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Streszczenie EPAR dla ogétu spoteczenstwa

Brineura
cerliponaza alfa

Niniejszy dokument jest streszczeniem Europejskiego Publicznego Sprawozdania Oceniajacego (EPAR)
dotyczacego leku Brineura. Wyjasnia, jak Agencja ocenita lek w celu przyjecia zalecen w sprawie
przyznania pozwolenia na dopuszczenie produktu do obrotu w UE oraz warunkéw jego stosowania.
Jego celem nie jest zapewnienie praktycznej porady dotyczacej stosowania leku Brineura.

W celu uzyskania praktycznych informacji na temat stosowania leku Brineura, nalezy zapoznac sie z
ulotkya dla pacjenta badz skontaktowac sie z lekarzem lub farmaceuta.

Co to jest produkt Brineura i w jakim celu sie go stosuje?

Brineura jest lekiem stosowanym do leczenia ceroidolipofuscynozy neuronalnej typu 2 (CLN2), choroby
dziedzicznej u dzieci, prowadzacej do postepujacego uszkodzenia mézgu.

Ze wzgledu na matg liczbe pacjentow z CLN2 choroba ta jest uwazana za rzadko wystepujaca, zatem w
dniu 13 marca 2013 r. produkt Brineura uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach).

Produkt Brineura zawiera substancje czynng cerliponaze alfa.
Jak stosowac produkt Brineura?

Lek Brineura jest podawany w postaci wlewéw bezposrednio do mdzgu. Przed pierwszym wlewem
pacjent musi przej$¢ operacje wszczepienia urzadzenia, ktére prowadzi z zewnatrz czaszki przez
komore zawierajgca ptyn mdzgowo-rdzeniowy w moézgu, dokad lek jest dostarczany.

Wlewy podawane sg raz na dwa tygodnie przez personel medyczny posiadajacy wiedze w zakresie
podawania lekdw do mézgu. W celu zmniejszenia ryzyka reakcji zwigzanych z infuzja pacjenci mogg
otrzymywac inne leki przed leczeniem produktem Brineura lub w trakcie tego leczenia, badz tez mozna
zmniejszy¢ tempo podawania wlewu. Leczenie moze by¢ kontynuowane tak dtugo, jak dtugo pacjent
odnosi z niego korzysci.

30 Churchill Place e Canary Wharf e London E14 5EU e United Kingdom
Telephone +44 (0)20 3660 6000 Facsimile +44 (0)20 3660 5555 H
Send a question via our website www.ema.europa.eu/contact An agency of the European Union

© European Medicines Agency, 2017. Reproduction is authorised provided the source is acknowledged.



Lek Brineura wydaje sie wyfacznie z przepisu lekarza. Wiecej informacji znajduje sie w ulotce
informacyjnej.

Jak dziata produkt Brineura?

Chorzy na CLN2 cierpig na niedobér enzymu wymaganego do prawidtowego rozwoju moézgu, zwanego
tripeptydylo-peptydazg 1 (TPP1). Substancja czynna leku Brineura, cerliponaza alfa, jest kopig TPP1 i
jest stosowana w zastepstwie brakujacego enzymu.

Lek jest podawany w postaci wlewow bezposrednio do mézgu w celu ominiecia bariery krew-mazg,
bariery ochronnej oddzielajacej krwiobieg od mdzgu i zapobiegajacej przedostawaniu sie substancji
takich jak leki do tkanki mézgowej.

Jakie korzysci ze stosowania produktu Brineura zaobserwowano w
badaniach?

We wczesnych badaniach udowodniono, ze lek Brineura powoduje spowolnienie postepu choroby
mierzonego z wykorzystaniem standardowej skali oceny.

W badaniu, w ktérym 23 dzieci (Srednia wieku 4 lata) leczono lekiem Brineura przez niemal rok, u 20
(87%) z nich nie wystapit 2-punktowy spadek funkcji ruchowych i mowy obserwowany historycznie u
pacjentéw nie otrzymujacych leczenia.

Oceny dokonali lekarze, ktdrzy przyznawali pacjentom indywidualng ocene funkcji ruchowych i mowy
(gdzie 0 oznacza najciezsze zaburzenia, a 3 oznacza stan prawidtowy). Koncowa ocena pacjentéw bylta
suma tych dwéch ocen.

W badaniu obserwacyjnym korzysci ze stosowania leku Brineura utrzymywaty sie przez kolejny rok, przy
czym wyniki wskazywaty, ze u wiekszosci pacjentow postep choroby mozna opdznié. Badanie jest nadal
prowadzone.

Jakie ryzyko wigze sie ze stosowaniem produktu Brineura?

Najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Brineura (ktére mogg wystepowac u
wiecej niz 1 na 5 osbéb) to goragczka, niski poziom biatka w CSF (ptynie w moézgu i rdzeniu kregowym),
nieprawidtowy zapis EKG (badania aktywnosci serca), wymioty, zakazenia gérnych drég oddechowych
(zakazenia nosa i gardta) oraz reakcje nadwrazliwosci (alergiczne). Petny wykaz zgtaszanych dziatan
niepozadanych zwigzanych ze stosowaniem produktu Brineura znajduje sie w ulotce informacyjnej.

Leku Brineura nie wolno podawac pacjentom, u ktorych wystapity zagrazajace zyciu reakcje
nadwrazliwosci (alergiczne) na lek Brineura i u ktérych nastgpit nawrét objawéw po ponownym podaniu
leku Brineura. Nie wolno go takze podawac pacjentom z wszczepionym urzadzeniem do odprowadzania
nadmiaru ptyndéw z mdzgu. Ponadto pacjentom nie wolno podawac leku Brineura w przypadku problemoéw
z urzadzeniem, takich jak wyciek lub zakazenie.

Na jakiej podstawie zatwierdza sie produkt Brineura?

Dostepne dane wskazujq, ze lek Brineura pomaga w spowolnieniu utraty funkcji poruszania sie i mowy u
pacjentéw z CLN2, chorobg, przeciw ktdrej nie istniejg inne sposoby leczenia.

W kwestii bezpieczenstwa, dane nie wskazujg na zadne nieakceptowalne zagrozenia. Komitet ds.
Produktow Leczniczych Stosowanych u Ludzi (CHMP) Agencji uznat, ze korzysci ptynace ze stosowania
produktu Brineura przewyzszajq ryzyko, i zalecit jego dopuszczenie do stosowania w UE.
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Lek Brineura dopuszczono do obrotu w wyjgtkowych okolicznosciach. Wynika to z faktu, ze nie mozna
byto uzyskac petnych informacji o leku Brineura z uwagi na rzadkie wystepowanie choroby. Co roku
Europejska Agencja Lekdw dokona przegladu wszelkich nowych informacji i w razie potrzeby uaktualni
niniejsze sprawozdanie.

Jakich informacji brakuje jeszcze na temat produktu Brineura?

W zwigzku z tym, ze produkt Brineura zostat dopuszczony do obrotu w wyjatkowych okolicznosciach,
firma wprowadzajgca go do obrotu dostarczy dodatkowe dane z badan jego bezpieczenstwa, w tym
dotyczace ryzyka reakcji alergicznych w przypadku diugotrwatego stosowania oraz dtugotrwatej
skutecznosci w zakresie op6znienia lub powstrzymania pogorszenia funkcji poruszania i mowy. Badania
beda obejmowaty dzieci w wieku ponizej 2 lat, dla ktérych obecnie brak jest danych.

Jakie srodki sq podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i
skutecznego stosowania produktu Brineura?

Firma, ktéra wprowadza lek Brineura do obrotu zapewni, aby fachowy personel medyczny, ktéry ma
podawac ten lek, otrzymat materiaty edukacyjne na temat jego stosowania i sposobéw unikania
problemdw zwigzanych z urzadzeniem, takich jak zakazenie lub blokada.

W celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego stosowania leku Brineura w charakterystyce produktu
leczniczego i ulotce dla pacjenta zawarto réwniez zalecenia i $rodki ostroznosci przeznaczone dla
personelu medycznego i pacjentow.

Inne informacje dotyczace produktu Brineura

Petne sprawozdanie EPAR dotyczace produktu Brineura znajduje sie na stronie internetowej Agencji
pod adresem: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports. W
celu uzyskania dodatkowych informacji dotyczacych leczenia produktem Brineura nalezy zapoznac sie z
ulotkg dla pacjenta (takze cze$¢ EPAR) badz skontaktowac sie z lekarzem lub farmaceuta.

Streszczenie opinii Komitetu ds. Sierocych Produktéw Leczniczych, dotyczacej produktu Brineura
znajduje sie na stronie internetowej Agencji: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare

disease designation.
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