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Zavesca
miglustat

Detta ar en sammanfattning av det offentliga europeiska utredningsprotokollet (EPAR) for Zavesca.
Det forklarar hur Kommittén for humanladkemedel (CHMP) bedémt lakemedlet och hur den kommit
fram till sitt stédllningstagande om att bevilja godkdnnande for forsaljning och sina rekommendationer
om hur lakemedlet ska anvandas.

Vad ar Zavesca?

Zavesca ar ett lakemedel som innehaller den aktiva substansen miglustat. Det finns som kapslar
(100 mg).

Vad anvands Zavesca for?

Zavesca anvands for att behandla tva arftliga sjukdomar som paverkar kroppens satt att hantera fett.
Bada sjukdomarna leder till att fettamnen som kallas glykosfingolipider inlagras i kroppen. Zavesca ges
for att behandla féljande patienter:

e Vuxna (18 ar och aldre) med mild till mattlig Gauchers sjukdom typ 1. Patienter med denna
sjukdom lider brist pa ett enzym kallat glukocerebrosidas, vilket leder till att en glykosfingolipid
kallad glukosylceramid inlagras i olika delar av kroppen, sdsom mjalten, levern och skelettet.
Zavesca ges till patienter som inte kan fa standardbehandlingen enzymersattningsterapi (ERT).

e Patienter i alla aldrar med Niemann-Picks sjukdom typ C, en potentiellt livshotande sjukdom som
innebar att glykosfingolipiderna inlagras i cellerna i hjarnan och pa andra stallen i kroppen.
Zavesca anvands for att behandla sjukdomens neurologiska symtom (symtom som drabbar
hjarnan och nerverna). Dessa innefattar nedsatt koordinationsférmaga, problem med sackaderade
(snabba) 6gonrorelser som kan leda till nedsatt syn, forsenad utveckling, svarigheter att svilja,
minskad muskeltonus, krampanfall och inlarningssvarigheter.
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Eftersom antalet patienter med dessa sjukdomar ar litet betraktas sjukdomarna som sallsynta. Den
18 oktober 2000 klassificerades Zavesca som sarlakemedel (ett lakemedel som anvands vid séllsynta
sjukdomar) for Gauchers sjukdom typ 1 och den 16 februari 2006 for Niemann-Picks sjukdom typ C.

Lakemedlet ar receptbelagt.
Hur anvands Zavesca?

Behandling med Zavesca ska inledas och évervakas av lakare med erfarenhet av behandling av
Gauchers sjukdom eller Niemann-Picks sjukdom typ C.

Den rekommenderade startdosen for Gauchers sjukdom typ 1 ar en kapsel tre ganger om dagen. For
Niemann-Picks sjukdom typ C ar den tva kapslar tre gadnger om dagen for patienter som ar 12 ar och
aldre. For yngre patienter beror dosen pa deras vikt och langd. Zavesca ar avsett for langvarig
anvandning.

En lagre dos ska ges till patienter med nedsatt njurfunktion. Dosen ska ocksa tillfalligt minskas till
patienter som far diarré. Mer information finns i produktresumén (ingar ocksa i EPAR).

Hur verkar Zavesca?

Den aktiva substansen i Zavesca, miglustat, hindrar ett enzym som kallas glukosylceramidsyntas fran
att verka. Detta enzym medverkar i det férsta skedet av bildandet av glykosfingolipider. Genom att
hindra enzymet fran att verka kan miglustat minska bildandet av glykosfingolipider i cellerna. Det
forvantas att detta fordrojer eller forhindrar utvecklingen av symtomen for Gauchers sjukdom typ 1
och minskar symtomen for Niemann-Picks sjukdom typ C.

Hur har Zavesca undersokts?

Zavesca undersoktes vid Gauchers sjukdom typ 1 i en huvudstudie p& 28 vuxna med lindrig till mattlig
sjukdom som inte kunde eller inte ville behandlas med enzymersattning. Huvuddelen av studien pagick
i ett &r, men 13 patienter fortsatte senare behandlingen med lakemedlet i ytterligare tva ar. | studien
undersoktes Zavescas effekt pa leverns och mjaltens storlek samt pa blodbilden, t.ex. koncentrationen
av hemoglobin (det protein som finns i réda blodkroppar och som transporterar syre i kroppen) och
antalet blodplattar (komponenter som gor att blodet koagulerar).

Vid Niemann-Picks sjukdom typ C undersoktes Zavesca i en huvudstudie pa 31 patienter av vilka 12
var under 12 &r. | studien jamfordes effekterna av Zavesca som tillagg till standardbehandling med
effekterna av enbart standardbehandling. Huvudeffektmattet var férandringen i hur snabbt patienterna
gjorde sackaderade horisontella dgonrorelser efter ett ar. | studien tittade man dock ocksa pa andra
neurologiska symtom, t.ex. patienternas formaga att svalja och deras intellektuella funktioner. Vissa
patienter behandlades i upp till fem och ett halvt ar. Féretaget lade ocksa fram resultaten av en enkat
bland 66 patienter som behandlats med Zavesca.

Vilken nytta har Zavesca visat vid studierna?

| studien av Gauchers sjukdom typ 1 upptradde en mattlig minskning av leverns storlek (12 procents
minskning) och av mjaltens storlek (19 procents minskning) efter ett ar. Blodbilden forbattrades ocksa
nagot: i genomsnitt kade hemoglobinnivaerna med 0,26 g per deciliter och antalet blodplattar 6kade
med 8,29 miljoner per milliliter. Férdelarna med Zavesca kvarstod under tre ar av kontinuerlig
behandling.
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| studien av Niemann-Picks sjukdom typ C forbattrades 6égonrdrelserna i ungefar lika stor utstrackning
hos patienter som behandlades med och utan Zavesca. Det fanns dock tecken pa forbattring av
formagan att svalja och de intellektuella funktionerna hos patienterna som behandlades med Zavesca.
Enké&ten visade att Zavesca ledde till en stabilisering eller minskning av den takt i vilken symtomen
forvarrades hos ungefar tre fjardedelar av patienterna.

Vilka ar riskerna med Zavesca?

De vanligaste biverkningarna som orsakas av Zavesca (upptrader hos fler an 1 av 10 patienter) ar
viktnedgang, minskad aptit, tremor (skakningar), diarré, gasbildning och buksmartor (magont). En
fullstandig férteckning 6ver biverkningar som rapporterats fér Zavesca finns i bipacksedeln.

Zavesca far inte ges till personer som &ar dverkansliga (allergiska) mot miglustat eller ndgot annat
innehallsamne.

Varfor har Zavesca godkants?

CHMP fann att fordelarna med Zavesca ar storre an riskerna och rekommenderade att Zavesca skulle
godkannas for forsaljning.

Zavesca godkandes ursprungligen i enlighet med reglerna om "godkannande i undantagsfall”. Detta
beror pa att det endast fanns begransad information vid tidpunkten for godkannandet eftersom
sjukdomarna ar sallsynta. Eftersom foretaget har redovisat den kompletterande information som
begéardes upphorde villkoret ”i undantagsfall” att galla den 23 augusti 2012.

Mer information om Zavesca

Den 20 november 2002 beviljade Europeiska kommissionen ett godkédnnande for forsaljning av
Zavesca som galler i hela Europeiska unionen.

Det offentliga europeiska utredningsprotokollet (EPAR) finns i sin helhet pd EMA:s webbplats
ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports. Mer information
om behandling med Zavesca finns i bipacksedeln (ingar ocksa i EPAR). Du kan ocksa kontakta din
lakare eller apotekspersonal.

Sammanfattningen av stéllningstagandena om Zavesca fran Kommittén for sarlakemedel finns pa
EMA:s webbplats ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designations:

e Gauchers sjukdom

¢ Niemann-Picks sjukdom typ C

Denna sammanfattning uppdaterades senast 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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