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Streszczenie EPAR dla ogétu spoteczenstwa

Cystagon

merkaptamina

Niniejszy dokument jest streszczeniem Europejskiego Publicznego Sprawozdania Oceniajacego (EPAR)
dotyczacego leku Cystagon. Wyjasnia, jak Komitet ds. Produktéw Leczniczych Stosowanych u Ludzi

(CHMP) ocenit lek w celu ustalenia opinii, na podstawie ktérej przyznano pozwolenie na dopuszczenie
produktu Cystagon do obrotu, oraz zalecen w sprawie warunkow stosowania leku.

Co to jest lek Cystagon?

Cystagon to lek, ktéry zawiera substancje czynng merkaptamine (znang réwniez jako cysteamina). Lek
jest dostepny w postaci kapsutek (50 i 150 mg).

W jakim celu stosuje sie lek Cystagon?

Cystagon stosuje sie do leczenia pacjentdéw, u ktorych wystepuje cystynoza nefropatyczna (nerkowa).
Cystynoza jest rzadkg chorobg dziedziczng powodujaca gromadzenie sie cystyny (aminokwas
naturalnie wystepujacy w organizmie) w komorkach ciata, w szczegdélnosci nerek i oczu, co prowadzi do
ich uszkodzenia.

Lek wydaje sie wytacznie z przepisu lekarza.
Jak stosowac lek Cystagon?

Leczenie produktem Cystagon powinien rozpoczyna¢ lekarz posiadajacy doswiadczenie w leczeniu
cystynozy.

Nalezy monitorowac poziom cystyny w krwinkach biatych i odpowiednio korygowa¢ dawke leku.

U dzieci do 12 lat, zalecang dawke dobowg oblicza sie w zaleznosci od powierzchni ciata (okreslana na
podstawie wzrostu i masy ciata pacjenta), i powinna wynosi¢ 1,30 g na m? podzielone na 4 dawki. U
pacjentow w wieku powyzej 12. roku zycia i powyzej 50 kg masy ciata zalecana dawka wynosi 2 g
podzielone na 4 dawki. Dawki poczatkowe powinny wynosi¢ od 1/4 do 1/6 przewidywanej dawki
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koncowej. Dawke poczatkowaq nalezy stopniowo zwiekszac przez 4 do 6 tygodni. Maksymalna dawka w
zadnym wypadku nie moze przewyzszac 1,95 g na m? na dobe. Wiecej informacji znajduje sie w ulotce
dla pacjenta.

Jak dziata lek Cystagon?

Substancja czynna leku Cystagon, merkaptamina, reaguje z cystyng, tworzac inny aminokwas zwany
cysteing oraz zwigzek zwany solg cysteinowo-cysteaminowg. Ciato jest w stanie usuwac te sél z
komorek. W ten sposob ilos¢ cystyny w narzadach zmniejsza sie, co ogranicza ich uszkodzenie.

Jak badano lek Cystagon?

Lek Cystagon oceniano w trzech badaniach gtéwnych z udziatem 234 pacjentow przez okres 12 lat.
Badania te obejmowaty dzieci i nowych pacjentow, u ktérych oceniano dwie rézne dawki. Poniewaz
choroba ta jest bardzo powazna, ze wzgledéw etycznych nie byto mozliwe poréwnanie leku Cystagon
bezposrednio z placebo. Zamiast tego dokonano poréwnania z grupg pacjentéw, ktérzy otrzymywali
placebo w ramach innego, niepowigzanego badania. W badaniach oceniano czynno$¢ nerek, czas
przezycia oraz tempo wzrostu pacjentéw.

Jakie korzysci ze stosowania leku Cystagon zaobserwowano w badaniach?

W trzech wymienionych badaniach wykazano, ze lek Cystagon opdznia wystgpienie problemoéw z
nerkami oraz konieczno$¢ stosowania dializ lub przeszczepu nerek, gdy leczenie rozpoczyna sie we
wczesnym wieku. Lek poprawia takze czas przezycia i tempo wzrostu leczonych dzieci.

Jakie ryzyko wigze sie ze stosowaniem leku Cystagon?

Najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Cystagon (wystepujace u wiecej niz
1 na 10 pacjentéw) to: utrata apetytu, wymioty, nudnosci (mdfosci), biegunka, letarg (brak energii) i
goraczka. Petny wykaz dziatan niepozadanych zwigzanych ze stosowaniem leku Cystagon znajduje sie
w ulotce dla pacjenta.

Leku Cystagon nie wolno stosowac u oséb, u ktérych wystepuje nadwrazliwo$¢ (alergia) na cysteamine
lub na ktérykolwiek skfadnik produktu lub na inny lek zwany penicylaming. Leku nie wolno réwniez
stosowac u kobiet karmigcych piersig ani u kobiet w cigzy (zwtaszcza podczas trzech pierwszych
miesiecy cigzy), chyba, ze jest to wyraznie konieczne.

Na jakiej podstawie zatwierdzono lek Cystagon?

Cystynoza jest rzadka, Smiertelng chorobg, a lek Cystagon uwaza sie za przydatny w jej leczeniu.
CHMP uznat, ze korzysci ze stosowania leku Cystagon przewyzszajg ryzyko, i zalecit przyznanie
pozwolenia na dopuszczenie produktu do obrotu.

Inne informacje dotyczace leku Cystagon

W dniu 23 czerwca 1997 r. Komisja Europejska przyznata pozwolenie na dopuszczenie leku Cystagon
do obrotu wazne w catej Unii Europejskiej.

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

Data ostatniej aktualizacji: 07-2013.
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