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Resumo do EPAR destinado ao publico

Cystadane

betaina anidra

Este € um resumo do Relatério Publico Europeu de Avaliacao (EPAR) relativo ao Cystadane. O seu
objetivo é explicar o modo como a Agéncia avaliou o medicamento a fim de recomendar a sua
autorizacdo na UE, bem como as suas condi¢Bes de utilizacdo. Nao tem por finalidade fornecer
conselhos praticos sobre a utilizagdo do Cystadane.

Para obter informacdes praticas sobre a utilizagdo do Cystadane, os doentes devem ler o Folheto
Informativo ou contactar o seu médico ou farmacéutico.

O gue é o Cystadane e para que ¢é utilizado?

O Cystadane é um medicamento utilizado no tratamento da homocistinuria, uma doenca hereditaria
em que o aminoacido homocisteina ndo pode ser decomposto e se acumula no organismo. Tal causa
uma ampla variedade de sintomas, incluindo problemas de visdo, ossos fracos e problemas de
circulacao.

E utilizado em associagédo com outros tratamentos, como vitamina B6 (piridoxina), vitamina B12
(cobalamina), folatos e uma dieta especial.

Contém a substancia ativa betaina anidra.

Dado o numero de doentes afetados por homocistinUria ser reduzido, a doenca é considerada rara,
pelo que o Cystadane foi designado medicamento 6rfdo (medicamento utilizado em doencas raras) em
9 de julho de 2001.

Como se utiliza o Cystadane?

O tratamento com o Cystadane deve ser supervisionado por um médico com experiéncia no
tratamento de doentes com homocistindria.

O Cystadane esta disponivel na forma de um p6 a tomar por via oral. A dose padrdo do Cystadane é de
100 mg por quilograma de peso corporal por dia, repartidos em duas doses iguais. A dose pode ser
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ajustada de acordo com a resposta ao tratamento (monitorizada pela medi¢do dos niveis de
homocisteina no sangue). O objectivo do tratamento € manter os niveis de homocisteina no sangue
abaixo dos 15 micromoles, ou no nivel mais baixo possivel. Isto ocorre habitualmente no prazo de um

mes.

O Cystadane é fornecido em conjunto com 3 colheres-medida que medem, respetivamente, 100 mg,
150 mg e 1 g do po6. Este deve ser totalmente dissolvido em agua, sumo, leite, leite de férmula ou
alimentos e ser ingerido imediatamente apés a mistura.

Como funciona o Cystadane?

A betaina é uma substancia natural que é extraida da beterraba sacarina. Na homocistindria, a betaina
reduz os niveis de homocisteina no sangue ao transformar a homocisteina no aminoacido metionina.
Isto ajuda a melhorar os sintomas da doenca.

Quais os beneficios demonstrados pelo Cystadane durante os estudos?

A empresa apresentou informagdes sobre o Cystadane a partir de literatura cientifica. Estas incluiram
202 relatdérios que descrevem os efeitos do Cystadane, administrado em varias doses, sobre os niveis
de homocisteina em doentes com homocistintria de idades variadas. Relativamente a 140 doentes, foi
também fornecida informacgédo sobre os seus sintomas, a dose e a duracdo do tratamento, bem como
outros medicamentos que estavam a tomar. A maioria dos doentes estava também a tomar

vitaminas B6 ou B12, ou folato. A informacdo obtida a partir destes estudos foi comparada com
relatérios publicados que descreviam o resultado no caso de doentes nado tratados para esta doenca.

Os doentes que tomavam o Cystadane pareciam apresentar uma maior reducao dos niveis de
homocisteina do que os doentes nao tratados. Tal foi associado a uma melhoria dos sintomas que
afetam o sistema cardiovascular (coragdo e os vasos sanguineos), bem como a uma melhoria dos
problemas de desenvolvimento em cerca de trés quartos dos doentes que tomavam Cystadane. O
medicamento foi eficaz em doentes com os trés tipos de homocistindria.

Quais sao os riscos associados ao Cystadane?

O efeito secundario mais frequente associado ao Cystadane (observado em mais de 1 doente em 10)
foi a presenca de niveis elevados de metionina no sangue. Os niveis de metionina devem ser
monitorizados nos doentes que tomam o Cystadane, uma vez que podem causar edema cerebral
(inchaco no cérebro). Os doentes com sintomas de edema cerebral, tais como dores de cabeca
matinais acompanhadas de vomitos ou alteragdes da visdo, devem consultar o médico, ja que o
tratamento com o Cystadane podera ter de ser interrompido.

Para a lista completa dos efeitos secundarios e restri¢des de utilizagdo, consulte o Folheto Informativo.
Por que foi aprovado o Cystadane?

O Comité dos Medicamentos para Uso Humano (CHMP) concluiu que, apesar de existirem poucos
estudos sistematicos do Cystadane, o medicamento é util quando adicionado a tratamentos existentes
para a homocistindria, tais como a suplementacao vitaminica e a utilizacdo de uma dieta especial. O
Comité observou que o Cystadane ndo é um substituto de outros tratamentos.

O Comité decidiu que os beneficios do Cystadane sao superiores aos seus riscos no tratamento
adjuvante da homocistindria, quando utilizado conforme a sua indicagcdo. Recomendou que fosse
concedida autorizacdo de introducdo no mercado ao Cystadane.
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Que medidas estao a ser adotadas para garantir a utilizacdo segura e eficaz
do Cystadane?

A empresa que fabrica o Cystadane criard um registo de doentes que tomam o medicamento para
monitorizar a sua seguranca. Em particular, a empresa monitorizara casos de edema cerebral, que
foram observados num pequeno nimero de doentes durante a fase de testes do medicamento.

No Resumo das Caracteristicas do Medicamento e no Folheto Informativo foram igualmente incluidas
recomendacgdes e precaucdes a observar pelos profissionais de salde e pelos doentes para a utilizacdo
segura e eficaz do Cystadane.

Outras informacodes sobre o Cystadane

Em 15 de fevereiro de 2007, a Comisséo Europeia concedeu uma Autorizacdo de Introducéo no
Mercado, vélida para toda a Unido Europeia, para o medicamento Cystadane.

O EPAR completo relativo ao Cystadane pode ser consultado no sitio Internet da Agéncia em:
ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports. Para mais
informacgdes sobre o tratamento com o Cystadane, leia o Folheto Informativo (também parte do EPAR)
ou contacte o seu médico ou farmacéutico.

O resumo do parecer emitido pelo Comité dos Medicamentos Orfdos para o Cystadane pode ser
consultado no sitio Internet da Agéncia em: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare

disease designation.

Este resumo foi atualizado pela ultima vez em 10-2016.
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