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Prezentul document este un rezumat al Raportului public european de evaluare (EPAR) pentru
Aldurazyme. Documentul explica modul in care Comitetul pentru medicamente de uz uman (CHMP) a
evaluat medicamentul, pentru a emite avizul in favoarea acordarii autorizatiei de introducere pe piata
si recomandarile privind conditiile de utilizare pentru Aldurazyme.

Ce este Aldurazyme?
Aldurazyme este o solutie perfuzabild (picurare in venad) care contine substanta activa laronidaza.
Pentru ce se utilizeaza Aldurazyme?

Aldurazyme se utilizeaza la pacientii cu diagnostic confirmat de mucopolizaharidoza de tip I (MPZ I;
deficit de a-L-iduronidazad) pentru tratarea simptomelor non-neurologice ale bolii (simptome care nu au
legatura cu creierul sau cu nervii). MPZ I este o boala ereditara rara, in care nivelul de activitate al
enzimei a-L-iduronidaza este mult mai redus fata de cel normal. Aceasta inseamna ca anumite
substante, numite glicozaminoglicani (GAG) nu sunt descompuse in organism si, astfel, se acumuleaza
in majoritatea organelor, afectandu-le. Simptomele non-neurologice ale MPZ I pot fi ficat marit,
articulatii rigide care ingreuneaza miscarile, reducerea volumului pulmonar, afectiuni cardiace si
afectiuni oculare.

Medicamentul se poate obtine numai pe baza de reteta.
Cum se utilizeaza Aldurazyme?

Tratamentul cu Aldurazyme trebuie supravegheat de un medic cu experienta in tratarea pacientilor
care sufera de MPZ I sau de alte boli metabolice ereditare. Aldurazyme trebuie administrat intr-un
spital sau intr-o clinica in care este disponibil un echipament de resuscitare, putand fi necesar ca,
inainte de perfuzie, pacientilor sa li se administreze anumite medicamente pentru prevenirea unei
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reactii alergice. Aldurazyme se administreaza o data pe sdaptamaéana sub forma de perfuzie
intravenoasa. Este destinat utilizarii de lunga durata.

Cum actioneaza Aldurazyme?

Substanta activa din Aldurazyme, laronidaza, este o copie a enzimei umane a-L-iduronidaza. Este
produsa printr-o metoda numita ,tehnologia ADN-ului recombinant”: enzima este produsa de celule in
care a fost introdusa o gena (ADN) care le permite sa produca laronidaza. Laronidaza se utilizeaza ca
Jterapie de substitutie enzimatica”, ceea ce inseamna ca inlocuieste enzima care lipseste la pacientii cu
MPZ 1. Astfel, simptomele MPZ | sunt controlate, iar calitatea vietii pacientului este imbunatatita.

Cum a fost studiat Aldurazyme?

Aldurazyme a fost comparat cu placebo (un preparat inactiv) pe 45 de pacienti cu varsta de minimum
sase ani cu diagnostic confirmat de MPZ 1. Principalul indicator al eficacitatii a fost capacitatea vitala
fortata (CVF, un indicator care arata cat de bine functioneaza plamanii) si distanta pe care pacientii au
putut sa o parcurgd mergand timp de sase minute. Aceste masuratori au fost efectuate inainte si dupa
26 de saptamani de tratament. Apoi, studiul a continuat timp de pana la patru ani si toti pacientii au
fost tratati cu Aldurazyme.

Aldurazyme a fost, de asemenea, studiat pe 20 de copii cu varste sub cinci ani care au primit
Aldurazyme timp de un an. Studiul a evaluat in principal siguranta medicamentului, dar a masurat si
capacitatea sa de a reduce nivelurile de GAG in urina si marimea ficatului.

Ce beneficii a prezentat Aldurazyme pe parcursul studiilor?

Studiul a demonstrat ca dupa 26 de saptamani, Aldurazyme a ameliorat atat CVF, cat si capacitatea de
deplasare a pacientilor. Acest efect s-a mentinut timp de pana la patru ani.

La copiii cu varste sub cinci ani, Aldurazyme a redus nivelurile de GAG in urina cu aproximativ 60%. La
jumatate din copiii tratati, marimea ficatului era normala la sfarsitul studiului.

Care sunt riscurile asociate cu Aldurazyme?

Cele mai multe efecte secundare observate asociate cu Aldurazyme sunt reactii cauzate mai mult de
perfuzie decat de medicamentul ca atare. Unele dintre ele sunt severe, dar numarul efectelor secundare
tinde sa scada cu timpul. Cele mai frecvente efecte secundare la pacientii cu varste de peste cinci ani
(observate la mai mult de 1 pacient din 10) sunt dureri de cap, greata, dureri abdominale (de burta),
eruptii pe piele, artropatie (afectarea articulatiilor), artralgie (dureri articulare), dureri de spate, dureri
la nivelul extremitatilor (maini si picioare), inrosirea pielii, pirexie (febrd) si reactii la locul perfuziei. La
pacientii cu varste sub cinci ani, cele mai frecvente efecte secundare (observate la mai mult de 1
pacient din 10) sunt cresterea tensiunii arteriale, scaderea saturatiei de oxigen (un indicator care arata
cat de bine functioneaza plamanii), tahicardie (accelerarea frecventei batdilor inimii), pirexie si frisoane.
Pentru lista completa a efectelor secundare raportate asociate cu Aldurazyme, consultati prospectul.

Aproape toti pacientii care primesc Aldurazyme produc anticorpi (proteine produse ca raspuns la
Aldurazyme). Efectul lor asupra sigurantei si eficacitatii medicamentului nu este pe deplin cunoscut.

Aldurazyme este contraindicat la persoanele care au alergie severa la laronidaza sau la oricare dintre
celelalte ingrediente.
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De ce a fost aprobat Aldurazyme?

CHMP a hotarat ca Aldurazyme ofera un control adecvat al simptomelor MPZ 1. Comitetul a hotarat ca
beneficiile Aldurazyme sunt mai mari decat riscurile asociate si a recomandat acordarea autorizatiei de
introducere pe piata pentru acest produs.

Aldurazyme a fost initial autorizat in ,conditii/circumstante? exceptionale”, deoarece, din cauza ca
boala este rara, informatiile puse la dispozitie la momentul aprobarii erau limitate. Deoarece compania
a pus la dispozitie informatiile suplimentare solicitate, ,,circumstantele exceptionale” au incetat la

16 decembrie 2015.

Alte informatii despre Aldurazyme

Comisia Europeana a acordat o autorizatie de introducere pe piata pentru Aldurazyme, valabila pe
intreg teritoriul Uniunii Europene, la 10 iunie 2003.

EPAR-ul complet pentru Aldurazyme este disponibil pe site-ul agentiei: ema.europa.eu/Find
medicine/Human medicines/European public assessment reports. Pentru mai multe informatii
referitoare la tratamentul cu Aldurazyme, cititi prospectul (care face parte, de asemenea, din EPAR)
sau adresati-va medicului sau farmacistului.

Prezentul rezumat a fost actualizat ultima data in 11-2015.
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