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Agneursa (levacetilleucina)
Prezentare generala a Agneursa si motivele autorizarii medicamentului in UE

Ce este Agneursa si pentru ce se utilizeaza?

Agneursa este un medicament utilizat pentru tratamentul simptomelor neurologice (simptome care
afecteaza creierul si nervii) ale bolii Niemann-Pick de tip C (NPC) la adulti, copii si adolescenti cu varsta
de cel putin 6 ani si greutatea de cel putin 20 kg.

NPC este o boald ereditara care afecteaza capacitatea organismului de a transporta grasimi in interiorul
celulelor. In timp, aceste grisimi se acumuleaza in celulele creierului si in alte parti ale sistemului
nervos, cauzand pierderea progresiva a celulelor nervoase. Acest lucru duce la simptome precum
probleme de echilibru, coordonare a miscarii, dificultati la inghitire, vorbire incoerenta si tremuraturi
care nu pot fi tinute sub control.

Agneursa se utilizeaza in asociere cu miglustat, alt medicament pentru tratarea simptomelor
neurologice ale bolii NPC. Se poate utiliza si Tn monoterapie daca tratamentul cu miglustat a cauzat
reactii adverse si, prin urmare, nu este tolerat de pacient.

Boala NPC este rara, iar Agneursa a fost desemnat ,medicament orfan” (medicament utilizat in boli
rare) la 20 martie 2017. Mai multe informatii despre medicamentele desemnate orfane se pot gasi pe
site-ul EMA.

Agneursa contine substanta activa levacetilleucina.

Cum se utilizeaza Aqneursa?

Agneursa se poate obtine numai pe baza de prescriptie medicala. Medicamentul este disponibil sub
forma de plicuri cu granule care se amesteca cu apa pentru a obtine o suspensie, care se
administreaza pe cale orala de 2-3 ori pe zi. Suspensia poate fi administrata si prin sonda de
gastrostomie.

Doza depinde de greutatea pacientului. Pentru informatii suplimentare cu privire la utilizarea Agneursa,
cititi prospectul sau adresati-va medicului dumneavoastra sau farmacistului.

Cum actioneaza Aqneursa?

Boala NPC este cauzata de modificari (mutatii) ale genelor care ofera instructiuni pentru producerea
proteinelor numite NPC1 si NPC2. Aceste proteine sunt, in mod normal, implicate in transportul
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grasimilor din lizozomi (saci mici in interiorul celulelor organismului care descompun molecule mari,
cum ar fi grasimile) catre alte parti ale celulei. La persoanele cu NPC, NPC1 sau NPC2 nu functioneaza
corespunzator, ceea ce duce la acumularea de grasimi in lizozomi cu efect daunator asupra celulelor.

Nu se cunoaste modul exact in care actioneaza substanta activa din Agneursa, levacetilleucina. Studiile
la animale sugereaza insa ca aceasta poate contribui la corectarea capacitatii celulelor de a genera
energie, inclusiv capacitatea celulelor de a produce trifosfat de adenozina, principala sursa de energie
pentru celulele din creier care controleaza miscarea si echilibrul.

Ce beneficii a prezentat Aqneursa pe parcursul studiilor?

Intr-un studiu principal care a cuprins 60 de adulti, adolescenti si copii cu varsta de 6 ani si peste si
greutatea de cel putin 20 kg, tratamentul cu Agneursa a avut ca rezultat imbunatatirea mobilitatii, a
coordonadrii si a capacitatii acestora de a efectua sarcinile zilnice, comparativ cu placebo (un preparat
inactiv).

In cadrul studiului, pacientilor li s-a administrat fie Aqneursa, fie placebo in primele 12 s&ptdmani; 51
din cei 60 de participanti au primit si tratament cu miglustat. Dupd aceasta perioada, grupurile au
schimbat tratamentul; pacientilor tratati cu Agneursa li s-a administrat placebo, iar celor care luasera
placebo li s-a administrat Agneursa inca 12 saptamani. Principala masura a eficacitatii a fost
modificarea scorului pe scara pentru evaluarea si clasificarea ataxiei (Scale for the Assessment and
Rating of Ataxia — SARA). Scorul SARA masoara masura in care miscarea, coordonarea si capacitatea
unei persoane de a indeplini sarcini de zi cu zi sunt afectate de ataxie (afectiune care cauzeaza
pierderea coordonarii musculare). Punctajele pe scara de evaluare variaza de la 0 (fara ataxie) la 40
(ataxie severd); o scadere a scorului unei persoane inseamna ca simptomele se amelioreaza.

In ansamblu, tratamentul cu Agneursa a dus la o reducere medie de aproximativ 2 puncte a scorului
SARA, in comparatie cu o reducere de 0,6 cu placebo. in plus, cei cdrora li s-a administrat Aqneursa si
care au trecut apoi la placebo au inregistrat o inrautatire a scorului SARA dupa intreruperea
tratamentului cu medicamentul.

Care sunt riscurile asociate cu Aqneursa?

Pentru lista completd a reactiilor adverse si a restrictiilor asociate cu Agneursa, cititi prospectul.

Cea mai frecventa reactie adversa asociata cu Agneursa (care poate afecta cel mult 1 persoana din 10)
este flatulenta (gaze intestinale).

De ce a fost autorizat Aqneursa in UE?

NPC este o afectiune rard, care pune viata in pericol si pentru care exista optiuni de tratament limitate.
La momentul aprobarii Agneursa, singurul medicament autorizat pentru tratamentul simptomelor
neurologice ale NPC era miglustat.

In pofida unor incertitudini din studiul principal, cum ar fi durata relativ scurtd de tratament pentru un
medicament destinat utilizarii pe termen lung, Agneursa a dus la ameliorarea simptomelor neurologice
ale bolii NPC, inclusiv a celor care afecteazd miscarea si coordonarea. in plus, cei care au incetat
tratamentul au raportat o inrdutatire semnificativa a simptomelor. La momentul aprobarii, singura
reactie adversa asociata cu Agneursa a fost flatulenta.

Prin urmare, Agentia Europeana pentru Medicamente a hotdrat ca beneficiile Aqneursa sunt mai mari
decat riscurile asociate si acest medicament poate fi autorizat pentru utilizare in UE.
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Ce masuri se iau pentru utilizarea sigura si eficace a Agneursa?

In Rezumatul caracteristicilor produsului si in prospect au fost incluse recomand&ri si masuri de
precautie pentru utilizarea sigura si eficace a Agneursa, care trebuie respectate de personalul medical
si de pacienti.

Ca pentru toate medicamentele, datele cu privire la utilizarea Agneursa sunt monitorizate continuu.
Reactiile adverse suspectate raportate pentru Agneursa sunt evaluate cu atentie si sunt luate toate
masurile necesare pentru protectia pacientilor.

Alte informatii despre Aqneursa

Agneursa a primit autorizatie de punere pe piata, valabila pe intreg teritoriul UE, la

Mai multe informatii despre Agneursa se pot gasi pe site-ul agentiei:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/agneursa.
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