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Agneursa (levacetylleucin)
Sammanfattning av Agneursa och varfér det ar godkant inom EU

Vad ar Agneursa och vad anvands det for?

Agneursa &r ett lakemedel som anvands for att behandla neurologiska symtom (symtom som paverkar
hjadrnan och nerverna) vid Niemann-Picks sjukdom typ C (NPC) hos vuxna och barn frén 6 ars alder
som vager minst 20 kg.

NPC &r en &rftlig sjukdom som paverkar kroppens formaga att transportera fett inuti cellerna. Med
tiden ansamlas dessa fetter i hjarnans celler och i andra delar av nervsystemet, med féljden att
cellerna slutar fungera som de ska och att de s& smaningom dér. Detta leder till symtom sdsom
svarigheter med balans och samordning av rérelser, svarigheter att svélja och tala samt skakningar
som inte kan kontrolleras.

Agneursa anvands i kombination med miglustat, ett annat Idkemedel for behandling av neurologiska
symtom pa NPC. Det kan ocksd ges som enda ldkemedel om behandling med miglustat har orsakat
biverkningar som gor det olampligt for patienten.

NPC ar sallsynt och Agneursa klassificerades som sarlékemedel (ett Iakemedel som anvands vid
sdllsynta sjukdomar) den 20 mars 2017. Mer information om klassificeringen som sarldkemedel finns

pa EMA:s webbplats.

Agneursa inneh3ller den aktiva substansen levacetylleucin.

Hur anvands Aqneursa?

Agneursa &r receptbelagt. Lakemedlet finns som dospasar innehdllande granulat som blandas med
vatten till en suspension, som ska tas genom munnen tva till tre gdnger om dagen. Suspensionen kan
ocksa ges genom en matningssond.

Dosen beror pd patientens kroppsvikt. Fér mer information om hur du anvénder Agneursa, lés

bipacksedeln eller tala med lékare eller apotekspersonal.

Hur verkar Aqneursa?

NPC orsakas av forandringar (mutationer) i gener som fungerar som mallar for tillverkningen av
proteinerna NPC1 och NPC2. Dessa proteiner transporterar normalt fett fran lysosomer (sma bl3sor i
cellerna dér stora molekyler sdsom fetter bryts ned) till andra delar av cellen. Hos personer med NPC
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fungerar inte NPC1 eller NPC2 som de ska, med foljden att fett ansamlas i lysosomerna, vilket ar
skadligt foér cellerna.

Exakt hur den aktiva substansen i Agneursa, levacetylleucin, verkar &r okant. Studier pa djur tyder
dock pd att den kan hjalpa till att korrigera cellernas férmaga att skapa energi. I detta ingar cellernas
formaga att bilda adenosintrifosfat, den huvudsakliga energikallan for de celler i hjarnan som
kontrollerar rérelser och balans.

Vilka fordelar med Agneursa har visats i studierna?

I en huvudstudie pa 60 vuxna och barn frén 6 ars alder som végde minst 20 kg ledde behandling med
Agneursa till forbattringar kopplade till rérelsefésrmagan, koordinationen och férmagan att utféra
vardagliga sysslor, jamfért med placebo (overksam behandling).

I studien fick patienterna antingen Agneursa eller placebo under de férsta 12 veckorna. Dessutom
behandlades 51 av de 60 deltagarna ocksd med miglustat. Efter denna period fick grupperna byta
behandling, s att de patienter som behandlats med Agneursa fick placebo och de som tagit placebo
fick Agneursa i ytterligare 12 veckor. Huvudeffektmattet var podngférandringen pa skalan fér
bedémning och vardering av ataxi (SARA). SARA-poangen &r ett matt p& hur mycket en persons
rorelseférmaga, koordination och férmaga att utféra vardagliga sysslor paverkas av ataxi (ett tillstdnd
som orsakar férsédmrad muskelkoordination). Skalan strécker sig fran 0 (ingen ataxi) till 40 (svar
ataxi). En minskning av en persons podng innebar att personens symtom férbattras.

Totalt sett ledde behandling med Agneursa till en genomsnittlig minskning av SARA-podngen pa
omkring 2 podng, jamfért med en minskning pa 0,6 med placebo. Dessutom férsamrades SARA-
podngen hos de patienter som fatt Aqneursa och dérefter bytt till placebo efter att behandlingen med
ldkemedlet avbrutits.

Vilka ar riskerna med Aqneursa?

En fullstandig forteckning éver biverkningar och restriktioner fér Agneursa finns i bipacksedeln.

Den vanligaste biverkningen som orsakas av Agneursa (kan forekomma hos upp till 1 av 10
anvandare) ar flatulens (gasbildning).

Varfor ar Aqneursa godkdnt i EU?

NPC &r ett sallsynt, livshotande tillstdnd med begrédnsade behandlingsalternativ. Vid tidpunkten for
godkannandet av Agneursa var miglustat det enda |lakemedel som var godkant for behandling av
neurologiska symtom pa NPC.

Trots viss osdkerhet i huvudstudien, sdsom den relativt korta behandlingstiden for ett lakemedel som
r avsett for I3ngtidsbehandling, resulterade behandling med Agneursa i férbattrade neurologiska
symtom pa NPC, inrdknat symtom som paverkar rérelseférmagan och koordinationen. De som avbrét
behandlingen fick dessutom en markant férsamring av sina symtom. Vid tidpunkten fér godkdnnandet
var gasbildning den enda biverkningen som orsakades av Agneursa.

Europeiska lakemedelsmyndigheten (EMA) fann darfor att férdelarna med Agneursa ar storre an
riskerna och att Agneursa kan godkannas for forsaljning i EU.
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Vad gors for att garantera saker och effektiv anvandning av Aqneursa?

Rekommendationer och forsiktighetsatgarder som halso- och sjukvardspersonal och patienter ska
iaktta for saker och effektiv anvéandning av Agneursa har tagits med i produktresumén och
bipacksedeln.

Liksom for alla Idkemedel dvervakas de vetenskapliga uppgifterna for Agneursa kontinuerligt.
Misstankta biverkningar som har rapporterats for Aqneursa utvarderas noggrant och nédvandiga
dtgarder vidtas for att skydda patienterna.

Mer information om Agneursa

Den [datum] beviljades Agneursa ett godkdnnande for férsaljning som galler i hela EU.

Mer information om Agneursa finns pa EMA:s webbplats:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/agneursa.
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