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Miglustat Gen.Orph (miglustat)
Prezentare generala a Miglustat Gen.Orph si motivele autorizarii
medicamentului Tn UE

Ce este Miglustat Gen.Orph si pentru ce se utilizeaza?

Miglustat Gen.Orph se utilizeaza pentru a trata doua boli ereditare care afecteaza modul in care
organismul gestioneaza grasimile. Ambele boli cauzeaza acumularea in organism a unor substante
grase numite glicosfingolipide. Miglustat Gen.Orph se utilizeazad pentru tratamentul urmatoarelor
categorii de pacienti:

e adulti (cu varsta de cel putin 18 ani) care sufera de boala Gaucher de tip I usoara pana la
moderatd. La pacientii cu aceasta boalad lipseste o enzima numita glucocerebrozidaza, ceea ce duce
la acumularea unei glicosfingolipide, numite glucozilceramida, in diferite parti ale organismului,
cum sunt splina, ficatul si oasele. Miglustat Gen.Orph se utilizeaza la pacientii care nu pot urma
tratamentul standard numit terapie de substitutie enzimatica (TSE);

e pacienti de toate varstele cu boala Niemann-Pick de tip C, o boalad potential fatala in care
glicosfingolipidele se acumuleaza in celulele din creier si din alte parti ale organismului.
Miglustat Gen.Orph se utilizeaza pentru tratarea simptomelor neurologice ale bolii (simptome care
afecteaza creierul si nervii). Printre acestea se numara lipsa de coordonare, probleme legate de
miscarile sacadate (rapide) ale ochilor care pot duce la tulburdri de vedere, intarzieri in dezvoltare,
dificultati la inghitire, scaderea tonusului muscular, convulsii si dificultati de invatare.

Miglustat Gen.Orph este un ,medicament generic”. Acest lucru inseamna ca Miglustat Gen.Orph
contine aceeasi substanta activa si actioneaza in acelasi mod cu ,medicamentul de referinta” autorizat
deja in UE, denumit Zavesca. Pentru mai multe informatii despre medicamentele generice, cititi
documentul cu intrebari si raspunsuri disponibil aici.

Cum se utilizeaza Miglustat Gen.Orph?

Miglustat Gen.Orph este disponibil sub forma de capsule de 100 mg cu administrare orald. Doza initiala
recomandata pentru boala Gaucher de tip | este de 1 capsula de trei ori pe zi. Pentru boala Niemann-
Pick de tip C, aceasta este de 2 capsule de trei ori pe zi la pacientii cu varsta de cel putin 12 ani; la
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pacientii mai tineri, doza depinde de greutatea si indltimea lor. Miglustat Gen.Orph este destinat
utilizarii pe termen lung.

Medicamentul se poate obtine numai pe baza de prescriptie medicald, iar tratamentul trebuie
supravegheat de medici cu experienta in tratarea bolii Gaucher.

Pentru informatii suplimentare cu privire la utilizarea Miglustat Gen.Orph, cititi prospectul sau adresati-
va medicului dumneavoastra sau farmacistului.

Cum actioneaza Miglustat Gen.Orph?

Substanta activa din Miglustat Gen.Orph, miglustatul, blocheaza activitatea unei enzime numite
glucozilceramid-sintetaza. Aceasta enzima este implicata in prima etapa a productiei de
glucozilceramida. Impiedicand activitatea enzimei, miglustatul poate reduce productia de
glucozilceramida in celule, reducand astfel simptomele bolii Gaucher de tip I.

Cum a fost studiat Miglustat Gen.Orph?

Studiile cu privire la beneficiile si riscurile substantei active in cazul bolii Gaucher au fost deja efectuate
pentru medicamentul de referinta, Zavesca, si nu este necesara repetarea acestora pentru
Miglustat Gen.Orph.

Ca pentru toate medicamentele, compania a pus la dispozitie studii cu privire la calitatea

Miglustat Gen.Orph. De asemenea, compania a efectuat un studiu care demonstreaza ca acest
medicament este ,bioechivalent” cu medicamentul de referinta. Doua medicamente sunt bioechivalente
atunci cand elibereaza aceeasi cantitate de substanta activa in organism si, ca urmare, se anticipeaza
ca au acelasi efect.

Care sunt beneficiile si riscurile asociate cu Miglustat Gen.Orph?

Avand in vedere ca Miglustat Gen.Orph este un medicament generic si este bioechivalent cu
medicamentul de referinta, beneficiile si riscurile asociate sunt considerate identice cu cele ale
medicamentului de referinta.

De ce a fost autorizat Miglustat Gen.Orph in UE?

Agentia Europeana pentru Medicamente a concluzionat ca, in conformitate cu cerintele UE, s-a
demonstrat ca Miglustat Gen.Orph are o calitate comparabila si este bioechivalent cu Zavesca. Prin
urmare, agentia a considerat ca, la fel ca in cazul Zavesca, beneficiile Miglustat Gen.Orph sunt mai
mari decat riscurile identificate si ca acest medicament poate fi autorizat pentru utilizare in UE.

Ce masuri se iau pentru utilizarea sigura si eficace a Miglustat Gen.Orph?

In Rezumatul caracteristicilor produsului si in prospect au fost incluse recomandéri si masuri de
precautie pentru utilizarea sigura si eficace a Miglustat Gen.Orph, care trebuie respectate de personalul
medical si de pacienti.

Ca pentru toate medicamentele, datele cu privire la utilizarea Miglustat Gen.Orph sunt monitorizate
continuu. Reactiile adverse raportate pentru Miglustat Gen.Orph sunt evaluate cu atentie si sunt luate
masurile necesare pentru protectia pacientilor.
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Alte informatii despre Miglustat Gen.Orph

Miglustat Gen.Orph a primit o autorizatie de punere pe piatd, valabila pe intreg teritoriul UE, la
10 noiembrie 2017.

Informatii suplimentare cu privire la Miglustat Gen.Orph sunt disponibile pe site-ul agentiei:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/miglustat-genorph.

De asemenea, pe site-ul agentiei pot fi gasite informatii despre medicamentul de referinta.

Aceasta prezentare generala a fost actualizata ultima data in 06-2019.
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