EUROPEAN MEDICINES AGENCY

SCIENCE MEDICINES HEALTH

EMA/704352/2016
EMEA/H/C/000678

Streszczenie EPAR dla og6tu spoteczenstwa

Cystadane

bezwodna betaina

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

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

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

Cystadane jest lekiem stosowanym w leczeniu homocystynurii, choroby dziedzicznej, w ktorej
aminokwas homocysteina nie ulega rozpadowi, przez co odktada sie w organizmie. Powoduje to szereg
objawdéw, w tym pogorszenie widzenia, ostabienie kosci i problemy krazeniowe.

Produkt stosuje sie z innymi metodami leczenia, takimi jak witamina B6 (pirydoksyna), witamina B12
(kobalamina), foliany i specjalna dieta.

Cystadane zawiera substancje czynng bezwodna betaina.

Ze wzgledu na matq liczbe pacjentéw z homocystynurig choroba ta jest uwazana za rzadko
wystepujacq, zatem w dniu 9 lipca 2001 r. produkt Cystadane uznano za lek sierocy (lek stosowany w
rzadkich chorobach).

Jak stosowac produkt Cystadane?

Leczenie produktem Cystadane powinien nadzorowa¢ lekarz majacy doswiadczenie w leczeniu
pacjentéw z homocystynurig.

Produkt Cystadane jest dostepny w postaci proszku do podawania doustnego. Standardowa dawka
produktu Cystadane wynosi 100 mg na kilogram masy ciata na dobe, podzielone na dwie réwne dawki.
Dawke mozna dostosowac zaleznie od odpowiedzi na leczenie (monitorowanej pomiarem poziomu
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homocysteiny we krwi). Celem leczenia jest utrzymanie poziomu homocysteiny we krwi ponizej 15
mikromoli lub na jak najnizszym poziomie. Taki efekt zazwyczaj osiqga sie w ciqggu jednego miesigca.

Lek Cystadane jest dostarczany wraz z 3 tyzeczkami, umozliwiajgcymi odmierzanie 100 mg, 150 mgi 1
g proszku. Proszek ten nalezy doktadnie rozpusci¢ w wodzie, soku, mleku, preparacie zywieniowym lub
innym pokarmie bezposrednio przed jego spozyciem.

Jak dziata produkt Cystadane?

Betaina jest naturalng substancja, ktérg ekstrahuje sie z buraka cukrowego. W homocystynurii betaina
redukuje poziom homocysteiny we krwi, przeksztatcajac homocysteine w aminokwas metionine.
Pomaga to zmniejszac¢ objawy choroby.

Jakie korzysci ze stosowania produktu Cystadane zaobserwowano w
badaniach?

Firma przedstawita informacje z literatury naukowej na temat produktu Cystadane. Obejmowaty one
202 doniesienia opisujace dziatanie produktu Cystadane, podawanego w réznych dawkach, na poziom
homocysteiny u pacjentdw z homocystynurig w réznym wieku. W przypadku 140 pacjentow
przedstawiono takze informacje na temat wystepujacych u nich objawéw, stosowanych dawek i czasu
leczenia, a takze innych przyjmowanych lekow. Wiekszos$¢ pacjentdéw przyjmowata takze witaminy B6
lub B12, badz foliany. Informacje z tych badan poréwnano z opublikowanymi doniesieniami
opisujacymi przebieg choroby u pacjentéw nieleczonych.

Wydaje sie, ze u pacjentow przyjmujacych produkt Cystadane wystepuje poziom homocysteiny obniza
sie bardziej niz u pacjentdéw nieleczonych. Jest to zwigzane z obserwowang poprawg objawéw
dotyczacych uktadu krazenia (serca i naczyn krwionosnych) oraz zmniejszeniu problemoéw z rozwojem
uktadu nerwowego u okoto trzech czwartych pacjentéow przyjmujacych produkt Cystadane. Lek byt
skuteczny u pacjentow ze wszystkimi trzema typami homocystynurii.

Jakie ryzyko wigze sie ze stosowaniem produktu Cystadane?

Najczestsze dziatanie niepozadane zwigzane ze stosowaniem produktu Cystadane (obserwowane u
wiecej niz 1 pacjenta na 10) to podwyzszony poziom metioniny we krwi. U pacjentéw przyjmujacych
produkt Cystadane nalezy monitorowac poziom metioniny, gdyz jego nadmierne wahania mogq
doprowadzi¢ do obrzeku mdzgu. Pacjenci z objawami obrzeku mézgu, takimi jak poranne bdle gtowy z
wymiotami lub zaburzenia widzenia, powinni powiedzie¢ o tym swojemu lekarzowi, gdyz moze by¢
konieczne przerwanie leczenia produktem Cystadane.

Petny wykaz dziatan niepozadanych i ograniczen znajduje sie w ulotce dla pacjenta.
Na jakiej podstawie zatwierdza sie produkt Cystadane?

Komitet ds. Produktéw Leczniczych Stosowanych u Ludzi (CHMP) Agencji zadecydowat, ze cho¢
przeprowadzono niewiele systematycznych badan dotyczacych produktu Cystadane, lek ten jest
przydatny po dotgczeniu do istniejacych metod leczenia homocystynurii, takich jak suplementacja
witaminowa i stosowanie specjalnej diety. Komitet zwrdcit uwage na to, ze produkt Cystadane nie
zastepuje innych metod leczenia.

Komitet uznat, ze korzysci ptynace ze stosowania produktu Cystadane przewyzszajq ryzyko w leczeniu
uzupetniajgcym homocystynurii, gdy jest on stosowany zgodnie ze wskazaniem. Komitet zalecit
przyznanie pozwolenia na dopuszczenie produktu Cystadane do obrotu.
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Jakie srodki sa podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i
skutecznego stosowania produktu Cystadane?

Firma wytwarzajaca produkt Cystadane bedzie prowadzita rejestr pacjentéow przyjmujacych lek w celu
monitorowania jego bezpieczenstwa. W szczegdlnosci firma bedzie monitorowata przypadki obrzeku
madzgu, jaki obserwowano u niewielkiej liczby pacjentdw podczas badan tego leku.

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

Inne informacje dotyczace produktu Cystadane

W dniu 15 lutego 2007 r. Komisja Europejska przyznata pozwolenie na dopuszczenie leku Cystadane do
obrotu wazne w catej Unii Europejskiej.

Petne sprawozdanie EPAR dotyczace produktu Cystadane 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 Cystadane nalezy zapoznac sie
z ulotka dla pacjenta (takze czes$¢ EPAR) badz skontaktowac sie z lekarzem lub farmaceuta.

Streszczenie opinii Komitetu ds. Sierocych Produktow Leczniczych dotyczacej produktu Cystadane
znajduje sie na stronie internetowej Agencji: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare
disease designation.

Data ostatniej aktualizacji: 10.2016.
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