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Streszczenie EPAR dla ogétu spoteczenstwa

Cystadrops

merkaptamina

Niniejszy dokument jest streszczeniem Europejskiego Publicznego Sprawozdania Oceniajacego (EPAR)
dotyczacego leku Cystadrops. 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 Cystadrops.

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

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

Cystadrops jest lekiem okulistycznym stosowanym u pacjentéw od 2. roku zycia z z cystynoza.
Cystynoza to choroba dziedziczna, w ktérej naturalna substancja o nazwie cystyna odktada sie w
organizmie, tworzac szkodliwe krysztatki, zwtaszcza w nerkach i rogéwce (przezroczysta warstwa w
przedniej czesci oka). Cystadrops stosuje sie, aby ogranicza¢ odktadanie sie krysztatkdw cystyny w
rogoéwce.

Ze wzgledu na matg liczbe pacjentow z cystynozg choroba ta jest uwazana za rzadko wystepujaca,
zatem w dniu 7 listopada 2008 r. produkt Cystadrops uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich
chorobach).

Cystadrops zawiera substancje czynng merkaptamine (zwang takze cysteaming).
Jak stosowac produkt Cystadrops?

Cystadrops wydaje sie wytacznie z przepisu lekarza, a leczenie powinno zosta¢ rozpoczete pod
nadzorem lekarza z doswiadczeniem w leczeniu cystynozy.

Lek Cystadrops jest dostepny w postaci kropli do oczu. Zalecana dawka to jedna kropla zakraplana do
kazdego oka 4 razy na dobe w godzinach dziennych. Lekarz moze stopniowo zmniejsza¢ dawke do 1
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kropli na dobe w zaleznosci od wynikdw badan okulistycznych. Leczenie nalezy kontynuowac
dtugoterminowo.

Wiecej informacji znajduje sie w ulotce dla pacjenta.
Jak dziata produkt Cystadrops?

Uszkodzenia spowodowane odktadaniem sie krysztatkdw cystyny wewnatrz komorek rogdwki mogaq
powodowac powazne problemy ze wzrokiem. Substancja czynna leku Cystadrops, merkaptamina,
wchodzi w reakcje z cystyng, rozpuszczajac jq i tworzac substancje, ktére mozna usuna¢ z komoérek. Po
podaniu leku do oka ilos¢ cystyny w komédrkach rogéwki zmniejsza sie, co ogranicza uszkodzenie oka.

Jakie korzysci ze stosowania produktu Cystadrops zaobserwowano w
badaniach?

Lek Cystadrops poréwnywano z innym, mniej skoncentrowanym roztworem kropli do oczu z
merkaptaming w jednym badaniu gtéwnym z udziatem pacjentow w wieku od 2. roku zycia z cystynoza.
Gtéwne kryterium oceny skutecznosci oparto na redukcji krysztatkéw cystyny w rogéwce obserwowanej
pod mikroskopem i ocenianej w skali o nazwie IVCM. Zakres skali to 0—28, przy czym 0 odpowiada
brakowi krysztatkdw. Na poczatku badania $sredni wynik w obu grupach pacjentéw wynosit 10.

Wykazano, ze w redukcji krysztatkdw cystyny w rogéwce Cystadrops byt skuteczniejszy od leku
poréwnawczego po 3 miesigcach leczenia: u pacjentéw stosujacych lek Cystadrops wynik IVCM byt
nizszy o 4,6 punktu w poréwnaniu z wynikiem nizszym o 0,5 punktu u pacjentéw stosujacych lek
poréwnawczy. Stosujac lek Cystadrops, uzyskano réowniez zmniejszenie $wiattowstretu (dyskomfort
oczu w jaskrawym Swietle).

Jakie ryzyko wigze sie ze stosowaniem produktu Cystadrops?

Najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Cystadrops (mogace wystapi¢ u
wiecej niz 1 osoby na 10) dotyczg oka i obejmujg bodl, swiad i podraznienie oka, zwiekszone fzawienie,
niewyrazne widzenie i przekrwienie oka (czerwone oko). Wiekszos$¢ z tych dziatan niepozgdanych jest
przemijajqca i ma nasilenie tagodne lub umiarkowane.

Petny wykaz dziatan niepozgdanych oraz ograniczen zwigzanych ze stosowaniem leku Cystadrops
znajduje sie w ulotce dla pacjenta.

Na jakiej podstawie zatwierdza sie produkt Cystadrops?

Roztwory kropli do oczu z merkaptaming sporzadzane na miejscu w aptekach lub szpitalach sg
stosowane od wielu lat w leczeniu objawdw ocznych cystynozy. Ponadto w badaniu wykazano
skutecznosc¢ leku Cystadrops w redukcji krysztatkow cystyny w rogéwce. Lek tagodzit takze inne
objawy cystynozy, takie jak $wiattowstret. Jezeli chodzi o bezpieczenstwo, dziatania niepozadane
dotyczace oka, cho¢ bardzo czeste, sg zazwyczaj mozliwe do kontrolowania.

Komitet ds. Produktéw Leczniczych Stosowanych u Ludzi (CHMP) Agencji uznat, ze korzysci ptynace ze
stosowania produktu Cystadrops przewyzszajq ryzyko, i zalecit jego dopuszczenie do stosowania w UE.
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Jakie srodki sa podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i
skutecznego stosowania produktu Cystadrops?

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

Inne informacje dotyczace produktu Cystadrops

Petne sprawozdanie EPAR dotyczace produktu Cystadrops 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 Cystadrops nalezy zapoznad
sie z ulotkg dla pacjenta (takze czes¢ EPAR) badz skontaktowac sie z lekarzem lub farmaceuta.

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

disease designation.
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