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Medicamentul Aqneursa imbunititeste semnificativ semnele, simptomele si
functia neurologica

EMA a recomandat acordarea unei autorizatii de punere pe piatd in Uniunea
Europeand (UE) pentru medicamentul Agqgneursa (levacetil leucind), pentru
tratamentul manifestarilor de tip neurologic ale bolii Niemann-Pick de tip C (NPC),
la adulti si copii cu varsta de sase ani si peste, cu o greutate de cel putin 20 kg.
Medicamentul Agneursa trebuie utilizat Tn asociere cu miglustat sau ca monoterapie
la pacientii care nu tolereaza miglustatul.

NPC este o tulburare genetica rara, progresiva si letala, cauzata de mutatii ale genelor
care codificd proteinele lizozomale esentiale pentru transportul intracelular si
metabolismul lipidelor din organism, inclusiv al colesterolului. In timp, celulele
sistemului nervos central si organele corpului inceteaza sa functioneze. Evolutia
bolii variaza foarte mult in functie de varsta de debut, insd majoritatea pacientilor cu
NPC sunt copii, care decedeaza inainte de a implini 20 de ani. Nu exista terapii
curative pentru NPC. Miglustatul este singurul medicament autorizat pentru tratarea
NPC si s-a demonstrat cd incetineste progresia generald a simptomelor de tip
neurologic la pacienti.

Levacetil leucina este o forma modificata a aminoacidului leucina, care joaca un rol
vital in sinteza proteinelor, cresterea masei musculare si regenerarea tesuturilor.
Levacetil leucina vizeaza procesele care stau la baza disfunctiei neurologice. Studiile
non-clinice au demonstrat ca levacetil leucina corecteaza metabolismul energetic si
imbundtéteste productia de adenozin trifosfat, principala sursd de energie pentru
tesuturile si celulele cerebeloase.



Recomandarea se bazeaza pe rezultatele unui studiu randomizat, dublu-orb,
controlat cu placebo, crossover, cu durata de 2 perioade, efectuat la 60 de pacienti
ale cdror semne, simptome si functie neurologicd au fost masurate utilizand Scala
pentru Evaluarea si Stadializare a Ataxiei (SARA), incluzand mersul, pozitia in
picioare, pozitia in sezut si vorbirea. Dintre acesti 60 de pacienti, 51 primeau deja
miglustat si au continuat sa il primeasca, pe parcursul studiului. Pacientii au fost
randomizati intr-un raport de 1:1, pentru a li se administra fie Agneursa, fie un
tratament de tip placebo, timp de 12 sdptimani, in Perioada I. In Perioada II, pacientii
au fost trecuti pe tratamentul opus (fie Aqgneursa, fie placebo) pentru inca 12
saptamani.

La sfarsitul perioadei I, pacientii tratati cu medicamentul Agneursa au demonstrat o
imbundtdtire semnificativa statistic a scorului SARA, comparativ cu cei tratati cu
placebo. La sfarsitul perioadei II, pacientii care au trecut de la Agneursa la placebo
au inregistrat o agravare semnificativa a simptomelor, comparativ cu scorul SARA,
la sfarsitul perioadei 1. Pacientii cdrora nu li s-a administrat Miglustat si-au
imbunatatit scorul SARA, atunci cand au fost tratati cu Aqneursa.

Singura reactie adversa care a fost legatd cauzal de tratamentul cu medicamentul
Aqgneursa este flatulenta.

Opinia adoptatd de CHMP reprezinta o etapa intermediard privind accesul
pacientului la Agneursa. Opinia va fi trimisda Comisiei Europene, in vederea
adoptarii unei decizii privind acordarea unei autorizatii de punere pe piata, la nivelul
intregii UE. De indatd ce o autorizatie de punere pe piata a fost acordata, deciziile
referitoare la pret si rambursare vor avea loc la nivelul fiecarui stat membru, tindnd
cont de rolul sau utilizarea potentiald a acestui medicament, in contextul sistemului
national de sanatate din tara respectiva.

Note

1. Acest comunicat de presa, Tmpreund cu toate documentele aferente, este
disponibil pe website-ul Agentiei: www.ema.europa.eu.

2. Solicitantul pentru medicamentul Agneursa este Intrabio Ireland Ltd.

3. Pe 20 Martie 2017, medicamentul Agneursa a fost desemnat medicament orfan,
pentru tratamentul bolii Niemann-Pick. In urma acestei opinii pozitive a CHMP,
Comitetul pentru medicamente orfane (COMP) va evalua dacd este necesara
mentinerea statutului de ,,orfan” al acestui medicament.
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