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EPAR kopsavilkums plasakai sabiedribai

Zavesca
miglustats

Sis ir Eiropas Publiska novért&juma zinojuma (EPAR) kopsavilkums par <X>. Taja ir paskaidrots, ka
Cilvékiem paredzéto zalu komiteja (CHMP) novértéja Sis zales pirms sniegt pozitivu atzinumu par
registracijas apliecibas pieskirSanu un ieteikumus par Zavesca lietoSanu.

Kas ir Zavesca?
Zavesca ir zales, kas satur aktivo vielu miglustatu. Tas ir pieejamas ka kapsulas (100 mg).
Kapec lieto Zavesca?

Zavesca lieto, lai arstétu divas iedzimtas slimibas, kas ietekmé veidu, kada organisms parstrada
taukus. Abu slimibu rezultata organisma uzkrajas taukvielas — glikosfingolipidi. Zavesca lieto, lai
arstétu sadus pacientus:

e pieaugusajos (no 18 gadu vecuma) ar vaji Iidz vidéji izteiktu 1. tipa Gosé slimibu; pacientiem, kas
slimo ar So slimibu, trikst ferments, ko sauc par glikocerebrozidazi, ka rezultata dazadas
organisma dalas, pieméram, liesa, aknas un kaulos uzkrajas glikosfingolipids, ko dévé par
glikozilkeramidu Zavesca lieto tadu pacientu arstésanai, kam nav piemérota fermentu
aizvietoSanas standartterapija (ERT);

e visu vecumu pacientus ar Nimana-Pika (Niemann-Pick) C tipa slimibu — potenciali navéjosu slimibu,
kuras gadijuma glikosfingolipidi uzkrajas smadzenu Slnas un citas organisma dalas; Zavesca lieto,
lai arstétu slimibas ,neirologiskos” simptomus (simptomus, kas ietekmé& smadzenes un nervus) Sie
simptomi ietver koordinacijas zudumu, straujas acu kustibas, ka rezultata var rasties bojata redze,
kavéta attistiba, riSanas griatibas, samazinats muskulu tonuss, krampji un macisanas gritibas;

Ta ka So slimibu pacientu skaits ir mazs, tas uzskata par retam, un 2000. gada 18. oktobri Zavesca
apstiprinaja ka zales retu slimibu arstésanai, proti — 1. tipa GoSé slimibas arstésanai un 2006. gada
16. februari — Nimana-Pika (Niemann-Pick) C tipa slimibas arstésanai.
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Sis zales var iegadaties tikai pret recepti.
Ka lieto Zavesca?

ArstéSana ar Zavesca jasak un jauzrauga arstiem, kam ir pieredze Go$é vai Nimana-Pika C tipa
slimibas arstésana.

leteicama sakumdeva 1. tipa GoSé slimibas arstésanai ir viena iekskigi lietojama kapsula tris reizes
diena. Nimana-Pika (Niemann-Pick) C tipa slimibas gadijuma pacientiem no 12 gadu vecuma deva ir

divas kapsulas tris reizes diena; jaunakiem pacientiem deva ir atkariga no svara un auguma. Zavesca
ir paredzétas ilgstosai lietosanai.

Pacientiem ar nieru darbibas traucéjumiem jalieto mazakas devas. Deva uz laiku jasamazina ari
pacientiem, kuriem ir caureja. Papildu informacija atrodama zalu apraksta (kas ari ir dala no EPAR).

Ka Zavesca darbojas?

Zavesca aktiva viela miglustats kavé fermenta glikozilkeramidsintazes darbibu. Sis ferments ir
iesaistits glikosfingolipidu veidoSanas pirmaja posma. Kavéjot fermenta darbibu, miglustats var
mazinat glikosfingolipidu veido$anos $linas. Sadi paredzéts paléninat vai aizkavét 1. tipa Gosé slimibas
simptomu attistibu un samazinat Nimana-Pika (Niemann-Pick) C tipa slimibas simptomus.

Ka noritéja Zavesca izpéte?

Vaji lidz vid&ji izteiktas 1. tipa GoSé slimibas gadijuma Zavseca efektivitati parbaudija viena
pamatpétijuma, iesaistot 28 pacientus, kas nevaré€ja vai nevéléjas sanemt ERT. Petijuma galvena dala
ilga vienu gadu, bet 13 pacienti turpinaja sanemt zales vél divus gadus. P&tijuma vértéja, vai Zavesca
ietekmé aknu un liesas izmérus un vai tas uzlabo asinskermenisu skaitu, pieméram, hemoglobina
(sarkanajos asinskermeniSos esosSo olbaltumvielu, kas organisma parnésa skabekli) koncentraciju un
trombocitu (asinskermenisu, kas veicina asins recésanu) skaitu.

Nimana-Pika (Niemann-Pick) C tipa slimibas gadijuma Zavseca efektivitati parbaudija viena
pamatpétijuma, iesaistot 31 pacientu, no kuriem 12 bija jaunaki par 12 gadiem. Pé&tijuma salidzinaja
standarta aprupes efektivitati ar Zavesca un standarta apripes kombinacijas efektivitati. Galvenais
efektivitates raditajs bija acu kustinasanas (horizontali) atruma izmainas péc gada, bet pétijuma
apskatija ari citus neirologiskos simptomus, pieméram, pacientu riSanas spéju un to garigas spé€jas.
DaZus pacientus arstéja lidz pat piecarpus gadiem. Turklat uznémums sniedza rezultatus, kas gdti
pétijuma ar 66 pacientiem, kurus arst€ja ar Zavesca.

Kadas ir Zavesca prieksrocibas sajos pétijumos?

P&tijuma ar 1. tipa Goseé slimibu péc gada bija novérots mérens aknu lieluma (12%) un liesas (19%)
samazinajums. Novéroja ari nelielu asinsainas uzlabojumu: vid&jais hemoglobina koncentracijas
pieaugums bija 0,26 g uz decilitru, un trombocitu skaits pieauga par 8,29 miljoniem uz mililitru. Péc
tris gadu ilgas nepartrauktas arstéSanas Zavesca sniegtais ieguvums saglabajas.

Nimana-Pika (Niemann-Pick) C tipa slimibas pétijuma acu kustibu uzlabojumi bija lidzigi pacientiem,
kurus arst&ja ar un bez Zavesca. Tomér ar Zavesca arstétajiem pacientiem uzlabojas riSanas spé&ja un
garigas spéjas. Apsekojums liecinaja, ka Zavesca stabiliz€ja vai samazinaja simptomu pasliktinasanas
atrumu apméram trijam ceturtdalam pacientu.
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Kads risks pastav, lietojot Zavesca?

Visbiezak novérotas Zavesca blakusparadibas (vairak ka 1 pacientam no 10) ir svara samazinasanas,
samazinata éstgriba, trice, caureja, meteorisms (gazes) un sapes védera. Pilns visu Zavesca izraisito
blakusparadibu saraksts ir atrodams zalu lietoSanas instrukcija.

Zavesca nedrikst lietot cilvéki ar paaugstinatu jutibu (alerdiju) pret miglustatu vai kadu citu So zalu
sastavdalu.

Kapeéec Zavesca tika apstiprinatas?

CHMP noléma, ka pacienta ieguvums, lietojot Zavesca, parsniedz So zalu radito risku, un ieteica
izsniegt Zavesca redistracijas apliecibu.

Zavesca sakotnéji bija registrétas ,iznémuma karta”, jo sakara ar slimibu retumu apstiprinasanas bridi
nebija pieejama pilniga informacija. 2012. gada 23. augusta, kad uznémums bija iesniedzis pieprasito
papildu informaciju, ,iznémuma karta” tika atcelta.

Cita informacija par Zavesca

Eiropas Komisija 2002. gada 20. novembri izsniedza Zavesca registracijas apliecibu, kas deriga visa
Eiropas Savieniba.

Pilns Zavesca EPAR teksts ir atrodams adgentiras timekla vietné: ema.europa.eu/Find medicine/Human
medicines/European public assessment reports. Plasaka informacija par arstéSanu ar Zavesca

pieejama zalu lietoSanas instrukcija (kas ari ir EPAR dala) vai, sazinoties ar arstu vai farmaceitu.

Retu slimibu arstéSanai paredzéto zalu komitejas atzinuma kopsavilkums par Zavesca ir atrodams
agentiliras timekla vietné ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designations:

e GoSé slimiba;

¢ Nimana-Pika C tipa slimiba

So kopsavilkumu pé&déjo reizi atjaunindja 08.2012.
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/000435/human_med_001171.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
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