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Julkinen EPAR-yhteenveto

Cystadrops

merkaptamiini

Tama on yhteenveto Euroopan julkisesta arviointilausunnosta (EPAR), joka koskee ladkevalmistetta
nimelta Cystadrops. Tekstissé selitetdan, miten virasto on arvioinut ladkevalmistetta ja paatynyt
suosituksiin myyntiluvan myoéntamisesté ja ladkevalmisteen kayton ehdoista. Tarkoituksena ei ole
antaa kaytdnnon neuvoja Cystadropsin kaytosta.

Potilas saa Cystadropsin kayttdéa koskevaa tietoa pakkausselosteesta, ladkarilta tai apteekista.

Mita Cystadrops on ja mihin sita kaytetaan?

Cystadrops on silmaladke kystinoosin hoitoon yli 2-vuotiaille potilaille. Kystinoosi on perinndllinen
sairaus, jossa elimistdssd muodostuva luonnollinen kystiini-niminen aine kiteytyy ja vahingoittaa
etenkin munuaisia ja sarveiskalvoa (Iapinakyva kerros silman etuosassa). Cystadropsia kaytetaan
vahentaméan kystiinikiteiden muodostumista sarveiskalvolla.

Koska kroonista kystinoosia sairastavia potilaita on vdhan, tauti katsotaan harvinaiseksi, ja Cystadrops
nimettiin harvinaisladkkeeksi (harvinaisten sairauksien hoidossa kaytettava laake) 7. marraskuuta
2008.

Cystadropsin vaikuttava aine on merkaptamiini (tunnetaan myds kysteamiinina).
Miten Cystadropsia kaytetaan?

Cystadrops-valmistetta saa ainoastaan laakarin maarayksesta, ja hoito on aloitettava sellaisen laakarin
valvonnassa, jolla on kokemusta kystinoosin hoidosta.

Cystadropsia on saatavana silméatippoina. Suositusannos on 1 tippa molempiin silmiin 4 kertaa
vuorokaudessa valveillaocloaikana. Laakéari voi pienentda annostusta vahitellen 1 tippaan
vuorokaudessa riippuen silmatutkimusten tuloksista. Hoidon on jatkuttava pitkaan.
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Lisatietoja on pakkausselosteessa.

Miten Cystadrops vaikuttaa?

Vauriot kystiinikiteiden muodostumisesta sarveiskalvon solujen sisalle voivat aiheuttaa vakavia
nakodongelmia. Cystadropsin vaikuttava aine, merkaptamiini, reagoi kystiinin kanssa liuottaen sita ja
muodostaen aineita, jotka voivat poistua soluista. Kun ladketta laitetaan silmaan, kystiinin maara
sarveiskalvon soluissa vahenee, miké vahentéé silmén vaurioitumista.

Mita hyotya Cystadropsista on havaittu tutkimuksissa?

Cystadropsia on verrattu toiseen vdhemman vakevaan merkaptamiinia siisaltavaan silmatippaliuokseen
yhdessa paatutkimuksessa, johon osallistui 32 yli 2-vuotiasta kystinoosipotilasta. Tehon p&aasiallinen
mitta perustui kystiinikiteiden vahenemiseen sarveiskalvolla mikroskooppitutkimuksen perusteella ja
maaritettyna ns. IVCM-pisteita kayttaen. Pisteet annettiin asteikolla 0—28, ja O pistetta tarkoittaa, ettei
kiteitéa ole. Tutkimuksen alussa potilailla kahdessa ryhmassa oli keskimaérin 10 pistetta.

Cystadropsin osoitettiin olevan tehokkaampi kuin vertailuldédke kystiinikiteiden vdhentdmisessa
sarveiskalvolla 3 kuukauden hoidon jalkeen: Cystadropsia kayttaneiden potilaiden IVCM-pisteet
vahenivat 4,6 pistettd, kun vdhenema vertailulddketté saaneilla potilailla oli 0,5 pistetté. Cystadrops-
hoito vahensi myos valonarkuutta (kirkkaassa valossa silméassa tuntuva epamukavuus).

Mita riskeja Cystadrops-valmisteeseen liittyy?

Cystadropsin yleisimmat sivuvaikutukset (joita voi olla useammalla kuin 1 henkil6lla 10:std) liittyvat
silmiin, ja niita ovat Kipu, kutina ja arsytys silméssa, lisaantynyt lakrimaatio (kyynelten erittyminen)
sumentunut nako ja silméan verekkyys (silmén punaisuus). Sivuvaikutukset ovat yleensa lievia tai
kohtalaisia ja lyhytkestoisia.

Pakkausselosteessa on luettelo kaikista Cystadropsin ilmoitetuista sivuvaikutuksista ja rajoituksista.
Miksi Cystadrops on hyvaksytty?

Paikallisissa apteekeissa tai sairaaloissa merkaptamiinista tehtyja silméatippaliuoksia on kaytetty useita
vuosia kystinoosin aiheuttamien silm&oireiden hoitoon. Cystadropsin on lisaksi osoitettu tutkimuksissa
vahentavan tehokkaasti kystiinikiteita sarveiskalvolla. Ladke paransi myds muita kystinoosin oireita,
kuten valonarkuutta. Mita tulee turvallisuuteen, silmiin liittyvat sivuvaikutukset ovat hyvin yleisia
mutta usein hallittavissa.

Viraston ladkevalmistekomitea (CHMP) katsoi, etta Cystadropsin hydty on sen riskeja suurempi, ja
suositteli myyntiluvan myontamista sille EU:ssa.

Miten voidaan varmistaa Cystadropsin turvallinen ja tehokas kaytto?

Cystadropsin turvallisen ja tehokkaan kaytén varmistamiseksi valmisteyhteenvetoon ja
pakkausselosteeseen on siséllytetty suosituksia ja varoituksia terveydenhuollon ammattilaisten ja
potilaiden noudatettavaksi.

Muuta tietoa Cystadropsista

Cystadropsia koskeva EPAR-arviointilausunto kokonaisuudessaan on viraston verkkosivustolla
osoitteessa ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports.
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/003769/human_med_002042.jsp

Lisatietoa Cystadrops-hoidosta saa pakkausselosteesta (sisdltyy myds EPAR-lausuntoon), laakarilta tai

apteekista.

Tiivistelma harvinaisladkekomitean Cystadropsia koskevasta lausunnosta on viraston verkkosivustolla
osoitteessa ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.
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