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Agneursa (/evacetilleucinas)
Agneursa apzvalga ir kodél jis buvo registruotas Europos Sgjungoje (ES)

Kas yra Aqneursa ir kam jis vartojamas?

Aqgneursa - tai vaistas, kuriuo gydomi C tipo Nimano-Piko (Niemann-Pick) (CNP) ligos neurologiniai
simptomai (galvos smegenis ir nervus paZzeidziantys simptomai), pasireiskiantys suaugusiesiems ir
vaikams nuo 6 mety, sveriantiems ne maziau kaip 20 kg.

CNP yra paveldima liga, pazeidzianti organizmo gebéjima pernesti riebalus lasteliy viduje. Laikui
bégant Sie riebalai kaupiasi galvos smegeny lastelése ir kitose nervy sistemos dalyse, todél Iastelés
tinkamai nebefunkcionuoja ir galiausiai zlsta. Dél to pasireiskia tokie simptomai kaip, pavyzdziui,
pusiausvyros, judesiy ir rijimo sutrikimai, neaiski kalba ir nekontroliuojamas drebulys.

Agneursa vartojamas kartu su migliustatu — kitu vaistu, kuriuo gydomi CNP neurologiniai simptomai. Sj
vaistg taip pat galima vartoti vieng, jei gydymas migliustatu sukelia tokj Salutinj poveikj, dél kurio
vaistas netinka pacientui.

CNP liga laikoma reta, todél 2017 m. kovo 20 d. Agneursa buvo priskirtas ,retujy vaisty" (retoms
ligoms gydyti skirty vaisty) kategorijai. Daugiau informacijos apie priskyrima retiesiems vaistams
galima rasti EMA interneto svetainéje.

Agneursa sudétyje yra veikliosios medZziagos levacetilleucino.

Kaip vartoti Agneursa?

Agneursa galima jsigyti tik pateikus recepta. Sis vaistas tiekiamas paketéliuose su granulémis, kurias
sumaisius su vandeniu gaunama suspensija. Jg reikia gerti 2-3 kartus per parg. Suspensijg taip pat
galima duoti per maitinimo vamzdel;.

Vaisto doze nustatoma pagal paciento kino svorj. Daugiau informacijos apie Agneursa vartojima
ieskokite pakuotés lapelyje arba kreipkités | gydytojq arba vaistininka.

Kaip veikia Agneursa?

CNP sukelia geny, kurie ,nurodo" gaminti baltymus, vadinamus CNP1 ir CNP2, pokyciai (mutacijos).
Sie baltymai paprastai dalyvauja riebalus pernesant i$ lizosomy_ (lasteliy viduje esanciy mazy maiseliy,
kuriuose skaidomos didelés molekulés, pvz., riebalai) | kitas Igstelés dalis. CNP serganciy zmoniy CNP1
arba CNP2 tinkamai nefunkcionuoja, todél riebalai kaupiasi lizosomose, pazeisdami lasteles.
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Kaip tiksliai veikia Agneursa veiklioji medziaga levacetilleucinas, néra visiskai aiSku. Taciau tyrimy su
gyvinais duomenys leidZzia manyti, kad S$i medziaga gali padéti koreguoti lasteliy gebé&jimg generuoti
energijq, jskaitant Igsteliy gebéjima gaminti adenozing trifosfata, kuris yra pagrindinis galvos smegeny,
Iasteliy, kontroliuojanciy judéjima ir pusiausvyrg, energijos sSaltinis.

Kokia Agneursa nauda nustatyta tyrimy metu?

Atliekant pagrindinj tyrima su 60 suaugusiyjy ir ne jaunesniy kaip 6 mety vaiky, sverianciy ne maziau
kaip 20 kg, nustatyta, kad, palyginti su placebu (preparatu be veikliosios medziagos), taikant gydyma
Agneursa pageréjo pacienty judéjimas, koordinacija ir gebéjimas atlikti kasdienes uzduotis.

Tyrime pacientai pirmasias 12 savaiciy buvo gydomi Agneursa arba placebu; 51 i$ 60 pacienty taip pat
buvo skiriamas migliustatas. Pasibaigus Siam laikotarpiui, Siy grupiy pacientai peréjo prie gydymo kitu
iS ty dviejy preparaty. Agneursa gydytiems pacientams dar 12 savaiciy buvo skiriamas placebas, o
placebg vartojusiems pacientams - Agneursa. Pagrindinis veiksmingumo rodiklis buvo balo pokytis
pagal Ataksijos vertinimo ir jvertinimo balais skale (angl. Scale for the Assessment and Rating of
Ataxia, SARA). Pagal SARA skale vertinama, kokiu mastu ataksija (sutrikimas, deél kurio sutrinka
raumeny koordinacija) veikia Zmogaus judesius, koordinacijq ir gebéjima atlikti kasdienes uzduotis.
Skale sudaro balai nuo 0 (néra ataksijos) iki 40 (sunki ataksija); sumazéje balai rodo, kad ligos
simptomai gereja.

Apskritai, Agneursa gydomuy pacienty vertinimas pagal SARA skale sumazéjo vidutiniSkai mazdaug
2 balais, o vartojant placebg - 0,6 balo. Be to, nutraukus pacienty, kuriems i$ pradziy buvo skiriamas
Agneursa ir tada placebas, gydyma Siuo vaistu, SARA balas pablogéjo.

Kokia rizika susijusi su Aqneursa vartojimu?

ISsamy visy Agneursa Salutinio poveikio reiskiniy ir apribojimy sgrasa galima rasti pakuotés lapelyje.

Dazniausias Agneursa Salutinis poveikis (galintis pasireiksti reciau kaip 1 Zzmogui i$ 10) yra dujy
kaupimasis.

Kodél Aqneursa buvo registruotas ES?

CNP yra reta, pavojy gyvybei kelianti liga, kurios gydymo galimybés yra ribotos. Aqneursa registracijos
metu vienintelis pagal CNP neurologiniy simptomy gydymo indikacija jregistruotas vaistas buvo
migliustatas.

Nepaisant tam tikry pagrindinio tyrimo neaiSkumy, pavyzdziui, palyginti trumpos gydymo vaistu, kuris
numatytas vartoti ilgq laika, trukmeés, vartojant Agneursa pageréjo CNP neurologiniai simptomai,
iskaitant poveikj judéjimui ir koordinacijai turincius simptomus. Be to, pacienty, kuriy gydymas buvo
nutrauktas, simptomai gerokai pasunkéjo. Registracijos metu vienintelis Agneursa Salutinis poveikis
buvo dujy kaupimasis.

Todél Europos vaisty agentiira nusprendé, kad Agneursa nauda yra didesné uz jo keliama rizikg ir jis
gali bati registruotas vartoti ES.

Kokios priemonés taikomos siekiant uztikrinti saugy ir veiksminga
Aqgneursa vartojima?

1 preparato charakteristiky santrauka ir pakuotés lapelj jtrauktos saugaus ir veiksmingo Agneursa
vartojimo rekomendacijos ir atsargumo priemonés, kuriy turi imtis sveikatos priezitiros specialistai ir
pacientai.

Agneursa (levacetilleucinas)
EMA/701116/2017 Puslapis 2/3



Kaip ir visy vaisty, Agneursa vartojimo duomenys yra nuolatos stebimi. Itariamas Agneursa Salutinis
poveikis yra kruopsciai vertinamas ir imamasi visy reikiamy priemoniy pacientams apsaugoti.

Kita informacija apie Aqneursa

Agneursa buvo registruotas visoje ES

Daugiau informacijos apie Agneursa rasite Agentiros tinklalapyje adresu:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/agneursa.
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