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Tento dokument je sihrn Eurépskej verejnej hodnotiacej spravy (EPAR) o lieku Zavesca. Vysvetluje,
akym spésobom Vybor pre lieky na humanne pouzitie (CHMP) vyhodnotil liek a dospel k stanovisku

v prospech vydania povolenia na uvedenie lieku na trh, ako aj k odporucaniam, ako pouzivat liek
Zavesca.

Co je liek Zavesca ?
Zavesca je liek, ktory obsahuje U¢inna latku miglustat. Je dostupny vo forme kapsul (100 mg).
Na co sa liek Zavesca pouziva ?

Liek Zavesca sa pouziva na lieCbu dvoch dedi¢nych chorob, ktoré majua vplyv na to, ako telo
zaobchadza s tukmi. Obe choroby sp6sobuju hromadenie tukovych latok nazyvanych glykosfingolipidy
v tele. Liek Zavesca sa pouziva na lieCbu tychto pacientov:

e dospelych (vo veku 18 rokov a starSich) s miernou az stredne zavaznou Gaucherovou chorobou
typu 1. Pacienti s touto chorobou maju nedostatok enzymu nazyvaného glukocerebrozidaza, o
spbsobuje hromadenie glykosfingolipidu nazyvaného glukozylceramid v r6znych Castiach tela,
napriklad v slezine, peéeni a kostiach. Liek Zavesca sa pouziva u pacientov, ktori nemo6zu dostavat
beznl substitu¢nd enzymovu terapiu (SET),

e bez ohladu na vek u pacientov s Niemann-Pickovou chorobou typu C, ktord méze byt smrtelna
a pri ktorej sa glykosfingolipidy hromadia v bunkach v mozgu a na inych miestach v tele. Liek
Zavesca sa pouziva na liecbu neurologickych priznakov ochorenia (priznaky ovplyviiujice mozog
a nervy). Medzi tieto priznaky patri strata koordinacie, problémy s tzv. sakadickymi (rychlymi)
pohybmi o&i, ktoré mdzu viest k poruchdm videnia, oneskoreny vyvoj, tazkosti s prehitanim,
znizeny svalovy tonus, zachvaty a tazkosti s u¢enim.
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KedZe pocet pacientov s tymito ochoreniami je nizky, povaZuju sa za tzv. ojedinelé ochorenia a liek
Zavesca bol 18. oktdbra 2000 oznaceny za liek na ojedinelé ochorenia pre Gaucherovu chorobu typu 1
a 16. februara 2006 za liek na ojedinelé ochorenia pre Niemann-Pickovu chorobu typu C.

Vydaj lieku je viazany na lekarsky predpis.
Ako sa liek Zavesca uziva?

Liec¢bu liekom Zavesca maju zacat a sledovat lekari, ktori maju skisenosti s lieCenim Gaucherovej
choroby alebo Niemann-Pickovej choroby typu C.

Odporucana pociatocna davka pre Gaucherovu chorobu typu 1 je jedna kapsula podavana trikrat
denne. V pripade Niemann-Pickovej choroby typu C su to dve kapsule podavané trikrat denne
pacientom vo veku 12 rokov a stars$im, pricom u mladsich pacientov davka zavisi od telesnej vysky
a hmotnosti. Liek Zavesca je uréeny na dlhodobé uzivanie.

U pacientov so znizenou funkciou obli¢iek sa ma pouzit nizSia davka. Davka sa ma takisto docasne
znizit u pacientov, u ktorych sa objavi hna¢ka. Viac informacii sa nachadza v sthrne charakteristickych
vlastnosti lieku (sucast spravy EPAR).

Akym sposobom liek Zavesca Gcinkuje?

Miglustat, uc¢inna latka v lieku Zavesca, brani p6sobeniu enzymu nazyvaného glukozylceramidsyntaza.
Tento enzym sa podiela na prvej faze tvorby glykosfingolipidov. Miglustat tym, Ze brani pésobeniu
tohto enzymu, mdze znizovat tvorbu glykosfingolipidov v bunkach. Predpoklada sa, Ze tymto sa
spomalia priznaky Gaucherovej choroby typu 1 alebo sa zamedzi ich vzniku a zmiernia sa priznaky
Niemann-Pickovej choroby typu C.

Ako bol liek Zavesca skumany?

V pripade Gaucherovej choroby typu 1 bol liek Zavesca skiimany v jednej hlavnej studii zahfiajucej 28
dospelych oséb s miernou az stredne zdvaznou chorobou, ktori nemohli alebo nechceli dostavat
substituénl enzymovu terapiu. Hlavna ¢ast stadie trvala jeden rok, 13 pacientov v3ak pokracovalo

v uzivani lieku pocas dalSich dvoch rokov. V $tudii sa skimal ucinok lieku Zavesca na velkost peéene

a sleziny a na krvny obraz, napr. na hladiny hemoglobinu (proteinu nachadzajldceho sa v ¢ervenych
krvinkach, ktory prenasa kyslik v tele) a pocet krvnych dosticiek (zlozky, ktoré sa podielaju na
zrazanlivosti krvi).

V pripade Niemann-Pickovej choroby typu C bol liek Zavesca skimany v jednej hlavnej stadii
zahfnajucej 31 pacientov, z ktorych 12 bolo mladsich ako 12 rokov. V Studii sa porovnavali Gcinky lieku
Zavesca po pridani k beznej liecbe s Ucinkami samotnej beznej lieCby. Hlavnym meradlom uGcinnosti
bola zmena rychlosti, akou pacienti vykonavali sakadické horizontalne pohyby oci po jednom roku, ale
$tudia zarover skimala aj dal$ie neurologické priznaky, ako napriklad schopnost pacientov prehitat a
ich rozumové funkcie. Niektori pacienti dostavali lie¢bu aZ pat a pol roka. Spoloénost tiez predlozZila
vysledky prieskumu u 66 pacientov lieCenych liekom Zavesca.

Aky prinos preukazal liek Zavesca v tychto Studiach?

V studii skimajucej Gaucherovu chorobu typu 1 bolo po jednom roku pozorované stredne velké
zmensenie objemu pecene (zmensenie 0 12 %) a sleziny (zmensenie 0 19 %). Nastalo tieZ malé
zlep3enie krvného obrazu: Urovne hemoglobinu sa v priemere zvysili o 0,26 g na deciliter a pocet
krvnych dosticiek sa zvysil o 8,29 mil. na mililiter. Prinosy lieku Zavesca sa zachovali pocas vyse troch
rokov nepretrzitej liecby.
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V §tadii skimajucej Niemann-Pickovu chorobu typu C bolo zlepSenie v pohyboch oéi porovnatelné

u pacientov, ktori uzivali liek Zavesca s pacientmi, ktori liek neuzivali. U pacientov uzivajucich liek
Zavesca sa véak preukézali priznaky zlepsenia schopnosti prehitat a rozumovej funkcie. Z vysledkov
prieskumu vyplynulo, Ze liek Zavesca viedol k stabilizacii alebo zniZzeniu miery zhorSovania priznakov
u priblizne troch Stvrtin pacientov.

Aké rizika sa spajaju s uzivanim lieku Zavesca?

Najcastejsie vedlajsie Ucinky lieku Zavesca (pozorované u viac ako 1 pacienta z 10) su Ubytok na
hmotnosti, znizena chut do jedla, tremor (chvenie), hnacka, flatulencia (plynatost) a abdominalna
bolest (bolest zaludka). Zoznam vsetkych vedlajsich Uc¢inkov pozorovanych pri pouzivani lieku Zavesca
sa nachadza v pisomnej informacii pre pouzivatelov.

Liek Zavesca nesmu uzivat osoby, ktoré si precitlivené (alergické) na miglustat alebo na ind zlozku
lieku.

Preco bol liek Zavesca povoleny?

Vybor CHMP rozhodol, ze prinos lieku Zavesca je vacsi nez rizika spojené s jeho uzivanim, a odporucil
udelit povolenie na uvedenie lieku na trh.

Liek Zavesca bol pévodne povoleny za tzv. mimoriadnych okolnosti, pretoZze uvedené choroby su
zriedkavé a v ¢ase povolenia bolo dostupné len obmedzené mnozstvo Udajov. KedZe spolo¢nost
predlozila dalSie pozadované informacie, tieto tzv. mimoriadne okolnosti sa 23. augusta 2012 skoncili.

Dalsie informacie o lieku Zavesca:

Dna 20. novembra 2002 Eurdpska komisia vydala povolenie na uvedenie lieku Zavesca na trh platné
v celej Eurépskej unii.

Uplné znenie spravy EPAR o lieku Zavesca 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 Zavesca, preditajte si pisomnu informdciu pre pouzivatelov (sucast
spravy EPAR), alebo sa obratte na svojho oSetrujiceho lekara, resp. lekarnika.

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

e Gaucherova choroba,

¢ Niemann-Pickova choroba typu C.

Posledné& aktualizacia tohto sthrnu: 08-2012
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/000435/human_med_001171.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000014.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000562.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
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