EUROPEAN MEDICINES AGENCY

SCIENCE MEDICINES HEALTH

EMA/687938/2016
EMEA/H/C/003769

EPAR-0Osszefoglald a nyilvanossag szamara

Cystadrops

merkaptamin

Ez a dokumentum a Cystadrops-ra vonatkozd eurdpai nyilvanos értékeld jelentés (EPAR) Gsszefoglaldja.
Azt mutatja be, hogy az Ugynokségnek a gyodgyszerre vonatkozoé értékelése miként vezetett az EU-ban
érvényes forgalomba hozatali engedély kiadasat tamogaté véleményéhez és az alkalmazasi feltételekre
vonatkoz6 ajénlasaihoz. A dokumentum nem tekinthetd gyakorlati dtmutaténak a Cystadrops
alkalmazasara vonatkozoéan.

Amennyiben a Cystadrops alkalmazasaval kapcsolatban gyakorlati informaciora van sziiksége, olvassa
el a betegtajékoztatét, illetve forduljon kezel6orvosahoz vagy gydgyszerészéhez.

Milyen tipusu gyogyszer a Cystadrops és milyen betegségek esetén
alkalmazhato?

A Cystadrops 2 éves kortél a cisztindzis kezelésére alkalmazott szemgyodgyszer. A cisztindzis egy
orokletes betegség, amely soran a cisztin nevl természetes anyag felhalmozddik a szervezetben és
karos kristalyokat hoz létre, kiilondsen a vesékben és a szaruhartyan (a szem el6tti atlatszo réteg). A
Cystadrops-ot a szaruhartyan lerakédo cisztinkristalyok mennyiségének csokkentésére alkalmazzak.

Mivel a cisztindzisban szenvedd betegek szama alacsony, a betegség ,ritkanak” mindsul, ezért a
Cystadrops-ot 2008. november 7-én ,ritka betegség elleni gydgyszerré” (orphan drug) mindsitették.

A Cystadrops hatéanyagként merkaptamint (masnéven ciszteamin) tartalmaz.

Hogyan kell alkalmazni a Cystadrops-ot?

A Cystadrops csak receptre kaphato, és a kezelést a cisztindzis kezelésében tapasztalt orvos
feligyelete mellett kell megkezdeni.
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A Cystadrops szemcsepp formajaban kertl forgalomba. Az ajanlott adag egy-egy csepp mindkét
szembe, 4 alkalommal az ébrenléti 6rakban beadva. A szemészeti vizsgalat eredményeitdl fliggden az
orvos fokozatosan napi egy cseppre csokkentheti az adagot. A kezelés hosszu tavon alkalmazando.

Tovabbi informacié a betegtajékoztatoban talalhato.
Hogyan fejti ki hatasat a Cystadrops?

A cisztinkristalyok felhalmozodasa a szaruhartya sejtjeiben sulyos latasi problémakat okozhat. A
Cystadrops hatéanyaga, a merkaptamin reakcioba Iép a cisztinnel, feloldja azt, és olyan anyagokat
képez vele, amelyek eltavolithatdk a sejtekbdl. A gydgyszer szemben torténd alkalmazasakor a cisztin
mennyisége a szaruhartya sejtjeiben csokken, és ez korlatozza a szem karosodasanak mértékét.

Milyen elényei voltak a Cystadrops alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

A Cystadrops-ot egy f6 vizsgalatban 32, cisztindzisban szenved6, 2 évnél idésebb beteg bevonasaval
egy masik, kevésbé koncentralt, merkaptamin tartalmi szemcsepp-oldattal hasonlitottak ossze. A 6
hatékonysagi mutaté a szaruhartyan lerakédo cisztinkritalyok mennyiségének cstkkenésén alapult,
amelyet mikroszkdppal ellenériztek és az tgynevezett IVCM pontszammal mértek. A pontértékek 0-t6l
28-ig terjednek, és a 0 a kristalyok jelenlétének hianyat jelenti. A vizsgalat kezdetekor a betegek
atlagos pontszama mindkét csoportban 10 volt.

A Cystadrops 3 honap kezelés utan hatékonyabbnak bizonyult az 6sszehasonlité készitménynél a
szaruhartyan lerakodo cisztinkristalyok mennyiségének cstkkentésében: a Cystadrops-szal kezelt
betegeknél az IVCM pontszam 4,6 ponttal csbkkent, szemben az 6sszehasonlité készitmény altal
el6idézett 0,5 pontos csokkenéssel. A Cystadrops-kezelés a fotofobia (fényérzékenység) enyhiiléséhez
is vezetett.

Milyen kockazatokkal jar a Cystadrops alkalmazasa?

A Cystadrops leggyakoribb mellékhatasai (10 beteg kozil tdbb mint 1-nél jelentkezhet) a szemhez
kapcsolédnak, és kozéjik tartozik a szemfajdalom, szemviszketés és szemirritacio, fokozott kdnnyezés,
homalyos latas és a szemvorosség (okularis hiperémia). Ezek a mellékhatasok altaldban enyhe vagy
kozepes sulyossaguak, és idével elmulnak.

A Cystadrops alkalmazasaval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatas és a korlatozasok teljes
felsorolasa a betegtajékoztatéban talalhato.

Miért engedélyezték a Cystadrops forgalomba hozatalat?

A gyogyszertarakban vagy kérhazakban helyben elkészitett merkaptamin tartalmd szemcsepp-
oldatokat évek o6ta alkalmazzak a cisztindzis szemet érintd tlineteinek kezelésére. Ezen tulmenden a
Cystadrops egy vizsgalatban is hatékonynak bizonyult a szaruhartyan lerakédé cisztinkristalyok
mennyiségének cstkkentésében. A gydgyszer a cisztindzis egyéb tineteit, igy példaul a fotofobiat is
enyhitette. A biztonsagossagot illetéen, bar a szemet érinté mellékhatasok nagyon gyakoriak,
rendszerint kezelhet&ek is.

Az Ugynokséghez tartozoé emberi felhasznalasra szant gyodgyszerek bizottsaga (CHMP) megéallapitotta,
hogy a Cystadrops alkalmazasanak elényei meghaladjak a kockazatokat, ezért javasolta a gyogyszer
EU-ban valé alkalmazasanak jévahagyasat.
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Milyen intézkedések vannak folyamatban a Cystadrops biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabol?

A Cystadrops biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségligyi szakemberek és a
betegek altal kovetend6 ajanldsok és ovintézkedések feltlintetésre kertiltek az alkalmazasi el6irdsban
és a betegtajékoztatéban.

A Cystadrops-szal kapcsolatos egyéb informacio

A Cystadrops-ra vonatkozo teljes EPAR az Ugynokség weboldalan talalhat6: ema.europa.eu/Find

medicine/Human medicines/European public assessment reports. Amennyiben a Cystadrops-szal
torténd kezeléssel kapcsolatban bévebb informacidra van szilksége, olvassa el a (szintén az EPAR
részét képez0) betegtajékoztatot, illetve forduljon kezelGorvosahoz vagy gyégyszerészéhez.

A ritka betegségek gyogyszereivel foglalkozé bizottsag Cystadrops-ra vonatkozé véleményének
osszefoglaldja az Ugynokség weboldalan talalhato: 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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