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Agneursa (levacetylleucin)
Prehlad o lieku Agneursa a preco bol povoleny v EU

Co je liek Aqneursa a na ¢o sa pouziva?

Agneursa je liek, ktory sa pouziva na liecbu neurologickych prejavov (prejavov postihujlicich mozog
a nervy) Niemannovej-Pickovej choroby typu C (NPC) u dospelych a deti vo veku od 6 rokov
s hmotnostou najmenej 20 kg.

NPC je dedi¢né ochorenie, ktoré ovplyviiuje schopnost tela prenésat tuky vo vnutri buniek. Casom sa
tieto tuky hromadia v mozgovych bunkach a inych castiach nervovej sustavy, ¢o spésobuje, Ze bunky
prestan( spravne fungovat a napokon odumieraju. To vedie k prejavom, ako su napriklad problémy

s rovnovahou, pohybom a prehitanim, nezrozumitelna re¢ a nekontrolovatelné trasenie.

Liek Agneursa sa pouziva v kombinacii s miglustatom, dalsim liekom na lie¢bu neurologickych
priznakov NPC. Liek sa mdZe pouzivat aj samostatne v pripade, Ze lie¢ba miglustatom spésobila
vedlajsie ucinky, v dosledku ktorych pre pacienta nie je vhodny.

NPC je zriedkavé ochorenie, a preto bol liek Agneursa 20. marca 2017 oznaceny za tzv. liek
na ojedinelé ochorenia. DalSie informdcie o oznaceni lieku za liek na ojedinelé ochorenia sa nachadzaju
na webovej stranke agentlry EMA.

Liek Agneursa obsahuje liecivo levacetylleucin.

Ako sa liek Aqneursa pouziva?

Vydaj lieku Agneursa je viazany na lekarsky predpis. Liek je dostupny vo forme vreciek obsahujlcich
granuly, ktoré sa zmieSaju s vodou na vytvorenie suspenzie, ktora sa ma uzivat Ustami 2 az 3-krat
denne. Suspenzia sa mdzZe podavat aj cez kfmiacu hadicku.

Davka zavisi od telesnej hmotnosti pacienta. Viac informacii o pouzivani lieku Agneursa si precitajte
v pisomnej informacii pre pouZzivatela alebo kontaktujte svojho lekara alebo lekarnika.

Akym sposobom liek Aqneursa Gcinkuje?

NPC je spO6sobena zmenami (mutaciami) v génoch, ktoré poskytuju pokyny na tvorbu proteinov
nazyvanych NPC1 a NPC2. Tieto proteiny sa zvycajne podielaju na prenose tukov z lyzozémov (malych
vackov v bunkach, ktoré rozkladaju velké molekuly, napriklad tuky) do inych Casti bunky. U 0os6b
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s NPC, NPC1 alebo NPC2 nefunguju spravne, ¢o vedie k hromadeniu tuku v lyzozdmoch, ¢o je Skodlivé
pre bunky.

Presny spdsob Gcinku lie¢iva lieku Aqneursa, levacetylleucin, nie je zndmy. Studie na zvieratach viak
naznacuju, ze liek mdze poméct korigovat schopnost buniek vytvarat energiu. To zahffia schopnost
buniek tvorit adenozintrifosfat, hlavny zdroj energie pre bunky v mozgu, ktoré riadia pohyb

a rovnovahu.

Aké prinosy lieku Agqneursa boli preukazané v stadiach?

V hlavnej $tudii, na ktorej sa zG&astnilo 60 dospelych a deti vo veku od 6 rokov s telesnou hmotnostou
aspon 20 kg, viedla lieCba liekom Agneursa v porovnani s placebom (zdanlivym liekom) k zlepseniu ich
pohybu, koordindcie a schopnosti vykonavat kazdodenné UGlohy.

V Studii sa pacientom podaval bud’ liek Agneursa alebo placebo pocas prvych 12 tyzdnov; 51 zo

60 Ucastnikov dostavalo aj liecbu miglustatom. Po tomto obdobi sa skupiny zmenili. Pacientom
liecenym liekom Agneursa sa podavalo placebo a pacientom, ktori uzivali placebo, sa pocas dalsich
12 tyzdiniov podaval liek Agneursa. Hlavnym meradlom Gc¢innosti bola zmena na stupnici na posudenie
a hodnotenie ataxie (SARA). Skére SARA meria, do akej miery je pohyb, koordinécia a schopnost
osoby vykonavat kazdodenné Glohy ovplyvnené ataxiou (ochorenim, ktoré spdsobuje stratu
koordinacie svalov). Stupnica sa pohybuje od 0 (bez ataxie) do 40 (zavazna ataxia), pricom zniZenie
skdre osoby znamena, ze jej symptomy sa zlepsuju.

Liecba liekom Agneursa celkovo viedla k priemernému znizeniu skére SARA o priblizne 2 body

v porovnani so znizenim o 0,6 bodu pri pouZiti placeba. Okrem toho u pacientov, ktorym sa podaval
liek Agneursa a ktori nasledne presli na placebo, doslo po ukonceni lieCcby tymto liekom k zhorseniu ich
skdre SARA.

Aké rizika sa spajaju s pouzivanim lieku Aqneursa?

Zoznam vsetkych vedlajsich uc¢inkov pozorovanych pri pouzivani lieku Aqneursa a zoznam vsetkych
obmedzeni sa nachadza v pisomnej informacii pre pouzivatela.

Najcastejsi vedlajsi G¢inok lieku Agneursa (ktory mdze postihnlt az 1 osobu z 10) je flatulencia
(plynatost).

Predo bol liek Aqneursa povoleny v EU?

NPC je zriedkavé, zivot ohrozujlice ochorenie s obmedzenymi moznostami lie¢by. V ¢ase schvalenia
lieku Agneursa jedinym liekom povolenym na lieCbu neurologickych priznakov NPC bol miglustat.

Napriek uréitym nejasnostiam v hlavnej stadii, ako je napriklad relativne kratke trvanie liecby liekom
ur¢enym na dlhodobé pouzivanie, liek Agneursa viedol k zlepseniu neurologickych prejavov NPC
vratane tych, ktoré ovplyviiuji pohyb a koordinaciu. U pacientov, ktori lieCbu zastavili, sa okrem toho
vyznamne zhorsili ich priznaky. V ¢ase schvalenia bola jedinym vedlajsim Gcinkom spojenym s liekom
Agneursa flatulencia.

Eurdpska agentura pre lieky preto rozhodla, Ze prinosy lieku Agneursa su vacsie ako rizika spojené
s jeho pouzivanim a Ze liek moéze byt povoleny na pouzivanie v EU.
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Aké opatrenia sa prijimaju na bezpecné a Gucinné pouzivanie lieku
Aqgneursa?

Na bezpecné a Gcinné pouzivanie lieku Agneursa boli do stihrnu charakteristickych vlastnosti lieku
a pisomnej informacie pre pouzivatela zahrnuté odporuacania a opatrenia, ktoré maju zdravotnicki
pracovnici a pacienti dodrziavat.

Tak ako pri vSetkych liekoch, aj Udaje o pouzivani lieku Agneursa sa neustale kontroluji. Podozrenia
na vedlajSie Ucinky hlasené pri lieku Agneursa sa dokladne hodnotia a zabezpecuju sa akékolvek
nevyhnutné kroky na ochranu pacientov.

Dalsie informacie o lieku Agneursa

Lieku Agneursa bolo udelené povolenie na uvedenie na trh platné v celej EU

Dalsie informécie o lieku Agneursa sa nachadzaji na webovej stranke agentury:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/agneursa.
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