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Streszczenie EPAR dla ogétu spoteczenstwa

Zavesca
miglustat

Niniejszy dokument jest streszczeniem Europejskiego Publicznego Sprawozdania Oceniajacego (EPAR)
dotyczacego leku Zavesca. Wyjasnia, jak Komitet ds. Produktéw Leczniczych Stosowanych u Ludzi
(CHMP) ocenit lek w celu ustalenia opinii, na podstawie ktérej przyznano pozwolenie na dopuszczenie
produktu Zavesca do obrotu, oraz zalecen w sprawie warunkéw stosowania leku.

Co to jest Zavesca?

Zavesca jest lekiem zawierajacym substancje czynng miglustat. Lek jest dostepny w postaci kapsutek
(100 mg).

W jakim celu stosuje sie lek Zavesca?

Lek Zavesca stosuje sie w leczeniu dwdch chordb dziedzicznych, ktére wptywajg na gospodarke
tluszczowa organizmu. Obie choroby powodujgq odkfadanie sie w organizmie substancji ttuszczowych
zwanych glikosfingolipidami. Lek stosuje sie w leczeniu nastepujacych pacjentow:

e osoby doroste (od 18 roku zycia) z chorobg Gauchera typu 1 o tagodnym lub $rednim nasileniu; u
pacjentow cierpigcych na te chorobe wystepuje niedobdr enzymu zwanego glukocerebrozydaza, w
wyniku czego dochodzi do odkfadania sie glikosfingolipidu zwanego glukozyloceramidem w réznych
czesciach organizmu, takich jak sledziona, watroba i kosci. Lek Zavesca stosuje sie u pacjentéw, u
ktorych nie mozna stosowac standardowego leczenia — enzymatycznego leczenia substytucyjnego
(ang. ERT);

e pacjenci (niezaleznie od wieku) z chorobg Niemanna-Picka typu C, potencjalnie Smiertelnym
schorzeniem, w ktérym glikosfingolipidy odktadajg sie w komdérkach moézgu i w catym organizmie.
Lek Zavesca stosuje sie w leczeniu neurologicznych objawdw choroby (objawy w obrebie mdzgu i
nerwow), w tym: utraty koordynacji, probleméw z ,sakadycznymi” (szybkimi) ruchami gatki
ocznej, co moze prowadzi¢ do zaburzen widzenia, opéznionego rozwoju, trudnosci z przetykaniem,
obnizonego napiecia miesniowego, drgawek i trudnosci z nauka.
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Z powodu niskiej liczby pacjentow cierpigcych na te choroby, uwazane sg one za rzadkie i dlatego tez
w dniu 18 pazdziernika 2000 r. lek Zavesca zostat oznaczony jako lek sierocy (lek stosowany w
leczeniu rzadkich choréb) w odniesieniu do choroby Gauchera typu 1, natomiast w dniu 16 lutego 2006
r. — w odniesieniu do choroby Niemanna-Picka typu C.

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

Leczenie produktem Zavesca powinni rozpoczynac i monitorowac lekarze majacy doswiadczenie w
leczeniu choroby Gauchera lub choroby Niemanna-Picka typu C.

W chorobie Gauchera typu 1 zalecana dawka poczatkowa to jedna kapsutka trzy razy na dobe. W
przypadku choroby Niemanna-Picka typu C zalecana dawka dla pacjentéw w wieku od 12 lat wynosi
dwie kapsutki trzy razy na dobe; u mtodszych pacjentéw dawka zalezy od ich masy ciata i wzrostu. Lek
Zavesca jest przeznaczony do diugotrwatego stosowania.

U pacjentéw z zaburzeniami czynnosci nerek nalezy stosowac nizsza dawke leku. Dawke leku nalezy
réwniez zmniejszy¢ tymczasowo u pacjentédw z biegunka. Dodatkowe informacje znajduja sie w

charakterystyce produktu leczniczego (takze czesci EPAR).
Jak dziata lek Zavesca?

Substancja czynna leku Zavesca, miglustat, zapobiega dziataniu enzymu zwanego syntazg
glukozyloceramidu, ktéry bierze udziat w pierwszym etapie wytwarzania glikozysfingolipidéw.
Zapobiegajac dziataniu enzymu, miglustat moze zmniejszy¢ wytwarzanie glikosfingolipidow w
komérkach. Ma to spowolni¢ rozwdj objawow choroby Gauchera typu 1 lub im zapobiec, oraz tagodzic¢
objawy choroby Niemanna-Picka typu C.

Jak badano lek Zavesca?

W chorobie Gauchera typu 1 lek Zavesca oceniano w jednym badaniu giéwnym z udziatem 28
pacjentéw z chorobg o tagodnym lub umiarkowanym nasileniu, ktérzy nie mogli lub nie chcieli
otrzymywac ERT. Gtéwna czes¢ badania trwata rok, lecz 13 pacjentéw otrzymywato lek przez dwa
dodatkowe lata. W badaniu oceniano, czy lek Zavesca miat wptyw na rozmiar watroby i $ledziony oraz
na poprawe parametrow krwi, takich jak poziom hemoglobiny (biatko znajdujace sie w czerwonych
krwinkach transportujacych tlen w organizmie) oraz liczba ptytek krwi (elementy przyczyniajace sie do
krzepniecia krwi).

W chorobie Niemanna-Picka typu C lek Zavesca oceniano w jednym badaniu gtdwnym z udziatem 31
pacjentéw, sposrod ktdrych 12 byto w wieku ponizej 12 lat. W badaniu poréwnywano skutki dodania
leku Zavesca do standardowego leczenia z samym standardowym leczeniem. Gtéwnym kryterium
oceny skutecznosci byta zmiana predkosci, z jaka po roku u pacjentéw wystepowaty horyzontalne
sakadyczne ruchy gatki ocznej, ale w badaniu analizowano takze inne objawy neurologiczne, takie jak
zdolno$¢ pacjenta do przetykania oraz sprawnos¢ intelektualng. Leczenie niektérych pacjentéw trwato
do 5,5 roku. Firma przedstawita réwniez wyniki badania z udziatem 66 pacjentéw leczonych produktem
Zavesca.

Jakie korzysci ze stosowania leku Zavesca zaobserwowano w badaniach?

W badaniu dotyczacym choroby Gauchera typu 1 po roku odnotowano umiarkowane zmniejszenie sie
rozmiaru watroby (o 12%) i $ledziony (o 19%). Odnotowano réwniez nieznaczng poprawe parametrow
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krwi: poziom hemoglobiny wzrést srednio o 0,26 g na decylitr, a liczba ptytek krwi — 0 8,29 mIn na
mililitr. Korzysci ze stosowania leku Zavesca utrzymywaty sie przez trzy lata ciagtego leczenia.

W badaniu dotyczacym choroby Niemanna-Picka typu C poprawa ruchdw gatki ocznej u pacjentéow
przyjmujacych lek Zavesca byta podobna jak u pacjentéw, ktérzy tego leku nie przyjmowali. U
pacjentéw leczonych produktem Zavesca wystgpity jednak oznaki poprawy w zdolnosci do przetykania
oraz pod wzgledem sprawnosci intelektualnej. Badanie wykazato, ze u blisko trzech czwartych
pacjentéw lek Zavesca prowadzit do stabilizacji lub zmniejszenia sie wspotczynnika pogarszania sie
objawow.

Jakie ryzyko wigze sie ze stosowaniem leku Zavesca?

Najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Zavesca (obserwowane u wiecej niz
1 na 10 pacjentow) to: utrata masy ciata, zmniejszony apetyt, drzenie (drgawki), biegunka, oddawanie
wiatréw (gazéw) oraz bole brzucha (bdle zotadka). Petny wykaz dziatan niepozgdanych zwigzanych ze
stosowaniem leku Zavesca znajduje sie w ulotce dla pacjenta.

Leku Zavesca nie wolno stosowac u osdb, u ktorych wystepuje nadwrazliwos¢ (alergia) na miglustat
lub ktorykolwiek sktadnik leku.

Na jakiej podstawie zatwierdzono lek Zavesca?

CHMP uznat, ze korzysci ze stosowania leku Zavesca przewyzszajg ryzyko, i zalecit przyznanie
pozwolenia na dopuszczenie leku do obrotu.

Lek Zavesca poczatkowo dopuszczono do obrotu w wyjatkowych okolicznosciach, gdyz ze wzgledu na
to, ze choroby te wystepujg rzadko, w chwili dopuszczenia do obrotu informacje na temat leku byty
ograniczone. Gdy firma dostarczyta dodatkowe wymagane informacje, ,,wyjatkowe okolicznosci” zostaty
zniesione w dniu 23 sierpnia 2012 r.

Inne informacje dotyczace leku Zavesca:

W dniu 20 listopada 2002 r. Komisja Europejska przyznata pozwolenie na dopuszczenie leku Zavesca
do obrotu wazne w catej Unii Europejskiej.

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

Streszczenia opinii Komitetu ds. Sierocych Produktdéw Leczniczych dotyczacych leku Zavesca znajdujaq
sie na stronie internetowej Agencji: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease
designations.

e choroba Gauchera;

e choroba Niemanna-Picka typu C.

Data ostatniej aktualizacji: 08-2012.
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/000435/human_med_001171.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000014.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000562.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
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