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Souhrn zpravy EPAR urceny pro veiejnost

Aldurazyme
laronidasum

Tento dokument je souhrnem Evropské verejné zpravy o hodnoceni (European Public Assessment
Report, EPAR) pro pripravek Aldurazyme. Objasrfiuje, jakym zplsobem Vybor pro humanni 1é¢ivé
pfipravky (CHMP) vyhodnotil tento pfipravek, aby mohl vypracovat své stanovisko k vydani rozhodnuti
o registraci a doporuceni ohledné podminek pouzivani pfipravku Aldurazyme.

Co je Aldurazyme?

Aldurazyme je infuzni roztok (kapani do zily), ktery obsahuje Iécivou latku laronidazu.

Ve

K ¢emu se pripravek Aldurazyme pouziva?

PFipravek Aldurazyme se pouziva u pacientl s potvrzenou diagnézou mukopolysacharidozy | (MPS I,
nedostatku a-L-iduronidazy) k 1é¢bé& non-neurologickych pfiznakl onemocnéni (tj. priznakd, které se
netykaji mozku ani nerv(). MPS I je vzacné dédi¢né onemocnéni, pfi némz je Groven aktivity enzymu
a-L-iduronidazy mnohem nizsi nez obvykle. To znamena, zZe latky nazyvané glykosaminoglykany (GAG)
nejsou $tépeny, takze se ve vétdiné organl hromadi a poskozuji je. Non-neurologickymi projevy MPS |
mohou byt zv&tena jatra, ztuhlost kloub{ ztéZujici pohyb, omezena kapacita plic, srdeéni onemocnéni
nebo poskozeni oci.

Vydej tohoto IéCivého pFipravku je vazan na Iékarsky predpis.
Jak se pripravek Aldurazyme pouziva?

Lécba pripravkem Aldurazyme by méla probihat pod dohledem |ékafe, ktery méa zkusenosti s IéCbou
pacientl s MPS I nebo jinymi dédi¢nymi metabolickymi onemocnénimi. Pfipravek Aldurazyme by mél
byt podavan v nemocnici nebo na klinice s pohotové dostupnym resuscitacnim vybavenim, pfricemz
pfed infuzi je tfeba u pacientl zvaZit podani dalsich 1ékd, aby se prededlo vyskytu alergickych reakci.
Pripravek Aldurazyme se podava jednou tydné formou infuze do Zily. Je urcen k dlouhodobému uZivani.
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Jak pripravek Aldurazyme plisobi?

Léciva latka v pripravku Aldurazyme, laronidaza, je kopie lidského enzymu a-L-iduronidaza. Vyrabi se
metodou oznacovanou jako ,technologie rekombinantni DNA": enzym je vytvaren burikami, do kterych
byl vloZzen gen (DNA), diky némuz jsou schopny produkovat laronidazu. Laronidaza se pouziva jako
,enzymatickd substituéni 1é&ba", coz znamena, ze u pacientd s MPS I nahrazuje chybé&jici enzym. Tim
dochazi ke kontrole piiznakd MPS I a zlep$eni kvality Zivota pacienta.

Jak byl pripravek Aldurazyme zkouman?

P¥ipravek Aldurazyme byl porovnavan s placebem (net&innym pFipravkem) u 45 pacient( ve v&ku od 6
let s potvrzenou diagnézou MPS I. Hlavnim méritkem Ucinnosti byla usilovna vitalni kapacita plic (coz
je ukazatel toho, jak dobfe plice pracuji) a vzdalenost, kterou pacienti dokazali ujit za 6 minut. Tyto
hodnoty byly méfeny pred zahajenim Iécby a po 26 tydnech trvani IéCby. Poté studie pokracovala po
dobu az 4 let, pficemz vSichni pacienti byli 1éCeni pfipravkem Aldurazyme.

Pripravek Aldurazyme byl rovnéz zkouman u 20 déti ve véku do 5 let, které ho dostavaly po dobu
jednoho roku. Studie se zaméfila zejména na bezpecnost tohoto IéCivého pripravku, ale méfila také
jeho schopnost sniZovat hladiny glykosaminoglykand v moéi a velikost jater.

Jaky pFinos pripravku Aldurazyme byl prokazan v pribéhu studii?

Studie prokazala, ze po 26 tydnech piipravek Aldurazyme u pacientd zlepsil jak usilovnou vitalni
kapacitu plic, tak schopnost chlze. Tento Gcinek pretrvaval po dobu az 4 let.

U déti ve véku do 5 let sniZil piipravek Aldurazyme hladiny glykosaminoglykand v mo¢i pfiblizné o
60 %. Polovina z |éC¢enych déti méla na konci studie obvyklou velikost jater.

Jaka rizika jsou spojena s pripravkem Aldurazyme?

Vétsina pozorovanych nezadoucich G&ink{ pFipravku Aldurazyme je vyvolana spise prib&hem infuze
nez samotnym léCivym pFipravkem. Nékteré z nich jsou zavazné, ale postupem Casu se jejich pocet
snizuje. Nej¢ast&j$imi nezaddoucimi Gcinky pripravku Aldurazyme u pacientl ve véku nad 5 let
(zaznamenanymi u vice nez 1 pacienta z 10) jsou bolest hlavy, nauzea (pocit nevolnosti), bolesti
bficha, vyrazka, artropatie (poskozeni kloub(), artralgie (bolest kloub{), bolest zad, bolesti konéetin
(rukou a nohou), navaly, pyrexie (horecka) a reakce v misté infuze. NejCasté&jSimi nezadoucimi Ucinky
pfipravku Aldurazyme u pacient( ve v&ku do 5 let (zaznamenanymi u vice neZ 1 pacienta z 10) jsou
zvyseny krevni tlak, snizend saturace kyslikem (méritko toho, jak dobfe plice pracuji), tachykardie
(vysoka tepova frekvence), pyrexie (horec¢ka) a ties. Uplny seznam nezéadoucich Gcink{ hldéenych

v souvislosti s pfipravkem Aldurazyme je uveden v pfibalové informaci.

TéméF u viech pacientl, kterym byl podavén pripravek Aldurazyme, se vytvarely protilatky (bilkoviny,
k jejichz produkci dochazi v reakci na pripravek Aldurazyme). Jejich vliv na bezpecnost a Gcinnost
tohoto IéCivého pfipravku neni zcela znam.

Pripravek Aldurazyme nesméji uzivat osoby se zavaznou alergii na laronidazu nebo na kteroukoli dalsi
slozku tohoto pfipravku.
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Na zakladé ceho byl pripravek Aldurazyme schvalen?

Vybor CHMP rozhodl, Ze pripravek Aldurazyme poskytuje G¢innou kontrolu projevt MPS 1. Vybor CHMP
rozhodl, Zze pfinosy pripravku Aldurazyme prevysuji jeho rizika, a proto doporudil, aby mu bylo udéleno
rozhodnuti o registraci.

Pfipravek Aldurazyme byl plvodné registrovan ,za vyjimeénych okolnosti*, nebot vzhledem ke vzacné
povaze onemocnéni bylo v dobé jeho schvalovani k dispozici pouze omezené mnozstvi informaci.
Vzhledem k tomu, zZe spole¢nost pozadované doplnujici informace predlozila, oznaceni ,za vyjimecnych
okolnosti“ bylo dne 16. prosince 2015 odvolano.

Dalsi informace o pripravku Aldurazyme

Evropska komise udélila rozhodnuti o registraci pfipravku Aldurazyme platné v celé Evropské unii dne
10. ¢ervna 2003.

PIné znéni zpravy EPAR pro pfipravek Aldurazyme je k dispozici na internetovych strankach agentury
na adrese ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports. DalSi
informace o |écbé pripravkem Aldurazyme naleznete v pFibalové informaci (rovnéz soucasti zpravy
EPAR) nebo se obratte na svého Iékare Ci Iékarnika.

Tento souhrn byl naposledy aktualizovan v 11-2015.
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