Streszczenie planu zarzadzania ryzykiem dla produktu leczniczego Miglustat Waymade
(Miglustatum)

To jest streszczenie planu zarzadzania ryzykiem (RMP) dla produktu leczniczego Miglustat Waymade.
Dokument opisuje w szczegdtowy sposob istotne ryzyka zwigzane ze stosowaniem produktu Miglustat
Waymade, w jaki sposob ryzyko mozna ograniczy¢, i jak pozyska¢ wigcej informacji o zagrozeniach i
danych na temat brakujacych informacji zwigzanych z przyjmowaniem produktu leczniczego Miglustat
Waymade.

Charakterystyka produktu leczniczego Miglustat Waymade i ulotka dla pacjenta zawiera najwazniejsze
informacje dla 0os6b wykonujacych zawody medyczne i dla pacjentow, jak produkt leczniczy Miglustat
Waymade powinien by¢ stosowany.

Wazne nowe zagadnienia lub zmiany odnoszace si¢ do juz opisanych kwestii powinny zosta¢ zawarte
w aktualizacji RMP dla produktu leczniczego Miglustat Waymade.

L. Informacje o produkcie i wskazaniach do jego stosowania

Miglustat Waymade jest zarejestrowany do stosowania w leczeniu doustnym dorostych pacjentéw z
tagodng do umiarkowanej postacia choroby Gauchera typu 1. Miglustat Waymade moze by¢ stosowany
wylacznie w leczeniu pacjentow, u ktorych terapia enzymatyczna zastgpcza jest niecodpowiednia.

Miglustat Waymade jest zarejestrowany do stosowania w leczeniu postgpujacych objawow
neurologicznych u dorostych i dzieci z chorobg Niemanna-Picka typu C (pelne wskazania znajdujg si¢
w charakterystyce produktu leczniczego).

Produkt leczniczy zawiera miglustat jako substancj¢ czynng i jest podawany doustnie.

II. Ryzyko zwigzane ze stosowaniem produktu leczniczego i aktywnosci jakie nalezy podja¢ w
celu zmniejszenia ryzyka lub dalszego jego scharakteryzowania

Istotne ryzyka produktu leczniczego Miglustat Waymade, tgcznie z dziataniami podejmowanymi w celu
zmniejszenia tych ryzyk i propozycje badan umozliwiajacych lepsze poznanie zagrozen zwigzanych ze
stosowaniem produktu leczniczego Miglustat Waymade wymieniono ponize;.

Dziatania podejmowane w celu zmnigjszenia ryzyka to:

e Specjalne informacje, takie jak ostrzezenia i specjalne $rodki ostroznosci, zalecenia odnoszace
siedo prawidtowego sposobu stosowania, zamieszczone w ulotce dla pacjenta, w Charakterystyce
produktu leczniczego przeznaczonej dla 0sob wykonujacych zawody medyczne;

e Wazne zalecenia zamieszczone na opakowaniu leku;
e Zatwierdzenie odpowiedniej wielko$ci opakowania leku, zapewniajace jego wlasciwe stosowanie;

e Nadanie wlasciwej kategorii dostepnosci leku — sposob w jaki pacjent nabywa lek (np. z lub bez
recepty) moze zminimalizowa¢ ryzyko zwigzane z jego stosowaniem.

Wszystkie te dziatania to rutynowe $rodki minimalizacji ryzyka.

W uzupetieniu do tych dziatan, regularnie gromadzi si¢ i analizuje informacje o niepozadanych
dziataniach produktu leczniczego, aby w razie potrzeby niezwtocznie podjac konieczne kroki. Dziatania
te stanowig rutynowe aktywnosci nadzoru nad bezpieczenstwem farmakoterapii.



I1.A Lista istotnych zagrozen i brakujacych informacji

Istotne ryzyka zwigzane ze stosowaniem produktu leczniczego Miglustat Waymade to ryzyka, ktore
wymagajg specjalnych dziatan z zakresu zarzadzania ryzykiem, w celu dalszego zbadania lub podjecia
krokow minimalizujacych ryzyko, w taki sposob zeby produkt leczniczy mogt by¢ bezpiecznie
przyjmowany. Istotne ryzyka moga odnosi¢ si¢ do ryzyka zidentyfikowanego lub potencjalnego.
Zidentyfikowane ryzyka odnoszg si¢ do sytuacji, w ktorych w wystarczajacy sposob mozemy
udowodni¢ zalezno$¢ ryzyka od stosowania produktu Miglustat Waymade. Potencjalne ryzyka odnosza
si¢ do sytuacji, w ktorych zwigzek zagrozenia ze stosowaniem leku jest oceniany jako mozliwy, po
wzigciu pod uwagg dostgpnych danych, ale ten zwigzek nie jest dotychczas w pelni ustalony i wymaga
dalszej oceny. Brakujace informacje odnosza si¢ do informacji dotyczacych bezpieczenstwa stosowania
leku, ktorych obecnie brakuje i wymagajag zgromadzenia niezbednych danych (np. dotyczace
bezpieczenstwa podczas dlugotrwatego stosowania leku).

Lista istotnych zagrozen i brakujacych informacji
Istotne zidentyfikowane Brak

ryzyka

Istotne potencjalne ryzyka Brak

Brakujace informacje Brak

II.LB  Podsumowanie informacji o istotnych ryzykach

Informacja dotyczace bezpieczenstwa zawarta w proponowanej informacji o produkcie leczniczym jest
zgodna z informacja dla referencyjnego produktu leczniczego.

I1.C Plan przewidywanego rozwoju po dopuszczeniu produktu do obrotu

II.C.1 Badania, ktéorych przeprowadzenie stanowi warunek uzyskania pozwolenia na
dopuszczenie do obrotu produktu leczniczego

Brak badan stanowiacych warunek dopuszczenia produktu leczniczego do obrotu lub bedacych
wynikiem specyficznych zobowigzan dotyczacych produktu leczniczego Miglustat Waymade.
I1.C.2 Inne badania porejestracyjne uwzglednione w planie rozwoju produktu leczniczego

Brak badan, ktorych przeprowadzenie jest wymagane w odniesieniu do produktu leczniczego Miglustat
Waymade.



