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Souhrn zpravy EPAR urceny pro veiejnost
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miglustatum

Tento dokument je souhrnem Evropské verejné zpravy o hodnoceni (European Public Assessment
Report, EPAR) pro ptipravek Zavesca. Objasfiuje, jakym zplsobem Vybor pro humanni Ié&ivé pripravky
(CHMP) vyhodnotil tento pfipravek, aby mohl vypracovat své stanovisko k vydani rozhodnuti o
registraci a doporuceni ohledné podminek pro pouzivani pfipravku Zavesca.

Co je Zavesca?

Zavesca je lécivy pripravek, ktery obsahuje IéCivou latku miglustat. Je dostupny ve formé tobolek
(100 mg).

Ve

K cemu se pripravek Zavesca pouziva?

PFipravek Zavesca se pouziva k 1é¢bé dvou dédi¢nych onemocnéni, ktera ovliviiuji zplsob, jakym télo
naklada s tuky. Ob& onemocnéni zplsobuji hromadéni tukovych latek zvanych glykosfingolipidy v téle.
PFipravek Zavesca se pouziva k 1é¢bé téchto pacientl:

e dospélych (ve véku od 18 let) s mirnou az stifedné zavaznou Gaucherovou chorobou typu 1.
Pacienti s timto onemocnénim maji nedostatek enzymu zvaného glukocerebrosidaza, coz vede
k hromadéni glykosfingolipidu zvaného glukosylceramid v rliznych &astech téla, napf. ve slezing,
v jatrech nebo kostech. Pfipravek Zavesca se pouziva u pacientd, ktefi nemohou byt Ié&eni pomoci
standardni substitu¢ni enzymové [éCby (ERT z angl. enzyme replacement therapy),

o pacientd véech vékovych skupin s Niemann-Pickovou chorobou typu C, coZ je potencidlné smrtelné
onemocnéni, pfi kterém se glykosfingolipidy hromadi v mozkovych burikach i jinde v téle. Pfipravek
Zavesca se pouziva k 1é¢bé neurologickych pFiznakl nemoci (pFiznakd ovliviiujicich mozek a
nervy). Patii mezi né ztrata koordinace, problémy se ,sakadovymi® (kmitavymi, rychlymi) pohyby
oka, jez mohou vést k poruse vidéni, opozdény vyvoj, obtize s polykanim, snizené svalové napéti,
zachvaty a potize s ucenim.
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JelikoZ pocet pacientd s uvedenymi onemocnénimi je nizky, tato onemocnéni se povazuji za zfidka se
vyskytujici a pfipravek Zavesca byl dne 18. fijna 2000 (v pfipadé Gaucherovy choroby typu 1) a dne
16. Unora 2006 (v pfipadé Niemann-Pickovy choroby typu C) oznacen jako ,lécivy pFipravek pro
vzacna onemocnéni*.

Vydej tohoto IéCivého pFipravku je vazan na lékarsky predpis.

Ve

Jak se pripravek Zavesca pouziva?

Lécbu pripravkem Zavesca by méli zahajit a monitorovat pouze lékafi, ktefi maji zkusenosti s Iécbou
Gaucherovy choroby nebo Niemann-Pickovy choroby typu C.

Doporucena pocatecni davka v pripadé |éCby Gaucherovy choroby typu 1 je jedna tobolka trikrat
denné. U Niemann-Pickovy choroby typu C jsou to dvé tobolky tfikrat denné pro pacienty od 12 let
véku, pfic¢emz u mladsich pacientl davka zavisi na jejich t&lesné hmotnosti a vysce. Ptipravek Zavesca
je urcen k dlouhodobému uzivani.

U pacientl se snizenou funkci ledvin by mély byt pouzity nizsi davky. Davka by také méla byt do¢asné
snizena u pacientd, u kterych se objevil prijem. Dalsi informace jsou uvedeny v souhrnu tdajl o
pfipravku (rovnéz soucasti zpravy EPAR).

Jak pripravek Zavesca ptsobi?

Lé&iva latka v pFipravku Zavesca, miglustat, zabrariuje plsobeni enzymu zvanému
glukosylceramidsyntéaza. Tento enzym se U&astni prvniho kroku produkce glykosfingolipidd. Zamezenim
¢innosti enzymu je miglustat schopen snizovat tvorbu glykosfingolipidG v burikdch. Tento mechanismus
podle v&eho zpomaluje vyskyt pFiznak( Gaucherovy choroby typu 1 nebo jejich vyskytu zabrafiuje a
zmirmuje priznaky Niemann-Pickovy choroby typu C.

Jak byl pripravek Zavesca zkouman?

Co se tyce Gaucherovy choroby typu 1, pfipravek Zavesca byl zkouman v jedné hlavni studii, do které
bylo zafazeno 28 dospélych s mirné nebo stfedné zavaznym onemocnénim, ktefi nemohli nebo nechtéli
podstoupit |é¢bu ERT. Hlavni &ast studie trvala jeden rok, ale 13 pacientl pokracovalo v uzivani
pripravku dalsi dva roky. Studie zkoumala vliv pfipravku Zavesca na velikost jater a sleziny a na krevni
obraz, jako napf. hladiny hemoglobinu (bilkoviny, kterd se nachazi v ¢ervenych krvinkach a rozvadi
kyslik do celého téla) a krevnich desticek (slozek, které napomahaji srazeni krve).

Co se tyce Niemann-Pickovy choroby typu C, pfipravek Zavesca byl zkouman v jedné hlavni studii, do
které bylo zafazeno 31 pacientl, z nichZ 12 bylo mladsich 12 let. Studie porovnavala G¢inky doplnéni
pfipravku Zavesca ke standardni IéCbé s GcCinky standardni [éCby samotné. Hlavnim méfitkem Gcinnosti
byla zména rychlosti sakadickych horizontalnich pohybt oka u pacientd po jednom roce 1é¢by. Studie
se véak zaméFila také na dalsi neurologické ptiznaky, napf. schopnost pacientd polykat a jejich
intelektové funkce. N&ktefi pacienti byli lé¢eni aZ po dobu 5 a pdl let. Spole¢nost predlozila také
vysledky prizkumu 66 pacientd Ié¢enych ptipravkem Zavesca.

Jaky pFinos pripravku Zavesca byl prokazan v pribéhu studii?

Ve studii Gaucherovy choroby typu 1 bylo po jednom roce 1é¢by zaznamenano mirné zmenseni
velikosti jater (0 12 %) a sleziny (0o 19 %). Doslo také k mirnému zlepSeni krevniho obrazu: hladiny
hemoglobinu se zvysily v priméru o 0,26 g na decilitr a pocet krevnich desti¢ek vzrostl o 8,29 miliond
na mililitr. Pfinosy pFipravku Zavesca byly zachovany v pribé&hu ti let nepFetrzité 1é&by.
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Ve studii Niemann-Pickovy choroby typu C bylo dosazeno podobného zlepdeni pohybl oka pfi uzivani
ptipravku Zavesca i bez ného. U pacientl uZivajicich pripravek Zavesca véak byly patrné zndmky
zlep&eni schopnosti polykat a intelektovych funkci. Z prizkumu vyplynulo, Ze uzivani pripravku
Zavesca vedlo ke stabilizaci nebo snizeni miry zhor&eni ptiznakd u pfiblizné tif ¢tvrtin pacientd.

Jaka rizika jsou spojena s pripravkem Zavesca?

Nejcastéjsimi nezddoucimi Gcinky pfipravku Zavesca (zaznamenanymi u vice nez 1 pacienta z 10) jsou
ztrata télesné hmotnosti, snizena chut k jidlu, tfes, prijem, nadymani (plynatost) a bolesti bficha.
Upliny seznam nezadoucich G¢ink{ hlagenych v souvislosti s pfipravkem Zavesca je uveden v pfibalové
informaci.

Pripravek Zavesca nesméji uzivat osoby s precitlivélosti (alergii) na miglustat nebo na kteroukoli dalsi
slozku tohoto pfipravku.

Na zakladé ceho byl pripravek Zavesca schvalen?

Vybor CHMP rozhodl, Ze pfinosy pfipravku Zavesca prevysuji jeho rizika, a proto doporucil, aby mu
bylo udéleno rozhodnuti o registraci.

P¥ipravek Zavesca byl plvodné registrovan ,za vyjimeénych okolnosti®, nebot vzhledem ke vzacné
povaze onemocnéni bylo v dobé schvalovani k dispozici pouze omezené mnozstvi informaci. Vzhledem
k tomu, Ze spolec¢nost pozadované doplnujici informace predlozila, oznaceni ,,za vyjimecnych okolnosti®
bylo dne 23. srpna 2012 odvolano.

Dalsi informace o pfripravku Zavesca:

Evropska komise udélila rozhodnuti o registraci pfipravku Zavesca platné v celé Evropské unii dne
20. listopadu 2002.

PIné znéni Evropské vefejné zpravy o hodnoceni (EPAR) pro pfipravek Zavesca je k dispozici na
internetovych strankach agentury na adrese ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European

public assessment reports. Dalsi informace o 1é¢bé pfipravkem Zavesca naleznete v pribalové informaci
(rovnéz soucasti zpravy EPAR) nebo kontaktujte svého Iékare Ci Iékarnika.

Shrnuti stanovisek k pfipravku Zavesca vydanych Vyborem pro |éCivé pFipravky pro vzacna
onemocnéni je k dispozici na internetovych strankach agentury na adrese ema.europa.eu/Find
medicine/Human medicines/Rare disease designations:

e Gaucherova choroba,

¢ Niemann-Pickova choroba typu C.

Tento souhrn byl naposledy aktualizovan v 08-2012.
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