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Cerdelga (eliglustat)

Sammanfattning av Cerdelga och varfor det ar godkant inom EU

Vad ar Cerdelga och vad anvidnds det for?

Cerdelga &r ett lakemedel som anvéands fér Iangtidsbehandling av Gauchers sjukdom typ 1 hos vuxna
och barn frén 6 rs alder som vager minst 15 kg och vars sjukdom &r vél kontrollerad med
enzymersattningsbehandling (ERT).

Gauchers sjukdom &r ett genetiskt tillstand, vid vilket ett fettdmne som kallas glukosylceramid (eller
glukocerebrosid) inlagras i kroppen, vanligtvis i levern, mjalten och benvavnaden. Detta orsakar
symtom sasom anemi (I§ga halter av réda blodkroppar), trétthet, latthet att fa bldmarken, forstorad
mjélte och lever, smarta och frakturer i benvavnaden. Sjukdomen orsakas av bristen pa ett enzym
som ansvarar for nedbrytningen av fettdmnen.

Gauchers sjukdom ar sallsynt och Cerdelga klassificerades som sarlakemedel (ett Idkemedel som
anvands vid sallsynta sjukdomar) den 4 december 2007. Mer information om klassificeringen som
sarlakemedel finns p& EMA:s webbplats.

Cerdelga innehaller den aktiva substansen eliglustat.

Hur anvidnds Cerdelga?

Cerdelga &r receptbelagt och behandling ska inledas och évervakas av ldkare med erfarenhet av att
behandla Gauchers sjukdom.

Cerdelga finns som kapslar som tas genom munnen. Det ska inte tas tillsammans med grapefrukt eller
grapefruktjuice. Fér att barn ska kunna behandlas med Cerdelga méste de kunna svélja kapslarna.
Innan behandlingen pdbérijas testas patienterna for att se hur snabbt deras kroppar bryter ner
ldkemedlet. Vuxna som bryter ner lakemedlet i normal takt tar 1 kapsel tvd gdnger om dagen, medan
de som bryter ner lakemedlet Iangsamt tar 1 kapsel en gang om dagen. Barn som bryter ner
ldkemedlet i normal takt tar 2 kapslar tvd ganger om dagen, medan de som bryter ner ldkemedlet
I&ngsamt tar 1 kapsel en gdng om dagen.

Patienter som bryter ner detta Idkemedel mycket snabbt (“ultrasnabba metaboliserare”) bor inte ta
Cerdelga. Patienter som inte har testats eller som har oklara resultat av testet bor heller inte ta detta
lakemedel.
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For mer information om hur du anvander Cerdelga, las bipacksedeln eller tala med lakare eller
apotekspersonal.

Hur verkar Cerdelga?

Den aktiva substansen i Cerdelga, eliglustat, verkar genom att blockera effekten av ett enzym som
deltar i framstéallningen av fettamnet glukosylceramid. Eftersom inlagringen av detta fettdmne i organ
sasom mjalten, levern och benvivnaden ligger bakom symtomen p& Gauchers sjukdom typ 1 kan en
minskning av dess framstallning hjalpa till att férhindra inlagringen, och déarigenom hjalpa de drabbade
organen att fungera battre.

Vilka fordelar med Cerdelga har visats i studierna?

Studier visar att Cerdelga ar effektivt vid behandling av Gauchers sjukdom typ 1, bland annat genom
att minska storleken pd en forstorad mjalte och lever.

I en studie omfattande 40 tidigare obehandlade patienter med Gauchers sjukdom typ 1 sdgs en 28-
procentig minskning av mjaltens storlek hos patienter som tog Cerdelga, jamfort med en 2-procentig
6kning hos dem som tog placebo (overksam behandling) efter 9 manaders behandling. Hos patienter
som tog Cerdelga framkom ocksa en forbattring av andra tecken pa sjukdomen sdsom en minskning
av leverns storlek och 6kade nivder av hemoglobin (proteinet i de réda blodkropparna som
transporterar syre).

I en annan studie undersodktes Cerdelga hos 159 patienter vars sjukdom kontrollerades val genom
enzymersattningsbehandling. I denna studie férblev sjukdomen stabil hos 85 procent av patienterna
som gick 6ver till Cerdelga under ett &r och hos 94 procent av patienterna som fortsatte pa sin
enzymersattningsbehandling.

En ytterligare studie pa 51 barn i ldern 2-17 &r med Gauchers sjukdom typ 1 och 3 visade att
Cerdelga férvantas ha samma effekt pd barn som pa vuxna.

Vilka ar riskerna med Cerdelga?

En fullsténdig forteckning 6ver biverkningar och restriktioner fér Cerdelga finns i bipacksedeln.

Den vanligaste biverkningen som orsakas av Cerdelga ar dyspepsi (halsbrédnna), som kan férekomma
hos upp till 1 av 10 vuxna och fler an 1 av 10 barn.

Cerdelga far inte tas av vissa patienter med leverproblem eller av dem som tar vissa bestamda
ldkemedel som kan stéra kroppens formaga att bryta ner ldkemedlet.

Varfor ar Cerdelga godkant i EU?

Studier visar att Cerdelga &r effektivt ndr det galler att forbattra symtomen p& Gauchers sjukdom typ

1 hos de flesta vuxna som inte tidigare behandlats, och nér det galler att halla sjukdomen stabil hos de
flesta vuxna som tidigare behandlats med enzymersattningsbehandling (ERT). En minoritet av
patienterna (omkring 15 procent) som bytte frdn enzymersattningsbehandling till Cerdelga svarade
dock inte optimalt efter ett ars behandling. Fér dessa patienter bér andra behandlingsalternativ
overvagas. Alla patienter som byter frdn enzymersattningsbehandling till Cerdelga bor regelbundet
dvervakas med avseende pa sjukdomsprogression.

Nar det galler sakerheten var biverkningarna mestadels lindriga och kortvariga, men féretaget som
marknadsfor Cerdelga maste ytterligare undersoka lakemedlets 1dngsiktiga sakerhet.
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Europeiska ldkemedelsmyndigheten fann att féordelarna med Cerdelga &r stérre én riskerna och att
Cerdelga kan godkannas for forsaljning i EU.

Vad gors for att garantera sdaker och effektiv anvandning av Cerdelga?

Féretaget som marknadsfor Cerdelga kommer att forse lakare som forvantas forskriva lakemedlet med
riktlinjer for forskrivare och patienter som ordineras lakemedlet med ett patientkort. Detta
utbildningsmaterial kommer att bidra till att sakerstalla att endast patienter med Gauchers sjukdom
typ 1 behandlas med Cerdelga och att Cerdelga inte ges till vissa patienter med leverproblem och
tilsammans med lakemedel som vasentligt kan férandra halterna av Cerdelga i blodet. Féretaget
kommer aven att fora ett register 6ver patienter som behandlas med Cerdelga for att undersoka
ldkemedlets 1angsiktiga sakerhet.

Rekommendationer och férsiktighetsatgarder som halso- och sjukvardspersonal och patienter ska
iaktta for sdker och effektiv anvandning av Cerdelga har ocksa tagits med i produktresumén och
bipacksedeln.

Liksom for alla ldkemedel 6évervakas de vetenskapliga uppgifterna for Cerdelga kontinuerligt.
Biverkningar som har rapporterats for Cerdelga utvarderas noggrant och nédvandiga atgarder vidtas
for att skydda patienterna.

Mer information om Cerdelga

Den 19 januari 2015 beviljades Cerdelga ett godkdnnande for forsaljning som galler i hela EU.

Mer information om Cerdelga finns p& EMA:s webbplats
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/cerdelga.

Denna sammanfattning uppdaterades senast 11-2024.
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