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Sammanfattning av EPAR for allméanheten

Cystadane

betain vattenfritt

Detta ar en sammanfattning av det offentliga europeiska utredningsprotokollet (EPAR) for Cystadane.
Det forklarar hur EMA beddmt lakemedlet for att rekommendera godkénnande i EU och villkoren for att
anvanda det. Syftet ar inte att ge nagra praktiska rdd om hur Cystadane ska anvandas.

Praktisk information om hur Cystadane ska anvandas finns i bipacksedeln. Du kan ocksé kontakta din
lakare eller apotekspersonal.

Vad ar Cystadane och vad anvands det for?

Cystadane ar ett lakemedel som anvands for att behandla homocystinuri, en arftlig sjukdom dar
aminosyran homocystein inte kan brytas ned och darfér ansamlas i kroppen. Detta orsakar ett flertal
symtom, daribland synnedséttning, svagt skelett och cirkulationsproblem.

Lakemedlet ges tillsammans med andra behandlingar, t.ex. vitamin B6 (pyridoxin), vitamin B12
(kobalamin), folsyra och en sérskild diet.

Cystadane innehaller den aktiva substansen betain vattenfritt.

Eftersom antalet patienter med homocystinuri ar litet betraktas sjukdomen som sallsynt och Cystadane
klassificerades som sarlakemedel (ett lakemedel som anvands vid séllsynta sjukdomar) den 9 juli
2001.

Hur anvands Cystadane?

Behandling med Cystadane ska inledas av lakare som har erfarenhet av att behandla homocystinuri.

Cystadane finns som ett pulver som tas genom munnen. Standarddosen Cystadane ar 100 mg per kg
kroppsvikt per dag, som delas upp i tva likadana doser. Dosen kan justeras beroende pa
behandlingssvaret (6vervakas genom att nivan av homocystein i blodet mats). Syftet med
behandlingen ar att halla nivaderna av homocystein i blodet under 15 mikromol eller s& ldga som
mojligt. Detta astadkoms vanligen inom en manad.
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Cystadane levereras med tre méatskedar for att méta upp 100 mg, 150 mg och 1 g av pulvret. Det ska
I6sas upp helt i vatten, juice, mjolk, beredning eller foda omedelbart innan det intas.

Hur verkar Cystadane?

Betain ar en naturlig substans som utvinns ur sockerbetor. Vid homocystinuri minskar betain nivaerna
av homocystein i blodet genom att omvandla homocysteinet till aminosyran metionin. Detta hjéalper till
att mildra sjukdomssymtomen.

Vilken nytta med Cystadane har visats i studierna?

Foretaget lade fram data om Cystadane fran den vetenskapliga litteraturen. Detta innefattade 202
rapporter som beskriver de effekter som Cystadane hade i flera olika doser pa nivaerna av
homocystein hos patienter med homocystinuri i olika aldrar. Fér 140 patienter lamnades ocksa
uppgifter om symtom, dos och behandlingens varaktighet samt andra lakemedel som togs. De flesta
patienterna tog ocksa vitamin B6 eller B12 eller folsyra. Uppgifterna fran dessa studier jamférdes med
publicerade rapporter dar resultatet fér obehandlade patienter med sjukdomen beskrivs.

Nivaerna av homocystein tycks minska i hogre grad hos patienter som tar Cystadane &n hos
obehandlade patienter. Detta kopplades till en forbattring av symtomen i det kardiovaskuléra systemet
(hjartat och blodkérlen) och till en minskning av utvecklingsproblemen hos omkring tre fjardedelar av
patienterna som tog Cystadane. Lakemedlet var effektivt hos patienter med alla tre typerna av
homocystinuri.

Vilka ar riskerna med Cystadane?

Den vanligaste biverkningen som orsakas av Cystadane (upptrader hos fler &n 1 av 10 patienter) ar
forhojda nivaer av metionin i blodet. Metioninnivaerna ska dvervakas hos patienter som tar Cystadane
da de kan leda till hjarnédem (svullnad i hjarnan). Patienter med symtom pa hjarnédem, t.ex.
huvudvark och krakningar pd morgonen eller synférandringar, bor tala med sin lakare eftersom
behandlingen med Cystadane kan behdva avbrytas.

En fullstandig forteckning dver biverkningar och restriktioner finns i bipacksedeln.
Varfor godkanns Cystadane?

Aven om fa systematiska studier har gjorts av Cystadane fann myndighetens kommitté for
humanlakemedel (CHMP) att lakemedlet ar anvandbart som tillagg till befintliga behandlingar for
homocystinuri, t.ex. vitamintillskott och sarskild diet. Kommittén noterade att Cystadane inte ar nagon
ersattning for andra behandlingar.

Kommittén fann att nyttan med Cystadane ar stérre an riskerna vid tillaggsbehandling av
homocystinuri nar det anvands i enlighet med indikationen. Kommittén rekommenderade att
Cystadane skulle godkannas for forsaljning.

Vad gors for att garantera saker och effektiv anvandning av Cystadane?

Foretaget som tillverkar Cystadane kommer att upprétta ett register éver patienter som tar lakemedlet
for att dvervaka dess sékerhet. Framfor allt kommer foretaget att dvervaka fall av hjarn6édem, som
observerades hos ett litet antal patienter nar lakemedlet testades.

Rekommendationer och forsiktighetsatgarder som vardpersonal och patienter ska iaktta for saker och
effektiv anvandning av Cystadane har ocksa tagits med i produktresumén och bipacksedeln.
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Mer information om Cystadane

Den 15 februari 2007 beviljade Europeiska kommissionen ett godkannande for forsaljning av
Cystadane som galler i hela EU.

EPAR for Cystadane finns i sin helhet pd EMA:s webbplats ema.europa.eu/Find medicine/Human
medicines/European public assessment reports. Mer information om behandling med Cystadane finns i
bipacksedeln (ingar ocksa i EPAR). Du kan ocksa kontakta din lakare eller apotekspersonal.

Sammanfattningen av stallningstagandet om Cystadane fran kommittén for sarlakemedel finns pa
EMA:s webbplats ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.

Denna sammanfattning uppdaterades senast 10-2016.
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