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mercaptamin

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

Hvis du gnsker praktisk vejledning om anvendelsen af Cystadrops, kan du leese indlsegssedlen eller
kontakte din laege eller dit apotek.

Hvad er Cystadrops, og hvad anvendes det til?

Cystadrops er gjenmedicin, som anvendes til patienter fra 2 ar med cystinose. Cystinose er en arvelig
sygdom, hvor et naturligt stof kaldet cystin hober sig op i kroppen, hvilket forarsager, at der dannes
skadelige krystaller i nyrerne og hornhinden (den gennemsigtige hinde, der deekker det forreste af
gjet). Cystadrops anvendes til at mindske ophobningen af cystinkrystaller i hornhinden.

Da antallet af patienter med cystinose er lavt, betragtes sygdommen som "sjaelden”, og Cystadrops
blev udpeget som "leegemiddel til sjeeldne sygdomme" den 7. november 2008.

Cystadrops indeholder det aktive stof mercaptamin (ogsa kendt som cysteamin).
Hvordan anvendes Cystadrops?

Cystadrops udleveres kun efter recept, og behandlingen bar iveerkssettes under opsyn af en laege med
erfaring i behandling af cystinose.

Cystadrops fas som gjendraber. Den anbefalede dosis er en drabe i hvert gje 4 gange dagligt i
patientens vagenperiode. Laegen kan nedsaette dosis progressivt til 1 daglig drabe, afhaengigt af
resultaterne af gjenundersggelserne. Behandlingen bgr forlgbe over lang tid.
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De naermere oplysninger fremgar af indleegssedlen.
Hvordan virker Cystadrops?

Dannelsen af cystinkrystaller i hornhindecellerne kan beskadige gjet og forarsage alvorlige
synsforstyrrelser. Det aktive stof i Cystadrops, mercaptamin, reagerer med og oplgser cystin og
danner stoffer, der kan fjernes fra cellerne. Ved leegemidlets kontakt med gjet reduceres meengden af
cystin i hornhindens celler og begraenser herved gjenbeskadigelsen.

Hvilke fordele viser undersggelserne, at der er ved Cystadrops?

Cystadrops er blevet sammenlignet med en mindre koncentreret mercaptamin-gjendrabeoplgsning i en
hovedundersggelse, hvori der deltog 32 patienter fra 2 &r med cystinose. Behandlingens virkning blev
hovedsagelig bedgmt pa mindskelsen af krystalaflejringer i hornhinden ved mikroskopi og med
kvantificering ved hjeelp af en malingsvaerdi kaldet IVCM-score. Malingsveerdierne gar fra 0 til 28, hvor
0 svarer til ingen krystaller. | starten af undersggelsen havde patienterne i begge grupper et
midlertidigt malingsresultat pa 10.

Cystadrops viste sig at veere mere effektivt end sammenligningslaegemidilet til at mindske
cystinkrystaller i hornhinden efter 3 maneders behandlig. Hos patienter, der anvendte Cystadrops,
faldt IVCM-scoren med 4,6 point sammenlignet med et fald pa 0,5 point hos patienter, der anvendte
sammenligningslaegemidlet. Behandling med Cystadrops farte ogsa til reduktioner i fotofobi (ubehag i
gjnene ved steerkt lys)

Hvilke risici er der forbundet med Cystadrops?

De hyppigste bivirkninger ved Cystadrops (som kan forekomme hos mere end 1 ud af 10 personer)
vedrgrer gjet og omfatter smerter, kige og irritation i gjet, gget tareproduktion, slgrret syn og okulaer
hypereemi (rgde gjne). Disse virkninger er normalt milde og moderate og varer ikke ved.

Den fuldsteendige liste over indberettede bivirkninger og begreensninger ved Cystadrops fremgar af
indlaegssedlen.

Hvorfor blev Cystadrops godkendt?

@jendrabeoplgsninger med mercaptamin, som blandes lokalt pd apoteker og hospitaler, er blevet
anvendt i mange ar til behandling af gjensymptomer péa cystinose. Desuden har Cystadrops i en
undersggelse vist sig at veere effektivt til at mindske cystinkrystaller i hornhinden. Laegemidlet har
ogsa forbedret andre symptomer pa cystinose sdsom fotofobi. Hvad angar sikkerhed optraeder der ofte
bivirkninger i relation til gjet, men de er normalt handterbare.

Agenturets Udvalg for Leegemidler til Mennesker (CHMP) konkluderede, at fordelene ved Cystadrops
opvejer risiciene, og anbefalede, at det godkendes til anvendelse i EU.

Hvilke foranstaltninger treeffes der for at sikre risikofri og effektiv
anvendelse af Cystadrops?

Der er anfgrt anbefalinger og forholdsregler i produktresuméet og indleegssedlen, som patienter og
sundhedspersonale skal falge for at sikre risikofri og effektiv anvendelse af Cystadrops.
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Andre oplysninger om Cystadrops

Den fuldsteendige EPAR for Cystadrops findes pa agenturets websted under: ema.europa.eu/Find
medicine/Human medicines/European public assessment reports. Hvis du gnsker yderligere
oplysninger om behandling med Cystadrops, kan du leese 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 Cystadrops findes
pa agenturets websted under: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease
designation
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/003769/human_med_002042.jsp
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/003769/human_med_002042.jsp
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000484.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000484.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
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