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Agneursa (levacetylleucine)
Harsa generali lejn Agneursa u ghalfejn huwa awtorizzat fl-UE

X’inhu Agneursa u ghal xiex jintuza?

Agneursa huwa medicina li tintuza ghat-trattament ta’ sintomi newrologici (sintomi li jaffettwaw il-
mohh u n-nervituri) tal-marda ta’ Niemann-Pick tat-tip C (NPC) f’adulti u tfal ta’ 6 snin u aktar li jiznu
mill-ingas 20 kg.

NPC hija marda ereditarja li taffettwa |-kapacita tal-gisem li jittrasporta x-xahmijiet gewwa ¢-celloli.
Maz-zmien, dawn ix-xahmijiet jakkumulaw fi¢-celloli tal-mohh u f'partijiet ohrajn tas-sistema nervuza,
u dan iwassal sabiex i¢-celloli jiegfu jahdmu kif suppost u eventwalment imutu. Dan iwassal ghal
sintomi bhal problemi bil-bilan¢, bil-moviment u biex tibla’, diskors mhux ¢ar u roghda li ma jistghux
jigu kkontrollati.

Aqgneursa jintuza f’kombinazzjoni ma’ miglustat, medicina ohra ghat-trattament tas-sintomi newrologici
ta’ NPC. Jista’ jintuza wkoll wahdu jekk it-trattament b’miglustat ikun ikkawza effetti sekondariji li
jaghmluh mhux xieraq ghall-pazjent.

’

NPC hija rari, u Agneursa gie denominat bhala “medicina orfni” (medicina li tintuza f'mard rari) fI-20 ta
Marzu 2017. Aktar informazzjoni dwar id-denominazzjonijiet orfni tinstab fuq is-sit web tal-EMA.

Agneursa fih is-sustanza attiva levacetylleucine.
Kif jintuza Agneursa?

Aqgneursa jista’ jinkiseb biss b’ricetta ta’ tabib. Il-medicina tigi bhala gratas li fihom granuli li jithalltu
mal-ilma biex issir sospensjoni, li ghandha tittiehed mill-halg minn darbtejn sa tliet darbiet kuljum. Is-
sospensjoni tista’ tinghata wkoll permezz ta’ tubu tal-ikel.

Id-doza tiddependi fuq il-piz tal-gisem tal-pazjent. Ghal aktar informazzjoni dwar I-uzu ta’ Agneursa,
ara |-fuljett ta’ taghrif jew ikkuntattja lit-tabib jew lill-ispizjar tieghek.

Kif jahdem Aqneursa?

NPC hija kkawzata minn bidliet (mutazzjonijiet) fil-geni li jipprovdu struzzjonijiet ghall-produzzjoni tal-
proteini msejha NPC1 u NPC2. Dawn il-proteini huma normalment involuti fit-trasport tax-xahmijiet
mil-lizozomi (boroz zghar fi¢-celloli li jkissru molekuli kbar bhax-xahmijiet) lejn partijiet ohra tac-
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cellola. F'persuni b'NPC, NPC1 jew NPC2 ma jahdmux sew, u dan iwassal ghal akkumulazzjoni ta’
xaham fil-lizozomi li huwa ta’ hsara ghac-celloli.

Il-mod ezatt kif tahdem is-sustanza attiva f’Aqneursa, il-levacetylleucine, mhuwiex maghruf.
Madankollu, I-istudji fl-annimali jissuggerixxu li dan jista’ jghin sabiex tigi kkoreguta |-kapacita tac-
celloli li jiggeneraw |-energdija. Dan jinkludi I-kapacita tac-celloli li jipproducu trifosfat tal-adenozina, is-
sors ewlieni ta’ energija ghac-celloli fil-mohh li jikkontrollaw il-moviment u I-bilanc.

X'inhuma I-beneficc¢ji ta’ Aqneursa li hargu mill-istudji?

Fi studju ewlieni li kien jinvolvi 60 adult u tfal minn 6 snin ‘il fuq li kienu jiznu mill-ingas 20 kg, it-
trattament b’Agneursa rrizulta f'titjib fil-moviment, fil-koordinazzjoni u fil-kapacita taghhom li jwettqu
kompiti ta’ kuljum meta mgabbla ma’ placebo (trattament fint).

Fl-istudju, il-pazjenti nghataw jew Agneursa jew placebo ghall-ewwel 12-il gimgha; 51 mis-60
partecipant kienu ged jinghataw ukoll trattament b’miglustat. Wara dan il-perjodu, il-gruppi galbu; il-
pazjenti ttrattati b’Agneursa nghataw placebo, u dawk li kienu ged jiehdu placebo nghataw Agneursa
ghal 12-il gimgha ohra. Il-kejl ewlieni tal-effikacja kien il-bidla fl-iskala ghall-valutazzjoni u I-
klassifikazzjoni tal-puntegg ta’ atassija (SARA). Il-puntegg SARA jkejjel kemm il-moviment, il-
koordinazzjoni kif ukoll il-kapacita ta’ persuna li twettaq kompiti ta’ kuljum huma affettwati mill-
atassija (kundizzjoni li tikkawza telf ta’ koordinazzjoni tal-muskoli). L-iskala tvarja minn O (I-ebda
atassija) sa 40 (atassija severa); tnaqgqis fil-puntegg ta’ persuna jfisser li s-sintomi taghha ged jitjiebu.

B’'mod generali, it-trattament b’Agneursa rrizulta fi thaqqis medju ta’ madwar 2 punti fil-puntegg
SARA, meta mqgabbel ma’ tnaqqis ta’ 0.6 bil-placebo. Barra minn hekk, dawk li nghataw Agneursa u
mbaghad galbu ghall-pla¢ebo esperjenzaw aggravar tal-puntegg SARA taghhom wara li waqqgfu t-
trattament bil-medicina.

X’inhuma r-riskji assoc¢jati ma’ Aqneursa?

Ghal-lista shiha tal-effetti sekondariji u r-restrizzjonijiet b’Agneursa, ara I-fuljett ta’ taghrif.

L-effett sekondarju I-aktar komuni b’Agneursa (li jista’ jaffettwa sa persuna 1 minn kull 10) huwa
flatulenza (gass).

Ghaliex Aqneursa gie awtorizzat fl-UE?

NPC hija kundizzjoni rari ta’ theddida ghall-hajja b’ghazliet ta’ trattament limitati. Fiz-zmien tal-
approvazzjoni ta’ Agneursa, |-unika medicina awtorizzata ghat-trattament tas-sintomi newrologici ta’
NPC kienet miglustat.

Minkejja xi incertezzi fl-istudju ewlieni, bhat-tul ta’ trattament relattivament gasir ghal medicina
mahsuba ghal uzu fit-tul, Agneursa rrizulta f'titjib fis-sintomi newrologici ta’ NPC, inkluzi dawk li
jaffettwaw il-moviment u I-koordinazzjoni. Barra minn hekk, dawk li waqqfu t-trattament kellhom
aggravar sinifikanti tas-sintomi taghhom. Fiz-zmien tal-approvazzjoni, I-uniku effett sekondarju
assocjat ma’ Agneursa kien il-flatulenza.

L-Agenzija Ewropea ghall-Medic¢ini ghaldagstant iddecidiet li I-benefi¢¢ji ta’” Agneursa huma akbar mir-
riskji tieghu u li jista’ jigi awtorizzat ghall-uzu fl-UE.
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X'mizuri qeghdin jittiehdu biex jigi zgurat I-uzu sigur u effettiv ta’
Agneursa?

Fis-sommarju tal-karatteristici tal-prodott u fil-fuljett ta’ taghrif gew inkluzi r-rakkomandazzjonijiet u I-
prekawzjonijiet li ghandhom jigu segwiti mill-professjonisti fil-qasam tal-kura tas-sahha u mill-pazjenti
ghall-uzu sigur u effettiv ta’ Agneursa.

Bhal fil-kaz tal-medicini kollha, id-data dwar I-uzu ta’ Agneursa hija ssorveljata kontinwament. L-effetti
sekondarji ssuspettati rrapportati b’Agneursa huma evalwati bir-reqga u kull azzjoni mehtiega hi
mehuda biex tipprotegi lill-pazjenti.

Informazzjoni ohra dwar Aqneursa

Aqgneursa r¢ieva awtorizzazzjoni ghat-tgeghid fis-suq valida fl-UE kollha fi

Aktar informazzjoni dwar Agneursa tinstab fis-sit web tal-Agenzija:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/agneursa.
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