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Cystadane

betain, vandfri

Dette dokument er et sammendrag af den europaeiske offentlige vurderingsrapport (EPAR) for
Cystadane. Det forklarer, hvordan agenturet vurderede leegemidlet for at kunne anbefale udstedelse af
en markedsfgringstilladelse i EU og fastleegge anvendelsesbetingelserne. Det er ikke en praktisk
vejledning i, hvordan Cystadane bgr anvendes.

Hvis du gnsker praktisk vejledning om anvendelsen af Cystadane, kan du lsese indleegssedlen eller
kontakte din laege eller dit apotek.

Hvad er Cystadane, og hvad anvendes det til?

Cystadane er et leegemiddel, der anvendes til behandling af homocystinuri, som er en arvelig sygdom,
hvor aminosyren homocystein ikke kan nedbrydes og derfor hober sig op i kroppen. Dette medfarer en
lang reekke symptomer, herunder nedsat syn, skrgbelige knogler og kredslgbsproblemer.

Det anvendes sammen med andre behandlinger, sdsom B6-vitamin (pyridoxin), B12-vitamin
(kobalamin), folat og en seerlig dieet.

Cystadane indeholder det aktive stof betain, vandfrit.
Da antallet af patienter med homocystinuri er lavt, betragtes sygdommen som "sjselden”, og
Cystadane blev udpeget som "leegemiddel til sjeeldne sygdomme" den 9. juli 2001.

Hvordan anvendes Cystadane?

Behandlingen med Cystadane bgr overvages af en leege med erfaring i behandling af patienter med
homocystinuri.

Cystadane fas som et pulver til indtagelse gennem munden. Standarddosis af Cystadane er 100 mg pr.
kilogram legemsvaegt dagligt, fordelt pa to lige store doser. Dosis kan korrigeres afhaengig af
behandlingens virkning (som overvages ved at male indholdet af homocystein i blodet). Malet for
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behandlingen er at holde blodets indhold af homocystein p& under 15 mikromol eller sa lavt som
muligt. Dette opnas saedvanligvis inden for en maned.

Cystadane leveres med tre maleskeer til 100 mg, 150 mg og 1 g pulver. Det skal oplgses fuldstaendig i
vand, juice, meelk, modermeelkserstatning eller mad, umiddelbart far det indtages.

Hvordan virker Cystadane?

Betain er et naturstof, der udvindes af sukkerroer. Ved homocystinuri nedseetter betain
homocysteinniveauet i blodet ved at omdanne homocystein til aminosyren methionin. Derved mindskes
symptomerne pa sygdommen.

Hvilke fordele viser undersggelserne, at der er ved Cystadane?

Virksomheden har fremlagt oplysninger fra den videnskabelige litteratur om Cystadane. Oplysningerne
omfattede 202 rapporter, der beskriver virkningerne af Cystadane, givet i forskellige doser, pa
homocysteinniveauet hos patienter i forskellige aldre med homocystinuri. For 140 patienter blev der
desuden givet oplysninger om deres symptomer, dosis og behandlingsvarighed samt andre lsegemidler
taget samtidig. Stgrstedelen af patienterne fik desuden B6-vitamin eller B12-vitamin eller folat.
Oplysningerne fra disse undersggelser blev sammenholdt med publicerede rapporter om forlgbet hos
ubehandlede patienter med sygdommen.

Hos patienter, der fik Cystadane, mindskedes homocysteinniveauet tilsyneladende mere end hos
ubehandlede patienter. Dette var forbundet med bedring i symptomerne i hjerte-kar-systemet samt
bedring med hensyn til de udviklingsmaessige problemer hos ca. tre fjerdedele af de patienter, der fik
Cystadane. Laegemidlet var effektivt hos patienter med alle tre former for homocystinuri.

Hvilke risici er der forbundet med Cystadane?

Den hyppigste bivirkning ved Cystadane (som optreeder hos mere end 1 ud af 10 patienter) er forhgjet
indhold af methionin i blodet. Indholdet af methionin bgr overvages hos patienter, der far Cystadane,
da det kan medfgre hjernegdem (heaevelse i hjernen). Patienter med symptomer pa hjernegdem, sdsom
morgenhovedpine med opkastning eller eendret syn, bgr kontakte leegen, da det kan veere ngdvendigt
at afbryde behandlingen med Cystadane.

Den fuldsteendige liste over bivirkninger og begreensninger fremgar af indleegssedlen.
Hvorfor blev Cystadane godkendt?

Agenturets udvalget for Leegemidler til Mennesker (CHMP) besluttede, at leegemidlet, selvom der kun
foreligger fa systematiske undersggelser af Cystadane, er et nyttigt supplement til de eksisterende
behandlinger for homocystinuri, sdsom vitamintilskud og seerlig diset. Udvalget bemeerkede, at
Cystadane ikke erstatter andre behandlinger.

Udvalget konkluderede, at fordelene ved Cystadane opvejer risiciene, nar det anvendes i henhold til
indikationen som tilleegsbehandling ved homocystinuri. Udvalget anbefalede udstedelse af
markedsfgringstilladelse for Cystadane.
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Hvilke foranstaltninger treeffes der for at sikre risikofri og effektiv
anvendelse af Cystadane?

Virksomheden, der fremstiller Cystadane, skal oprette et register over de patienter, der far leegemidlet,
for at overvage dets sikkerhed. Virksomheden skal navnlig overvage tilfeelde af hjernegdem, der blev
iagttaget hos nogle fa patienter under afprgvningen af laegemidlet.

Der er desuden anfart anbefalinger og forholdsregler i produktresuméet og indleegssedlen, som
patienter og sundhedspersonale skal fglge for at sikre risikofri og effektiv anvendelse af Cystadane.

Andre oplysninger om Cystadane

Europa-Kommissionen udstedte en markedsfgringstilladelse med gyldighed i hele Den Europeeiske
Union for Cystadane den 15. februar 2007.

Den fuldsteendige EPAR for Cystadane findes p& agenturets websted under: ema.europa.eu/Find

medicine/Human medicines/European public assessment reports. Hvis du gnsker yderligere

oplysninger om behandling med Cystadane, kan du laese indleegssedlen (ogsa en del af denne EPAR)
eller kontakte din lsege eller dit apotek.

Sammendraget af udtalelsen fra Udvalget for Leegemidler til Sjeeldne Sygdomme om Cystadane findes
pa agenturets websted under: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease

designation.

Dette sammendrag blev sidst ajourfgrt i 10-2016.
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