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Agneursa (lewacetyloleucyna)
Przeglad wiedzy na temat leku Agneursa i uzasadnienie udzielenia
pozwolenia na dopuszczenie do obrotu w UE

Czym jest lek Agneursa i w jakim celu sie go stosuje

Lek Agneursa jest stosowany w leczeniu objawdéw neurologicznych (wptywajacych na mdzg i nerwy)
w przebiegu choroby Niemanna-Picka typu C (NPC) u oséb dorostych i dzieci w wieku od 6 lat o masie
ciala wynoszacej co najmniej 20 kg.

NPC jest chorobg dziedziczng, ktéra wptywa na zdolnos$¢ organizmu do transportowania ttuszczow
wewnatrz komérek. Z czasem ttuszcze te gromadza sie w komdrkach mézgu i innych czesci uktadu
nerwowego, wskutek czego takie komorki przestaja prawidtowo funkcjonowac i w kofcu obumieraja.
Prowadzi to do wystgpienia objawdw, takich jak problemy z rGwnowagq, poruszaniem sie

i przetykaniem, niewyrazna mowa i nieopanowane drzenie.

Lek Agneursa stosuje sie w skojarzeniu z miglustatem, innym lekiem stosowanym w leczeniu
neurologicznych objawdw NPC. Lek mozna réwniez stosowa¢ w monoterapii, jesli miglustat wywotat
dziatania niepozadane, ktére czyniq takie leczenie nieodpowiednim dla pacjenta.

Ze wzgledu na to, ze NPC jest choroba rzadko wystepujaca, w dniu 20 marca 2017 r. lek Agneursa
uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach). Wiecej informacji na temat przyznania
statusu leku sierocego mozna znalez¢ na stronie internetowej EMA.

Substancja czynng zawartg w leku Agneursa jest lewacetyloleucyna.

Jak stosowac lek Agneursa

Lek wydawany na recepte. Lek ma postac saszetek zawierajacych granulat, ktéry miesza sie z woda, a
powstatg zawiesine nalezy przyjmowac doustnie 2-3 razy na dobe. Zawiesine mozna réowniez podawac
przez zgtebnik.

Wielkos$¢ dawki zalezy od masy ciata pacjenta. Wiecej informacji o sposobie stosowania leku Agneursa
znajduje sie w Ulotce dla pacjenta lub udzieli ich lekarz lub farmaceuta.
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Jak dziata lek Agneursa

Przyczyng NPC sg zmiany (mutacje) w genach zawierajacych instrukcje wytwarzania biatek zwanych
NPC1 i NPC2. Biatka te zwykle uczestnicza w transporcie ttuszczédw z lizosomdw (niewielkich struktur
komorkowych, ktore rozktadajg duze czasteczki, takie jak ttuszcze) do innych czesci komorki. U oséb
z NPC biatka NPC1 badz NPC2 nie funkcjonujg prawidtowo, co prowadzi do gromadzenia sie ttuszczu

w lizosomach i jest szkodliwe dla komorek.

Dokfadny sposéb dziatania substancji czynnej zawartej w leku Agneursa, lewacetyloleucyny, nie jest
znany. Jednak badania na zwierzetach sugerujg, ze moze ona poprawiac¢ zdolno$¢ komérek do
wytwarzania energii. Obejmuje to zdolnos$¢ komodrek do wytwarzania adenozynotrifosforanu, czyli
gtdbwnego zrddta energii dla komdrek w mdzgu, ktére kontrolujg ruch i rbwnowage.

Korzysci ze stosowania leku Aqneursa wykazane w badaniach

W badaniu gtéwnym z udziatem 60 oséb dorostych i dzieci w wieku od 6 lat o masie ciata co najmniej
20 kg podawanie leku Agneursa spowodowato poprawe sprawnosci ruchowej, koordynacji i zdolnosci
do wykonywania codziennych czynnosci w poréwnaniu z placebo (leczeniem pozorowanym).

W badaniu pacjentom podawano lek Agneursa albo placebo przez pierwszych 12 tygodni; 51 z 60
uczestnikdéw otrzymywato réwniez leczenie miglustatem. Po tym okresie grupy sie zamienity —
pacjenci, ktérzy dotychczas otrzymywali lek Agneursa, przeszli na placebo, a ci, ktorzy otrzymywali
placebo, przeszli na lek Agneursa na kolejne 12 tygodni. Gtéwnym kryterium oceny skutecznosci byta
zmiana w skali oceny i klasyfikacji ataksji (SARA). Skala SARA mierzy wptyw ataksji (utraty
koordynacji miesni) na poruszanie sie, koordynacje i zdolno$¢ do wykonywania codziennych czynnosci.
Skala zawiera sie miedzy 0 (brak ataksji) a 40 (ciezka ataksja). Spadek wyniku oznacza ztagodzenie
objawodw.

Ogodlnie rzecz biorgc, stosowanie leku Agneursa powodowato $rednie zmniejszenie wyniku w skali SARA
o okoto 2 punkty, w poréwnaniu ze zmniejszeniem o 0,6 punktu w przypadku placebo. Ponadto u osdb,
ktore otrzymywaty lek Agneursa, a nastepnie przeszty na placebo, wynik w skali SARA ulegat
pogorszeniu.

Ryzyko zwigzane ze stosowaniem leku Agqneursa

Petny wykaz dziatan niepozadanych i ograniczen zwigzanych ze stosowaniem leku Agneursa znajduje
sie w Ulotce dla pacjenta.

Najczestsze dziatanie niepozgdane zwigzane ze stosowaniem leku Agneursa (mogace wystapi¢ u 1 na
10 pacjentow) to wzdecia (gazy).

Podstawy dopuszczenia do obrotu leku Aqneursa w UE

NPC to rzadka, zagrazajgca zyciu choroba o ograniczonych mozliwosciach leczenia. W momencie
zatwierdzenia leku Agneursa jedynym lekiem dopuszczonym do stosowania w leczeniu objawoéw
neurologicznych NPC byt miglustat.

Pomimo pewnych watpliwosci w badaniu gtéwnym, takich jak stosunkowo krotki czas stosowania leku
przeznaczonego do dtugotrwatego stosowania, lek Agneursa powodowat ztagodzenie objawéow
neurologicznych w przebiegu NPC, w tym tych wptywajacych na ruch i koordynacje. Ponadto u oséb,
ktore przerwaty leczenie, wystgpito istotne pogorszenie objawdéw. W momencie dopuszczenia leku
Agneursa do obrotu jedynym dziataniem niepozadanym zwigzanym z jego stosowaniem byty wzdecia.
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Europejska Agencja Lekow uznata zatem, ze korzysci ptynace ze stosowania leku Agneursa
przewyzszaja ryzyko i moze on by¢ dopuszczony do stosowania w UE.

Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego
stosowania leku Agneursa

W celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego stosowania leku Agneursa w Charakterystyce Produktu
Leczniczego i w Ulotce dla pacjenta zawarto zalecenia i $rodki ostroznosci przeznaczone dla personelu
medycznego i pacjentow.

Tak jak w przypadku wszystkich lekdw, dane o stosowaniu leku Agneursa s stale monitorowane.
Podejrzewane dziatania niepozadane leku Agneursa sg starannie oceniane i podejmowane sg wszelkie
czynnosci konieczne do ochrony pacjentow.

Inne informacje dotyczace leku Agqneursa

Lek Agneursa otrzymat pozwolenie na dopuszczenie do obrotu, wazne w catej UE od dnia

Dalsze informacje dotyczace leku Agneursa znajdujg sie na stronie internetowej Agencji pod adresem:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/agneursa.
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