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Miglustat Gen.Orph (miglustat)

Sammanfattning av Miglustat Gen.Orph och varfor det &r godkant inom EU

Vad ar Miglustat Gen.Orph och vad anvands det for?

Miglustat Gen.Orph anvands for att behandla tva arftliga sjukdomar som paverkar hur kroppen
hanterar fetter. Bada sjukdomarna leder till att fettamnen som kallas glykosfingolipider ansamlas i
kroppen. Miglustat Gen.Orph anvands for att behandla féljande patienter:

e Vuxna (frGn 18 ars alder) med mild till mattlig Gauchers sjukdom typ 1. Patienter med denna
sjukdom saknar ett enzym som kallas glukocerebrosidas, vilket leder till att en glykosfingolipid
kallad glukosylceramid ansamlas i olika delar av kroppen, sdsom mjalten, levern och skelettet.
Miglustat Gen.Orph ges till patienter som inte kan f standardbehandlingen enzymersattningsterapi
(ERT).

e Patienter i alla aldrar med Niemann-Picks sjukdom typ C, en potentiellt dodlig sjukdom dar
glykosfingolipiderna ansamlas i cellerna i hjarnan och pé andra stéllen i kroppen. Miglustat
Gen.Orph ges for att behandla sjukdomens neurologiska symtom (symtom som drabbar hjarnan
och nerverna). Symtomen ar bland annat nedsatt koordinationsférméaga, problem med
sackaderade (snabba) égonrérelser som kan leda till nedsatt syn, forsenad utveckling, svarigheter
att svalja, minskad muskeltonus, anfall och inlarningssvarigheter.

Miglustat Gen.Orph &ar ett generiskt lakemedel. Det innebar att Miglustat Gen.Orph innehéaller samma
aktiva substans och verkar pa samma satt som ett referenslakemedel som redan &r godkant i EU.
Referensldkemedlet ar Zavesca. Mer information om generiska lakemedel finns i dokumentet med
frAgor och svar har.

Hur anvands Miglustat Gen.Orph?

Miglustat Gen.Orph finns som kapslar pa 100 mg som tas genom munnen. Den rekommenderade
startdosen vid Gauchers sjukdom typ 1 &r en kapsel tre gidnger om dagen. Vid Niemann-Picks sjukdom
typ C ar dosen tva kapslar tre ganger om dagen for patienter som ar 12 ar och aldre. For yngre
patienter beror dosen pa deras vikt och langd. Miglustat Gen.Orph ar avsett for langtidsbehandling.

Lakemedlet ar receptbelagt och behandlingen ska 6vervakas av lakare med erfarenhet av att behandla
Gauchers sjukdom.
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For mer information om hur du anvander Miglustat Gen.Orph, las bipacksedeln eller tala med lakare
eller apotekspersonal.

Hur verkar Miglustat Gen.Orph?

Den aktiva substansen i Miglustat Gen.Orph, miglustat, blockerar ett enzym som kallas
glukosylceramidsyntas. Detta enzym medverkar i det forsta skedet av bildandet av glukosylceramid.
Genom att hindra enzymet fran att verka kan miglustat minska bildandet av glukosylceramid i cellerna
och pa sa satt minska symtomen pa Gauchers sjukdom typ 1.

Hur har Miglustat Gen.Orphs effekt undersokts?

Studier av fordelarna och riskerna med den aktiva substansen vid Gauchers sjukdom har redan utférts
med referenslakemedlet Zavesca och behdver inte utforas pa nytt med Miglustat Gen.Orph.

Liksom for alla lakemedel lade foretaget fram kvalitetsdata dver Miglustat Gen.Orph. Foéretaget har
ocksa visat i en studie att Miglustat Gen.Orph ar "bioekvivalent” med referenslakemedlet. Tva
lakemedel &r bioekvivalenta nar de bildar samma halter av den aktiva substansen i kroppen och
forvantas darmed ha samma effekt.

Vilka ar fordelarna och riskerna med Miglustat Gen.Orph?

Eftersom Miglustat Gen.Orph &r ett generiskt lakemedel och ar bioekvivalent med referenslakemedlet
anses dess fordelar och risker vara desamma som for referenslakemedilet.

Varfor ar Miglustat Gen.Orph godkant i EU?

Europeiska ldkemedelsmyndigheten (EMA) fann att det styrkts att Miglustat Gen.Orph i enlighet med
EU:s krav har likvardig kvalitet och ar bioekvivalent med Zavesca. Myndigheten fann darfor att
fordelarna ar storre &n de konstaterade riskerna, liksom fér Zavesca, och att Miglustat Gen.Orph kan
godkannas fér anvandning i EU.

Vad gors for att garantera saker och effektiv anvandning av Miglustat
Gen.Orph?

Rekommendationer och forsiktighetsatgarder som halso- och sjukvardspersonal och patienter ska
iaktta for sdker och effektiv anvandning av Miglustat Gen.Orph har tagits med i produktresumén och
bipacksedeln.

Liksom for alla lakemedel dvervakas de vetenskapliga uppgifterna for Miglustat Gen.Orph kontinuerligt.
Biverkningar som har rapporterats foér Miglustat Gen.Orph utvarderas noggrant och nédvandiga
atgarder vidtas for att skydda patienterna.

Mer information om Miglustat Gen.Orph

Den 10 november 2017 beviljades Miglustat Gen.Orph ett godk&nnande for forséljning som géaller i
hela EU.

Mer information om Miglustat Gen.Orph finns pa EMA:s webbplats
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/miglustat-genorph. Information om referenslakemedlet finns

ocksa pa EMA:s webbplats.

Denna sammanfattning uppdaterades senast 06-2019.
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