EUROPEAN MEDICINES AGENCY

SCIENCE MEDICINES HEALTH

EMA/670094/2015
EMEA/H/C/002145

Souhrn zpravy EPAR urceny pro veiejnost

Glybera

alipogenum tiparvovecum

Tento dokument je souhrnem Evropské verejné zpravy o hodnoceni (European Public Assessment
Report, EPAR) pro pfipravek Glybera. Objasfiuje, jakym zplsobein Vybor pro humanni Ié¢ivé pFipravky
(CHMP) vyhodnotil tento pfipravek, aby mohl vypracovat své stanovisko k vydani rozhodnuti

o registraci a doporuceni ohledné podminek pouzivani pfipravku.Glybera.

Co je Glybera?

Glybera je 1éCivy pripravek, ktery obsahuje Ié€fivou latku alipogen tiparvovek. K dispozici je ve formé
injek¢niho roztoku.

Ptipravek Glybera je druh léCivého pfipravku pro moderni terapie oznacovany jako ,pfipravek pro
genovou terapii“. Jedna se o druh‘ié&iveho pripravku, ktery plsobi tak, e do t&la dodava geny.

K ¢emu se pripravek Giybera pouziva?

Pripravek Glybera sé pouziva k IéCbé dospélych s deficitem (nedostatkem) lipoproteinové lipazy, ktefi
trpi zavaznymi nebo epakovanymi zachvaty pankreatitidy (zanétu slinivky bfisni) navzdory dodrzovani
diety s nizkym obsahem tukd.

Deficit lipopreteinové lipazy je vzacné onemocnéni, pfi kterém pacienti vykazuji poruchu genu pro
lipoprateinovou lipdzu, enzymu odpovédného za odbouravani tukl. Pacienti s timto onemocnénim
museji dedrZovat pFisnou dietu s nizkym obsahem tukd a maji sklon k opakovanym zachvatim
pankreatitidy, kterd predstavuje zédvaznou komplikaci, je? mize vést k ohroZeni Zivota.

Pfipravek Glybera je urcen pouze pro pacienty, u nichZ bylo onemocnéni potvrzeno nalezitym
genetickym vySetrenim a ktefi vykazuji méfitelnou hladinu enzymu lipoproteinové lipazy v krvi.

JelikoZ pocet pacientl s deficitem lipoproteinové lipazy je nizky, toto onemocnéni se povazuje za zfidka
se vyskytujici a pripravek Glybera byl dne 8. bfezna 2004 oznacen jako ,léCivy pfipravek pro vzacna
onemocnéni*.
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Vydej tohoto IéCivého pFipravku je vazan na Iékarsky predpis.
Jak se pripravek Glybera pouziva?

Pripravek Glybera by mél predepisovat pouze Iékaf s kvalifikaci pro 1éCbu deficitu lipoproteinové lipazy
a pro genovou terapii a mél by byt podavan pod jeho dohledem.

Pripravek Glybera se podava jako jednordzova |é¢ba zahrnujici opakované injekce do svall horni

a dolni ¢asti dolnich koncetin. MnoZstvi injekéné podavaného Iécivého pripravku a pocet injekci zavisi
na télesné hmotnosti pacienta. Podrobnéjsi informace o davkovani pfipravku Glybera jsou uvedeny
v souhrnu (dajd o pFipravku (rovnéZz soudasti zpravy EPAR).

Po dobu ti dn{ pred 1é¢bou pripravkem Glybera a dvanacti tydnl po ni dostavaji pacienti
imunosupresiva, ktera snizuji reakci imunitniho systému organismu proti I&éCivému pripravku.
Vzhledem k tomu, Ze je tfeba podat vice injekci, doporucuje se aplikovat je pfi spinalni riebo regionalni
anestezii (podani 1éCivych piipravkd, které znecitlivi urcité ¢asti téla a zabrafiuji vniman! bolesti).

Jak pripravek Glybera pisobi?

Léciva latka v pripravku Glybera, alipogen tiparvovek, je odvozena z virty ktery byl upraven tak, aby
prenasel gen pro lipoproteinovou lipdzu do bunék organismu. Po injeké&nim podani do svald upravuje
deficit lipoproteinové lipazy tim, Zze umoznuje svalovym bunkam, aby tento enzym vytvarely. Enzym
vytvoreny t&mito burikami poté mlze pomahat odbourdvat tuky vikrvi a snizovat tak pocet zachvatl
pankreatitidy a zavaznost onemocnéni.

Upraveny virovy materidl pouzity v pripravku Glybera newyvolavd infekce a nemUze tvorit vlastni
kopie.

Jak byl pripravek Glybera zkouman?

PFipravek Glybera byl zkouman u 27 pacientd s deficitem lipoproteinové lipazy, ktefi dodrzovali dietu
s nizkym obsahem tuk{. Vé&t&ina paciéntt iééenych piipravkem Glybera uZivala také imunosupresiva.
Hlavnim ukazatelem G¢&innosti byle sriiZeni hladiny tukd v krvi po jidle, jakoZ i po¢tu zachvatl
pankreatitidy.

Jaky pFinos pFipravku Glybera byl prokazan v pribéhu studii?

Z Udajl vyplynulo,Ze- n&kterych pacientl do&lo ke sniZeni hladiny tukd v krvi po jidle. U nékterych
pacientl bylo takézaznamendano snizeni poétu zachvatl pankreatitidy i po¢tu hospitalizaci nebo pobytt
na jednotce intenzivni péce. I kdyz Gdaje pochazeji pouze od malého poctu pacientl, vysledky
naznacuji, ze pripravek Glybera by mohl byt pro pacienty se zavaznymi nebo opakovanymi zachvaty
pankreatitidy prinosny.

Jaka rizika jsou spojena s pripravkem Glybera?

Nejcastéjsim nezadoucim Ucinkem hlasenym v souvislosti s pfipravkem Glybera je bolest dolnich
kon&etin po podani injekci, kterd se vyskytla u tfetiny pacientt. Mezi daldi hlaSené neZadouci G&inky
patfi bolest hlavy, Unava, hypertermie (vysoka télesna teplota), kontuze (pohmozdéni) a zvySena
hladina enzymu kreatinkinazy v krvi (ukazatel posSkozeni svalové tkané). U jednoho pacienta byla sedm
tydn( po 1é¢bé diagnostikovana plicni embolie (sraZzeniny v krevnich cévach zasobuijicich plice).
Vzhledem k malému poctu lé¢enych pacientl uvedené nezadouci tcinky neposkytuji Gplny obraz
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etnosti a povahy neZzadoucich G¢ink{ pFipravku Glybera. Uplny seznam nezadoucich G¢inkd hladenych
v souvislosti s pfipravkem Glybera je uveden v pfibalové informaci.

Pripravek Glybera nesméji uzivat pacienti s imunodeficienci (oslabenou imunitou), zvy3enym rizikem
krvaceni a s onemocnénim svall. Tyden pfed lé¢bou pFipravkem Glybera a jeden den po jeho podani
se nesméji uzivat antikoagulacni 1éCivé pripravky (pripravky proti srazlivosti krve), které mohou
zvySovat riziko krvaceni. Pacienti také nesméji uzivat peroralni antikoncepci. Uplny seznam omezeni je
uveden v pribalové informaci.

Na zakladé ceho byl pripravek Glybera schvalen?

Po peclivém zvazeni véech dlkazd a okolnosti nemoci, véetné jeji mimoradné vzacnosti, dosp&l wybor
CHMP k zavéru, ze z vysledkd studii vyplyva, ze ptinosy pripravku Glybera u pacientl, kteif trpf
zavaznymi nebo opakovanymi zachvaty pankreatitidy navzdory dieté s nizkym obsahem tukd,
prevys$uji jeho rizika. Jedna se o podskupinu vazné postizenych pacientl, ktefi nutn& potiebuji
Iékarskou péci, jiz se jim nedostavalo. Vybor CHMP proto doporudil udélit 1éCivému pripravku
rozhodnuti o registraci.

Pripravek Glybera byl registrovan za ,vyjimecnych okolnosti*. Znamena td, ze vzhledem ke vzacné
povaze tohoto onemocnéni nebylo mozné o pripravku Glybera ziskat Uplré informace. Evropska
agentura pro lécivé pripravky kazdorocné vyhodnoti jakékoli nové infarmace a tento souhrn bude podle
potfeby aktualizovan.

Jaké informace o pripravku Glybera nebyly dosud predlozeny?

V souladu s podminkami rozhodnuti o registraci musf spole¢nost poskytnout dalsi Gdaje o hladiné tukd
v krvi po jidle a o imunitni reakci na pFipravek Giybera‘u novych pacientll. Spole¢nost rovné? predloZi
udaje z registru, ktery sleduje vysledky u pacientl 1é¢enych pFipravkem Glybera, a za G¢elem zlep&eni
bezpecnostniho profilu pfipravku doplini jeha vyrobni proces o dalsi krok.

4

Jaka opatreni jsou uplatiovana k zajisténi bezpecného a Gucinného
pouzivani pripravku Glybera?

K zajisténi co nejbezpecnéjsiho peuzivani pripravku Glybera byl vypracovan plan fizeni rizik. Na
zakladé tohoto planu byly-do.souhrnu tdaji o pFipravku a ptibalové informace pFipravku Glybera
zahrnuty informace o bezpeCnosti, vCetné prislusnych opatfeni, kterd by méli dodrZzovat zdravotnicti
pracovnici i pacientis

Spolec¢nost navic,zavedla program omezeného pfistupu, ktery ma zajistit, ze se ptipravek Glybera
pouziva vyhradné v piipadé potvrzené diagndzy. LéCivy piipravek bude dodavan pouze lékailim, ktefi
obdrzeli piisiusné vzdélavaci materidly, pti¢emz bude pouzivan jen k 1é¢bé pacientl zatfazenych do
registrus, Spole¢nost také pacientdim a zdravotnickym pracovnikim poskytne vzdélavaci materialy,
které budou obsahovat informace o zplsobu podavani ptipravku Glybera a o tom, jak Fidit souvisejici
rizika. Pacienti obdrzi také informacni kartu pacienta.

Dalsi informace o pfripravku Glybera

Evropska komise udélila rozhodnuti o registraci pfipravku Glybera platné v celé Evropské unii dne
25. Fijna 2012.
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PIné znéni zprédvy EPAR pro pripravek Glybera je k dispozici na internetovych strankach agentury na
adrese ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports. DalSi
informace o 1é¢bé pFipravkem Glybera naleznete v pribalové informaci (rovnéz soucasti zpravy EPAR)
nebo se obratte na svého lékare ¢i Iékarnika.

Shrnuti stanoviska k pfipravku Glybera vydaného Vyborem pro |écivé pripravky pro vzacna
onemocnéni je k dispozici na internetovych strankach agentury na adrese ema.europa.eu/Find

medicine/Human medicines/Rare disease designation.

Tento souhrn byl naposledy aktualizovan v 10-2015.
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