EUROPEAN MEDICINES AGENCY

SCIENCE MEDICINES HEALTH

EMA/541277/2024
EMEA/H/C/003724

Cerdelga (eliglustat)

Prezentare generala a Cerdelga si motivele autorizarii medicamentului in UE

Ce este Cerdelga si pentru ce se utilizeaza?

Cerdelga este un medicament utilizat pentru tratamentul de lunga durata al bolii Gaucher de tip 1 la
adulti si la copii incepand cu varsta de 6 ani, cu greutatea de cel putin 15 kg, la care boala este bine
controlata prin terapie de substitutie enzimatica (TSE).

Boala Gaucher este o afectiune genetica in care o lipidd numita glucozilceramida (sau
glucocerebrozida) se acumuleaza in organism, de obicei in ficat, splina si oase. Aceasta acumulare
cauzeaza simptome ca anemie (numar mic de globule rosii), oboseald, aparitia cu usurinta a
vanatailor, splina si ficat marite si dureri si fracturi ale oaselor. Boala este cauzata de lipsa unei enzime
responsabile pentru descompunerea lipidei.

Boala Gaucher este rarg, iar Cerdelga a fost desemnat ,medicament orfan” (medicament utilizat in boli
rare) la 4 decembrie 2007. Mai multe informatii despre medicamentele desemnate orfane se pot gasi
pe site-ul EMA.

Cerdelga contine substanta activa eliglustat.

Cum se utilizeaza Cerdelga?

Cerdelga se poate obtine numai pe baza de prescriptie medicala si tratamentul trebuie initiat si
supravegheat de catre un medic cu experienta in gestionarea terapeutica a bolii Gaucher.

Cerdelga este disponibil sub forma de capsule cu administrare orald. Nu se administreaza impreuna cu
grepfrut sau suc de grepfrut. Pentru a fi tratati cu Cerdelga, copiii trebuie sa poata inghiti capsulele.
Inainte de initierea tratamentului, pacientul este testat pentru a vedea cat de repede metabolizeazs
organismul acestuia medicamentul. Adultii care metabolizeaza medicamentul cu viteza normala iau

1 capsula de doua ori pe zi, iar cei care metabolizeaza medicamentul lent iau 1 capsula o data pe zi.
Copiii care metabolizeaza medicamentul cu viteza normala iau 2 capsule de doua ori pe zi, iar cei care
metabolizeaza medicamentul lent iau 1 capsula o data pe zi.

Pacientii ale caror organisme metabolizeaza acest medicament foarte repede (,metabolizatori
ultrarapizi”) nu trebuie sa ia Cerdelga. De asemenea, nici pacientii care nu au fost testati sau la care
rezultatele testelor nu sunt concludente nu trebuie sa ia acest medicament.
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Pentru informatii suplimentare cu privire la utilizarea Cerdelga, cititi prospectul sau adresati-va
medicului dumneavoastra sau farmacistului.

Cum actioneaza Cerdelga?

Substanta activa din Cerdelga, eliglustatul, actioneaza prin blocarea actiunii unei enzime implicate in
producerea lipidei glucozilceramida. Deoarece acumularea acestei lipide in organe ca splina, ficatul si
oasele este responsabila pentru simptomele bolii Gaucher de tip 1, reducerea producerii acestei lipide
ajuta la prevenirea acumularii sale si, astfel, ajuta organele afectate sa functioneze mai bine.

Ce beneficii a prezentat Cerdelga pe parcursul studiilor?

Studiile arata ca Cerdelga este eficace in tratarea bolii Gaucher de tip 1, inclusiv in reducerea
dimensiunii splinei si ficatului marite.

Intr-un studiu pe 40 de pacienti cu boala Gaucher de tip 1 netratati anterior, pacientii care au luat
Cerdelga au avut o reducere a marimii splinei de 28 %, fata de o crestere de 2 % la cei care au luat
placebo (un preparat inactiv) dupa 9 luni de tratament. De asemenea, pacientii care au luat Cerdelga
au prezentat o ameliorare a altor semne ale bolii, cum ar fi reducerea marimii ficatului si cresterea
nivelurilor de hemoglobina (proteina din globulele rosii care transporta oxigenul).

Alt studiu a analizat administrarea Cerdelga la 159 de pacienti la care boala era tinuta sub control in
mod corespunzator prin terapia de substitutie enzimaticd. In acest studiu, boala a rémas stabil3 la
85 % din pacientii care au trecut la Cerdelga timp de un an si la 94 % din pacientii care au continuat
terapia de substitutie enzimatica.

Un studiu suplimentar la 51 de copii si adolescenti cu varste intre 2 si 17 ani, cu boala Gaucher de tip 1
si 3, a aratat ca se preconizeaza ca Cerdelga functioneaza la fel la copii ca la adulti.

Care sunt riscurile asociate cu Cerdelga?

Pentru lista completa a reactiilor adverse si a restrictiilor asociate cu Cerdelga, cititi prospectul.

Cea mai frecventa reactie adversa asociata cu Cerdelga este dispepsia (arsuri la stomac), care poate
afecta cel mult 1 adult din 10 si mai mult de 1 copil din 10.

Cerdelga este contraindicat la anumiti pacienti cu probleme hepatice sau care iau anumite
medicamente care pot interfera cu capacitatea organismului de a metaboliza medicamentul.

De ce a fost autorizat Cerdelga in UE?

Studiile arata ca Cerdelga este eficace in ameliorarea simptomelor bolii Gaucher de tip 1 la majoritatea
adultilor netratati anterior si in mentinerea stabilitatii bolii la majoritatea adultilor tratati anterior cu
terapie de substitutie enzimatica (TSE). Cu toate acestea, un numar mic de pacienti (aproximativ

15 %) care au trecut de la TSE la Cerdelga nu au raspuns optim dupa un tratament de un an. Pentru
acesti pacienti trebuie avute in vedere alte optiuni de tratament. La toti pacientii care trec de la TSE la
Cerdelga trebuie monitorizata regulat progresia bolii.

In ceea ce priveste siguranta, reactiile adverse au fost in general usoare si de scurtd duratd, dar
compania care comercializeaza Cerdelga trebuie sa investigheze suplimentar siguranta pe termen lung
a medicamentului.
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Agentia Europeana pentru Medicamente a hotarat ca beneficiile Cerdelga sunt mai mari decét riscurile
asociate si acest medicament poate fi autorizat pentru utilizare in UE.

Ce masuri se iau pentru utilizarea sigura si eficace a Cerdelga?

Compania care comercializeaza Cerdelga va furniza medicilor care se preconizeaza ca vor prescrie
medicamentul un ghid pentru medicii prescriptori, iar pacientilor carora li se prescrie medicamentul un
card de avertizare pentru pacient. Aceste materiale educationale vor contribui la asigurarea faptului ca
numai pacientii cu boala Gaucher de tip 1 sunt tratati cu Cerdelga si cd medicamentul nu se utilizeaza
la anumiti pacienti cu probleme hepatice si impreuna cu medicamente care pot modifica semnificativ
nivelurile din sange ale Cerdelga. De asemenea, compania va tine evidenta pacientilor tratati cu
Cerdelga pentru a urmari siguranta pe termen lung a medicamentului.

In Rezumatul caracteristicilor produsului si in prospect au fost incluse, de asemenea, recomandari si
masuri de precautie pentru utilizarea sigura si eficace a Cerdelga, care trebuie respectate de personalul
medical si de pacienti.

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

Alte informatii despre Cerdelga

Cerdelga a primit autorizatie de punere pe piatd, valabila pe intreg teritoriul UE, la 19 ianuarie 2015.

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

Aceasta prezentare generala a fost actualizata ultima data in 11-2024.
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