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Miglustat Dipharma (miglustat)
Przeglad wiedzy na temat leku Miglustat Dipharma i uzasadnienie udzielenia
pozwolenia na dopuszczenie do obrotu w UE

Czym jest lek Miglustat Dipharma i w jakim celu sie go stosuje

Miglustat Dipharma jest lekiem stosowanym w leczeniu dwdch chordb dziedzicznych dotyczacych
gospodarki ttuszczowej organizmu. Obie choroby powodujg odkfadanie sie substancji ttuszczowych
zwanych glikosfingolipidami. Miglustat Dipharma stosuje sie u nastepujacych pacjentow:

e o0soby doroste (w wieku od 18 lat) z chorobg Gauchera typu -1 o tagodnym lub $rednim nasileniu.
U pacjentéw z tg chorobg brakuje enzymu o nazwie glukocerebrozydaza, co powoduje odktadanie
sie glikosfingolipidu zwanego glukozyloceramidem w réznych czesciach organizmu, takich jak
Sledziona, watroba i kosci. Miglustat Dipharma stosuje sie u pacjentéw, ktérzy nie mogg
otrzymywac standardowego leczenia, czyli enzymatycznej terapii zastepczej (ETZ);

e pacjenci w kazdym wieku z chorobg Niemanna-Picka typu C, potencjalnie Smiertelng chorobg, w
ktérej glikosfingolipidy odktadajg sie w komdrkach mdzgu i w catym organizmie. Miglustat
Dipharma stosuje sie w leczeniu objawdw neurologicznych choroby (objawy dotyczace mdzgu i
nerwow), w tym utraty koordynacji, probleméw z ,,sakadycznymi” (szybkimi) ruchami gatki ocznej,
ktére mogg prowadzi¢ do zaburzen widzenia, opdznionego rozwoju, trudnosci z przetykaniem,
zmniejszonego napiecia miesni, drgawek i trudnosci z nauka.

Miglustat Dipharma jest lekiem generycznym. Oznacza to, ze Miglustat Dipharma zawiera te samg
substancje czynng oraz dziata w ten sam sposéb co ,lek referencyjny” o nazwie Zavesca, ktory jest juz
dopuszczony do obrotu w UE. Wiecej informacji na temat lekdw generycznych znajduje sie w
dokumencie z pytaniami i odpowiedziami tutaj.

Jak stosowac¢ lek Miglustat Dipharma

Lek Miglustat Dipharma jest dostepny w postaci kapsutek 100 mg do podawania doustnego. Zalecana
dawka poczatkowa w chorobie Gauchera typu -1 wynosi jedng kapsutke trzy razy na dobe. W chorobie
Niemanna-Picka typu C dawka ta wynosi dwie kapsutki trzy razy na dobe u pacjentéw w wieku co
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najmniej 12 lat; dawka u mtodszych pacjentow zalezy od ich masy ciata i wzrostu. Lek Miglustat
Dipharma jest przeznaczony do diugotrwatego stosowania.

Lek wydawany na recepte. Leczenie powinno odbywac sie pod nadzorem lekarza z do$swiadczeniem w
leczeniu choroby Gauchera.

Wiecej informacji o sposobie stosowania leku Miglustat Dipharma znajduje sie w ulotce dla pacjenta lub
udzieli ich lekarz lub farmaceuta.

Jak dziata lek Miglustat Dipharma

Substancja czynna leku Miglustat Dipharma, miglustat, blokuje enzym o nazwie syntaza
glukozyloceramidu. Enzym ten bierze udziat w pierwszym etapie wytwarzania glukozyloceramidu.
Zapobiegajac dziataniu tego enzymu, miglustat moze ograniczy¢ wytwarzanie glukozyloceramidu w
komorkach, i w ten sposdb ograniczy¢ objawy choroby Gauchera typu I.

Jak badano lek Miglustat Dipharma

Badania dotyczace korzysci i ryzyka stosowania substancji czynnej w chorobie Gauchera
przeprowadzono juz z lekiem referencyjnym Zavesca i nie ma potrzeby ich powtarzac dla leku
Miglustat Dipharma.

Tak jak w przypadku wszystkich lekéw, firma przedstawita badania jakosci leku Miglustat Dipharma.
Firma przeprowadzita rowniez badanie wykazujace, ze jest to lek ,,biordwnowazny” z lekiem
referencyjnym. Dwa leki sq wtedy bioréwnowazne, kiedy osiggaja takie same stezenia substancji
czynnej w organizmie i dlatego spodziewane jest takie samo dziatanie lekow.

Korzysci i ryzyko zwigzane ze stosowaniem leku Miglustat Dipharma

Poniewaz lek Miglustat Dipharma jest lekiem generycznym, biorownowaznym w stosunku do leku
referencyjnego, uznaje sie, ze z jego stosowaniem wigzq sie takie same korzysci i ryzyko, jak w
przypadku leku referencyjnego.

Podstawy dopuszczenia do obrotu leku Miglustat Dipharma w UE

Europejska Agencja Lekdw uznata, ze — zgodnie z wymogami UE — wykazano, ze lek Miglustat
Dipharma charakteryzuje sie porownywalng jakoscia i jest bioréwnowazny w stosunku do leku
Zavesca. Dlatego tez Agencja wyrazita opinie, ze — podobnie jak w przypadku leku Zavesca — korzysci
ze stosowania leku Miglustat Dipharma przewyzszajg rozpoznane ryzyko i moze on by¢ dopuszczony do
stosowania w UE.

Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego
stosowania leku Miglustat Dipharma

W celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego stosowania leku Miglustat Dipharma w
Charakterystyce Produktu Leczniczego i Ulotce dla pacjenta zawarto zalecenia i srodki ostroznosci
przeznaczone dla personelu medycznego i pacjentow.

Tak jak w przypadku wszystkich lekéw, dane o stosowaniu leku Miglustat Dipharma sg stale
monitorowane. Zgtaszane dziatania niepozadane leku Miglustat Dipharma sq starannie oceniane i
podejmowane sg wszystkie czynnosci konieczne do ochrony pacjentow.

Miglustat Dipharma (miglustat)
EMA/335910/2019 Strona 2/3



Inne informacje dotyczace leku Miglustat Dipharma

W dniu 18 lutego 2019 r. Miglustat Dipharma otrzymat pozwolenie na dopuszczenie do obrotu, wazne
w catej Unii Europejskiej.

Dalsze informacje na temat leku Miglustat Dipharma znajdujg sie na stronie internetowej Agencji pod
adresem: ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/miglustat-dipharma. Informacje dotyczace leku
referencyjnego réwniez znajduja sie na stronie internetowej Agencji.

Data ostatniej aktualizacji: 06.2019.
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