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Europos santrauka placiajai visuomenei

Zavesca
miglustatas

Sis dokumentas yra Zavesca Europos vie3o vertinimo protokolo (EPAR) santrauka. Jame paaiskinama,
kaip Zmonéms skirty vaistiniy preparaty komitetas (CHMP) jvertines vaistg priemé nuomone, kuria
rekomenduoja suteikti Zavesca rinkodaros leidimg ir pateikia jo vartojimo rekomendacijas.

Kas yra Zavesca?

Zavesca — tai vaistas, kurio sudétyje yra veikliosios medziagos miglustato. Jis tiekiamas kapsulémis
(po 100 mg).

Kam vartojamas Zavesca?

Zavesca skirtas dviem paveldimoms ligoms, kurios apsunkina riebaly jsisavinima organizme, gydyti.
Sergant Siomis ligomis organizme pradeda kauptis riebalinés medziagos glikosfingolipidai. Zavesca
skirtas gydyti:

e | tipo lengvos arba vidutinio sunkumo formos Gosé (Gaucher) liga sergantiems suaugusiems
pacientams (18 mety arba vyresniems). Sia liga sergandiy pacienty organizme triiksta fermento
gliukocerebrozidazés, dél to jvairiuose organuose, pvz., bluznyje, kepenyse ir kauluose, pradeda
kauptis gliukozilseramidas glikosfingolipidas. Zavesca skiriamas pacientams, kuriems negalima
taikyti standartinés pakaitinés fermenty terapijos;

e pacientams, sergantiems C tipo Nimano-Piko (Niemann-Pick) liga, kuri gali bati mirtina, kadangi
glikosfingolipidai kaupiasi smegeny ir kity organy lastelése. Zavesca skiriamas neurologiniams ligos
simptomams (pasireiSkiantiems smegenyse ir nervuose) malSinti. Tokie simptomai tai —
koordinacijos sutrikimas, sakadiniai (greiti) akiy judesiai, dél kuriy gali sutrikti regejimas, sulétéjes
vystymasis, rijimo sutrikimai, sumazéjes raumeny tonusas, priepuoliai ir mokymosi sunkumai.

Kadangi Siomis ligomis serganciy pacienty néra daug, ir jos laikomos retomis, Zavesca priskirtas retyjy
vaisty (retoms ligoms gydyti skirty vaisty) kategorijai I tipo Gosé ligai gydyti 2000 m. spalio 18 d. ir
C tipo Nimano-Piko ligai gydyti — 2006 m. vasario 16 d.
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Vaisto galima jsigyti tik pateikus recepta.
Kaip vartoti Zavesca?

Gydyma Zavesca turi pradéti ir stebéti gydytojas, turintis Gosé arba C tipo Nimano-Piko ligos gydymo
patirties.

Rekomenduojama pradiné vaisto dozeé I tipo Gosé liga sergantiems pacientams yra po vieng kapsule
tris kartus per para. C tipo Nimano-Piko liga sergantiems 12 mety ir vyresniems pacientams
rekomenduojama vaisto dozé yra po 2 kapsules tris kartus per parg. Jaunesniems pacientams skiriama
doze priklauso nuo jy Ggio ir svorio. Zavesca skirtas ilgalaikiam vartojimui.

Inksty veiklos sutrikimy turintiems pacientams reikia skirti mazesne vaisto doze. Doze reikia laikinai
sumazinti, jei pacientui pasireiskia viduriavimas. Daugiau informacijos rasite preparato charakteristiky,
santraukoje (taip pat EPAR dalis).

Kaip veikia Zavesca?

Veiklioji Zavesca medziaga miglustatas slopina fermento gliukozilceramido vykdomg sinteze. Sis
fermentas dalyvauja pirmame glikosfingolipidy gamybos etape. Neleisdamas fermentui veikti
miglustatas gali sumazinti lastelése pagaminamuy, glikosfingolipidy kiekj. Manoma, kad tai sulétina I tipo
Gosé ligos simptomy atsiradima arba neleidzia jiems atsirasti ir palengvina C tipo Nimano-Piko ligos
simptomus.

Kaip buvo tiriamas Zavesca?

Zavesca poveikis I tipo Gosé liga sergantiems pacientams buvo vertinamas viename pagrindiniame
tyrime su 28 lengvos arba vidutinio sunkumo formos liga serganciais pacientais, kuriems nebuvo
galima taikyti arba kurie atsisaké pakaitinés fermenty terapijos. Sis tyrimas truko vienerius metus,
taciau 13 pacienty Siuo vaistu buvo gydomi dar 2 metus. Tyrime buvo vertinama, ar Zavesca turi
jtakos ligos pazeisty organy, pavyzdziui, kepeny ar bluZnies, dydZiui ir kraujo parametrams,
pavyzdziui, hemoglobino (raudonujy kraujo kineliy baltymo, kuris pernesa deguonj organizme) ir
trombocity (skatinanciy kraujo kreséjima) koncentracijoms.

Zavesca poveikiui C tipo Nimano-Piko liga sergantiems pacientams istirti atliktas vienas pagrindinis
tyrimas, kuriame dalyvavo 31 pacientas, iS kuriy 12 buvo jaunesni negu 12 mety amziaus. Tyrime su
standartiniu gydymu skiriamo Zavesca poveikis buvo lyginamas su vien standartinio gydymo poveikiu.
Pagrindinis vaisto veiksmingumo rodiklis buvo per metus pakites pacienty horizontaliy sakadiniy akies
judesiy greitis, taciau tyrime taip pat buvo vertinami kiti neurologiniai simptomai, pvz., pacienty
gebéjimas ryti ir ju protiné funkcija. Kai kurie pacientai buvo gydomi iki penkeriy su puse metu.
Bendrove taip pat pateiké 66 Zavesca gydyty pacienty apklausos rezultatus.

Kokia Zavesca nauda nustatyta tyrimuose?

Tiriant vaisto veiksminguma I tipo Gosé liga sergantiems pacientams, nustatyta, kad per metus
pacienty kepeny ir bluznies apimtis sumazéjo nezymiai (atitinkamai 12 proc. ir 19 proc.). Taip pat Siek
tiek padidejo kraujo kuneliy kiekis: pastebétas vidutinis hemoglobino koncentracijos padidéjimas

0,26 g viename decilitre ir vidutinis trombocity skaiCiaus padidéjimas 8,29 milijony viename mililitre.
Taikant nuolatinj gydyma Zavesca poveikis iSsilaiké daugiau kaip trejus metus.

Tiriant vaisto poveikj C tipo Nimano-Piko liga sergantiems pacientams nustatyta, kad ir Zavesca, ir
kitais vaistais gydomy pacienty akiy judesiai pageréjo panasiai. Tadiau pastebéta, kad Zavesca
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gydomy pacienty gebeéjimas ryti ir protinés funkcijos pageréjo. Apklausa parodé, kad mazdaug trims
ketvirtadaliams pacienty Zavesca sustabdé arba sumazino ligos simptomy sunkéjima.

Kokia rizika siejama su Zavesca vartojimu?

Dazniausi Zavesca Salutiniai reiskiniai (pastebéti daugiau nei 1 iS 10 pacienty) yra svorio mazéjimas,
sumazeéjes apetitas, drebulys, viduriavimas, viduriy pitimas ir pilvo (skrandZio) skausmas. ISsamy visy
Salutiniy reiskiniy, apie kuriuos pranesta gydant Zavesca, sarasg galima rasti pakuotés lapelyje.

Zavesca negalima skirti esant padidéjusiam jautrumui (alergijai) miglustatui arba kitoms pagalbinéms
medziagoms.

Kodél Zavesca buvo patvirtintas?

CHMP nusprendé, kad Zavesca nauda yra didesné uz jo keliama rizika, ir rekomendavo suteikti jo
rinkodaros leidima.

IS pradziy Zavesca rinkodaros leidimas suteiktas iSimtinémis sglygomis, kadangi dél ligy retumo buvo
nejmanoma gauti visos reikiamos informacijos apie §j vaista. Bendrovei pateikus reikalaujamag
papildomg informacijg, 2012 m. rugpjacio 23 d. iSimtiniy aplinkybiy salyga panaikinta.

Kita informacija apie Zavesca:

Europos Komisija 2002 m. lapkri¢io 20 d. suteiké visoje Europos Sajungoje galiojantj Zavesca
rinkodaros leidima.

ISsamy Zavesca EPAR rasite agentiros interneto svetainéje adresu: ema.europa.eu/Find

medicine/Human medicines/European public assessment reports. Daugiau informacijos apie gydyma
Zavesca rasite pakuoteés lapelyje (taip pat EPAR dalis) arba teiraukités savo gydytojo ar vaistininko.

Retyjy vaisty komiteto nuomoniy apie Zavesca santraukas rasite agenturos interneto svetainéje:
ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designations.

e Gosé liga;

e C tipo Nimano-Piko liga.

Si santrauka paskutinj karta atnaujinta 2012-08.
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/000435/human_med_001171.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/000435/human_med_001171.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000014.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000562.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
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