EUROPEAN MEDICINES AGENCY

SCIENCE MEDICINES HEALTH

EMA/285195/2017
EMEA/H/C/004065

Sahrn spravy EPAR pre verejnost

Brineura
cerliponaza alfa

Tento dokument je suhrn Eurdpskej verejnej hodnotiacej spravy (EPAR) o lieku Brineura. Vysvetluje,
akym spdsobom agentira vyhodnotila liek s cielom odporudit jeho povolenie na uvedenie na trh v EU
a podmienky jeho pouzivania. U¢elom tohto dokumentu nie je poskytnut praktické rady o tom, ako
pouzivat liek Brineura.

Ak pacienti potrebuju praktické informacie o pouzivani lieku Brineura, najdu ich v pisomnej informacii
pre pouzivatela alebo sa mdzu obratit na svojho oSetrujiceho lekara, resp. lekarnika.

Co je liek Brineura a na ¢o sa pouziva?

Liek Brineura sa pouziva na lieCbu neuronalnej ceroidnej lipofuscindzy 2. typu (ochorenia CLN2),
dedi¢ného ochorenia u deti, ktoré vedie k postupnému poskodzovaniu mozgu.

KedZe je pocet pacientov s ochorenim CLN2 nizky, ochorenie sa povazuje za zriedkavé, a preto bol liek
Brineura 13. marca 2013 oznaceny za liek na ojedinelé ochorenia.

Liek Brineura obsahuje ucinnu latku cerliponaza alfa.
Ako sa liek Brineura pouziva?

Liek Brineura sa podava formou infazie priamo do mozgu. Pred prvou infUziou pacient bude musiet
podstupit operaciu na implantaciu zariadenia, ktoré prechadza z vonkajsej strany lebky do dutiny s
tekutinou v mozgu, kam sa liek podava.

Inflzie podava kazdé dva tyzdne zdravotnicky pracovnik, ktory ma vedomosti o podavani liekov do
mozgu. Na zniZenie rizika reakcii suvisiacich s infUziou sa pacientom moZu pred liecbou alebo pocas liecby
liekom Brineura podat dalSie lieky, alebo sa mdze spomalit ¢as poddvania infuzie. Lie¢ba mdze
pokracovat dovtedy, kym je pre pacienta prinosom.
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Vydaj lieku Brineura je viazany na lekarsky predpis. Viac informacii sa nachadza v pisomnej informacii
pre pouzivatela.

Akym sposobom liek Brineura uUcinkuje?

Pacienti s ochorenim CLN2 nemaju enzym potrebny na normalny vyvoj mozgu, ktory sa nazyva
tripeptidylpeptidaza-1 (TPP1). U&inna latka v lieku Brineura, cerliponaza alfa, je kdpiou TPP1 a pouziva
sa ako nahrada chybajuceho enzymu.

Liek sa podava infGziou priamo do mozgu s ciefom obist ochranni krvno-mozgovu bariéru, ktora
oddeluje krvny obeh od mozgu a brani latkam, ako su lieky, preniknit do mozgového tkaniva.

Aké prinosy lieku Brineura boli preukazané v stadiach?

V skorych $tidiach sa preukazalo, Ze liek Brineura zniZzuje rychlost, akou sa ochorenie zhorSuje, na
zaklade Standardnej hodnotiacej stupnice.

V studii, v ktorej sa lieCilo 23 deti (priemerny vek 4 roky) liekom Brineura takmer jeden rok, u 20 deti
(87 %) sa nepozoroval pokles pohybovych a reCovych schopnosti o 2 body, ktory sa v minulosti
pozoroval u pacientov, ktori lieCcbu nepodstupili.

Hodnotenie vykonali lekari, ktori pacientom pridelili individuadlne skére pre pohybové a reCové schopnosti
(pricom 0 znamena najzavaznejsi stav a 3 je normalny stav). Finalne skére pacienta bolo sihrnom tychto
dvoch skoére.

V sledovacej stadii trvali prinosy lieku Brineura dalsi rok a na zaklade vysledkov sa preukazalo, Ze
ochorenie sa mdze oddialit u vaésiny pacientov. Tato Studia stale prebieha.

Akeé rizika sa spajaju s pouzivanim lieku Brineura?

Najcastejsie vedlajsie G¢inky lieku Brineura (ktoré mozu postihndt viac ako 1 osobu z 5) st hortéka,
nizka hladina proteinu v CSF (tekutina v mozgu a mieche), abnormality v EKG (test aktivity srdca),
vracanie, infekcie hornych dychacich ciest (infekcie v nose a hrdle) a reakcie z precitlivenosti (alergické
reakcie). Zoznam vsetkych vedlajsich Ucinkov pozorovanych pri pouZivani lieku Brineura sa nachadza v
pisomnej informacii pre pouzivatela.

Liek Brineura sa nesmie podavat pacientom, u ktorych sa pri podavani lieku Brineura vyskytli Zivot
ohrozujuce reakcie z precitlivenosti (alergické reakcie) a u ktorych sa symptémy vyskytli opat, ked' sa liek
Brineura znova podal. Liek sa nesmie podavat ani pacientom, ktori maju implantované vypustacie
zariadenie na odvadzanie nadbytocénej tekutiny z mozgu. Pacientom sa nesmie podavat liek Brineura ani
v pripade, Ze su nejaké problémy so zariadenim, ako je presakovanie alebo infekcia.

Preco bol liek Brineura povoleny?

Z dostupnych Udajov vyplyva, ze liek Brineura pomaha spomalit pokles pohybovych a re¢ovych
schopnosti u pacientov s ochorenim CLN2, na ktoré nie su k dispozicii Ziadne iné lieCby.

Pokial' ide o bezpecnost lieku, z Udajov nevyplyvajl Ziadne neprijatelné obavy. Vybor pre lieky na
humanne pouzitie (CHMP) agentury preto rozhodol, Ze prinosy lieku Brineura su vacsie ako rizika
spojené s jeho pouzivanim a odporudil udelit povolenie na jeho pouzivanie v EU.

Liek Brineura bol povoleny za tzv. mimoriadnych okolnosti. To znamena, ze pre zriedkavost tohto
ochorenia nebolo mozné ziskat vsetky informacie o lieku Brineura. Eurépska agentura pre lieky kazdy
rok prehodnocuje vietky nové dostupné informacie a podla potreby aktualizuje tento suhrn.
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Aké informacie o lieku Brineura dosial’ neboli predlozené?

KedZe liek Brineura bol povoleny za mimoriadnych okolnosti, spolo¢nost, ktora liek uvadza na trh,
predlozi dalSie Udaje zo Studii o bezpecnosti lieku Brineura vratane rizika alergickych reakcii, ked' sa
liek pouZziva dlhodobo, a o dlhodobej ucinnosti lieku pri oddialeni alebo zastaveni zhorSovania
pohybovych a reCovych schopnosti. Na studiach sa zucastnia deti mladsie ako dva roky, v pripade
ktorych nie su v sucasnosti k dispozicii ziadne udaje.

va

Aké opatrenia sa prijimaja na bezpecné a Uucinné pouzivanie lieku Brineura?

Spoloénost, ktora liek Brineura uvadza na trh, zabezpedi, aby vsetci zdravotnicki pracovnici, ktori
pravdepodobne budd pouzivat tento liek, dostali $koliaci material o tom, ako liek pouzivat a ako
predchadzat problémom so zariadenim, ako je infekcia alebo zablokovanie.

Na bezpecné a ucinné pouzivanie lieku Brineura boli do suhrnu charakteristickych vlastnosti lieku
a pisomnej informacie pre pouzivatela zahrnuté aj odporacania a opatrenia, ktoré maja zdravotnicki
pracovnici a pacienti dodrziavat.

Dalsie informacie o lieku Brineura

Uplné znenie spravy EPAR o lieku Brineura sa nachadza na webovej stranke agentiry:
ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports. Ak potrebujete
dalSie informacie o lie¢be liekom Brineura, preditajte si pisomnu informaciu pre pouzivatela (stéast
spravy EPAR) alebo sa obratte na svojho oSetrujlceho lekara, resp. lekarnika.

Suhrn stanoviska Vyboru pre lieky na ojedinelé ochorenia k lieku Brineura sa nachadza na webovej
stranke agentury: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.
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