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Povzetek EPAR za javnost

Cystadane

brezvodni betain

To je povzetek evropskega javnega porocila o oceni zdravila (EPAR) za zdravilo Cystadane. Pojasnjuje,
kako je agencija ocenila zdravilo, na podlagi ¢esar je priporocila njegovo odobritev v EU in pogoje
njegove uporabe. Povzetek ni namenjen zagotavljanju prakti¢nih nasvetov o njegovi uporabi.

Za prakti¢ne informacije o uporabi zdravila Cystadane naj bolniki preberejo navodilo za uporabo ali se
posvetujejo z zdravnikom ali farmacevtom.

Kaj je zdravilo Cystadane in za kaj se uporablja?

Zdravilo Cystadane je namenjeno za zdravljenje homocistinurije, tj. dedne bolezni, pri kateri se
aminokislina homocistein, ne more razgraditi in se zato kopidi v telesu. To povzroca Stevilne simptome,
vklju¢no z okvaro vida, krhkimi kostmi in tezavami z obtocili.

Uporablja se kot dodatek drugim zdravilom, na primer vitaminu B6 (piridoksin), vitaminu B12
(kobalamin), folatu in posebni dieti.

Zdravilo Cystadane vsebuje zdravilno ucinkovino brezvodni betain.

Ker je bolnikov s homocistinurijo malo, velja ta bolezen za redko, zato je bilo zdravilo Cystadane
9. julija 2001 doloceno kot ,zdravilo sirota®™ (zdravilo za zdravljenje redkih bolezni).

Kako se zdravilo Cystadane uporablja?

Zdravljenje z zdravilom Cystadane mora nadzorovati zdravnik, ki ima izkuSnje z zdravljenjem bolnikov
s homocistinurijo.

Zdravilo Cystadane je na voljo v obliki praska, ki se jemljejo peroralno. Obicajni odmerek zdravila
Cystadane je 100 mg na kilogram telesne mase vsak dan, razdeljen v dva lo¢ena odmerka. Odmerek
je mogoce prilagoditi glede na odziv bolnika na zdravljenje (kar se nadzoruje z merjenjem ravni
homocisteina v krvi). Namen zdravljenja je vzdrZzevanje ravni homocisteina pod 15 mikromolov ali na
¢im nizji ravni. To stanje je obi¢ajno doseZzeno v enem mesecu.
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Zdravilo Cystadane se dobavlja s tremi merilnimi zlickami za odmerjanje 100 mg, 150 mgin1lg
praska. PraSek je treba neposredno pred zauZitjem popolnoma raztopiti v vodi, soku, mleku, otro3ki
formuli ali hrani.

Kako zdravilo Cystadane deluje?

Betain je naravna snov, ki se pridobiva iz sladkorne pese. Pri homocistinuriji betain zniZzuje raven
homocisteina v krvi tako, da homocistein ponovno pretvarja v aminokislino metionin. To prispeva k
izboljSanju simptomov bolezni.

KaksSne koristi je zdravilo Cystadane izkazalo v Studijah?

Druzba je predlozila informacije o zdravilu Cystadane iz znanstvene literature. Te so obsegale

202 porocili, ki opisujejo ucinke zdravila Cystadane, uporabljenega v razli¢nih odmerkih, na raven
homocisteina pri bolnikih razli¢nih starosti, ki imajo homocistinurijo. Za 140 bolnikov so bile podane
tudi informacije o njihovih simptomih, odmerkih in trajanju zdravljenja ter drugih uporabljenih
zdravilih. Vecina bolnikov je jemala tudi vitamina B6 ali B12 ali folat. Podatke iz teh $tudij so primerijali
z objavljenimi porocili, ki opisujejo izid pri nezdravljenih bolnikih s to boleznijo.

Pri bolnikih, ki so prejemali zdravilo Cystadane, je ocitno prislo do vec¢jega zniZzanja ravni homocisteina
kot pri nezdravljenih bolnikih. To je bilo povezano z izboljSanjem simptomov v zvezi s
kardiovaskularnim sistemom (srcem in oziljem) ter izboljSanjem razvojnih tezav pri priblizno treh
Cetrtinah bolnikov, ki so prejemali zdravilo Cystadane. Zdravilo je bilo ucinkovito pri bolnikih z vsemi
tremi vrstami homocistinurije.

Kaksna tveganja so povezana z zdravilom Cystadane?

Najpogostejsi nezeleni ucinek zdravila Cystadane (opazen pri vec kot 1 bolniku od 10) so poviSane
ravni metionina v krvi. Pri bolnikih, ki jemljejo zdravilo Cystadane, je treba nadzorovati raven
metionina, saj lahko povzroci mozganski edem (otekanje v mozganih). Bolniki s simptomi
mozganskega edema, kot so jutranji glavobol z bruhanjem, ali spremembami vida, naj se posvetujejo
z zdravnikom, saj bo mogoce treba zdravljenje z zdravilom Cystadane prekiniti.

Za celoten seznam nezelenih ucinkov in omejitev glejte navodilo za uporabo.
Zakaj je bilo zdravilo Cystadane odobreno?

Odbor za zdravila za uporabo v humani medicini (CHMP) pri agenciji je navkljub maloStevilnim
sistemati¢nim Studijam zdravila Cystadane sklenil, da je zdravilo koristno kot dodatek k obstojecim
nacinom zdravljenja homocistinurije, kot so dodajanje vitaminov in posebna dieta. Ugotovil je, da
zdravilo Cystadane ne more nadomestiti drugih nacinov zdravljenja.

Zato je sklenil, da so koristi zdravila Cystadane, Ce se uporablja v skladu z indikacijo, vecje od z njim
povezanih tveganj pri dopolnilnem zdravljenju homocistinurije. Priporocil je, da se zanj izda dovoljenje
za promet.

Kateri ukrepi se izvajajo za zagotovitev varne in ucinkovite uporabe
zdravila Cystadane?

Druzba, ki izdeluje zdravilo Cystadane, bo vzpostavila register bolnikov, ki jemljejo zdravilo, da bi tako
nadzorovala njegovo varnost. Zlasti bo spremljala primere moZzganskega edema, ki so ga pri majhnem
Stevilu bolnikov opazili med testiranjem zdravila.
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Priporocila in varnostni ukrepi, ki jih morajo za varno in ucinkovito uporabo zdravila Cystadane
upostevati zdravstveni delavci in bolniki, so vkljuceni tudi v povzetek glavnih znacilnosti zdravila in
navodilo za njegovo uporabo.

Druge informacije o zdravilu Cystadane

Evropska komisija je dovoljenje za promet z zdravilom Cystadane, veljavno po vsej Evropski uniji,
izdala 15. februarja 2007.

Celotno evropsko javno porocilo o oceni zdravila (EPAR) za zdravilo Cystadane je na voljo na spletni
strani agencije: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports.
Za vec informacij o zdravljenju z zdravilom Cystadane preberite navodilo za uporabo (ki je prav tako
del EPAR) ali se posvetujte z zdravnikom ali farmacevtom.

Povzetek mnenja Odbora za zdravila sirote o zdravilu Cystadane je na voljo na spletni strani agencije:
ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.

Povzetek je bil nazadnje posodobljen 10-2016.
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