustatas, veiklioji Zavesca medziaga, slopina enzimo, vadinamo ,,gliukozilkeramido sinteze®,
veikima. Sis enzimas dalyvauja pirmajame glikozfingolipidy susidarymo etape. Nuslopindamas §io
enzimo veikima, migliustatas gali sumazinti glikozfingolipidy susidaryma lastelése. Tai turéty
sumazinti ligos pozymius.

Kokius dokumentus bendrové pateiké CHMP kartu su paraiska?

Pirmiausia Zavesca poveikis buvo iSbandytas su eksperimentiniais modeliais ir tik tada buvo tiriamas
jo poveikis Zmonéms.

Zavesca veiksmingumas buvo tiriamas vieno pagrindinio tyrimo, kuriame dalyvavo 29 ne jaunesni
kaip 12 mety pacientai, sergantys C tipo Niemann-Pick liga, metu. Atliekant tyrima, standartinio
gydymo poveikis buvo lyginamas su to paties gydymo poveikiu, papildomai vartojant 200 mg Zavesca
dozg tris kartus per para. Sis vaistas taip pat buvo tiriamas, stebint jo poveiki 12 jaunesniy kaip
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12 mety pacienty. Pagrindinis veiksmingumo rodiklis buvo pacienty Sokinéjanciu horizontaliy akiy
judesiy greicio pasikeitimas po metus trukusio gydymo.

Bendrové taip pat pateiké papildoma informacijq i$ pasaulinés ataskaitos apie C tipo Niemann-Pick
liga sergan¢iy pacienty gydyma migliustatu ne pagrindiniame tyrime. Buvo gauta informacija apie
23 pacientus.

Ar paraiSkos nagrinéjimas buvo pasistuméjes toli j priekj, kai ji buvo atsiimta?

Ivertinimas buvo baigtas ir CHMP pateiké neigiama nuomong. Bendrové pateiké praSyma pakartotinai
nagrinéti neigiamg nuomong, taciau §is nagrinéjimas dar nebuvo pasibaigges, bendrovei atsiimant
paraiska.

Kokia tuo metu buvo CHMP rekomendacija?

Remdamasis perzitirétais duomenimis ir bendrovés atsakymais i CHMP klausimy sarasa, paraiskos
atsiémimo metu CHMP pateiké neigiama nuomong ir rekomendavo nepatvirtinti Zavesca C tipo
Niemann-Pick liga serganciy pacienty neurologiniams pasireiskimams gydyti.

Kas tuo metu CHMP kélé didZiausia susirtipinimg?

CHMP pripazino, kad néra alternatyviy C tipo Niemann-Pick ligos gydymo metodu, taciau jam kélé
susirlpinima tas faktas, kad Zavesca, vartojamo C tipo Niemann-Pick ligos neurologiniy simptomuy
gydymui, nauda nebuvo pakankamai jrodyta. Pagrindinio tyrimo metu vaisto nauda pasirodé labai
ribota: buvo nustatytas tik vienas zymaus akiy judéjimo greicio pakitimo atvejis Zavesca vartojusiuy
pacienty ir standartini gydyma gavusiu pacienty tarpe, ir liko neaiSkumy, ar akiy judéjimo sekimas
buvo geriausias biidas vaisto veiksmingumui nustatyti. Zavesca taip pat buvo siejamas su Salutiniais
poveikiais skrandziui ir virskinimo traktui, taip pat sumazéjusio svorio ir trombocitopenijos
(sumazéjusio kraujo trombocity skaiciaus) reiskiniais.

Taigi, tuo metu CHMP laikési nuomonés, kad Zavesca, vartojamo C tipo Niemann-Pick ligos
neurologiniy pasireiSkimy gydymui, nauda néra didesné uz keliama rizika.

Kokias paraiskos atsiémimo priezastis nurodé bendrové?
Bendrovés laiska EMEA dél paraiskos atsiémimo galima rasti Cia.

Kokios pasekmés pacientams, dalyvaujantiems klinikiniuose tyrimuose arba Zavesca naudojimo
labdaros programose?

Bendrové informavo CHMP, kad pacientai, $Siuo metu itraukti i klinikinius Zavesca tyrimus ar
labdaringas vartojimo programas, nepatirs jokiu pasekmiu. Jei dalyvaujate klinikiniuose tyrimuose
arba labdaringo vartojimo programoje ir pageidaujate gauti i§samesnés informacijos apie gydyma,
kreipkités i Jus gydanti gydytoja.

Kokia nuomoné dél Zavesca, vartojamo 1 tipo Gaucher ligai gydyti?

Zavesca vartojimui pagal patvirtinta indikacija, kurios atzvilgiu naudos ir rizikos santykis islieka
nepakites, jokiy pasekmiy néra.
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