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Souhrn zpravy EPAR urceny pro veiejnost

Naglazyme
galsulfasum

Tento dokument je souhrnem Evropské verejné zpravy o hodnoceni (European Public Assessment
Report, EPAR) pro ptipravek Naglazyme. Objasfiuje, jakym zplisobem Vybor pro humanni 1é¢ivé
pripravky (CHMP) vyhodnotil tento pfipravek, aby mohl vypracovat své stanovisko k vydani rozhodnuti
o registraci a doporuceni ohledné podminek pro pouzivani pripravku Naglazyme.

Co je Naglazyme?

Naglazyme je infuzni roztok (kapani do zily), ktery obsahuje IéCivou latku galsulfazu (1 mg/ml).

Na co se pripravek Naglazyme pouziva?

PFipravek Naglazyme se pouziva k 1é¢bé pacientl s mukopolysacharidézou VI (MPS VI nebo Maroteaux-
Lamyho syndromem). Toto onemocnéni je vyvolano nedostatkem enzymu nazyvaného N-
acetylgalaktosamin-4-sulfataza, ktery je v téle zapotrebi ke Stépeni latek nazyvanych
glykosaminoglykany (GAG). Pokud tento enzym neni v téle pfitomen, glykosaminoglykany nemohou
byt Stépeny a hromadi se v burikach. To vyvolava znamky onemocnéni, z nichz nejnapadnéjSimi jsou
nizky vzrdst, velkd hlava a potize pti pohybu. Onemocnéni je obvykle diagnostikovano u déti ve véku
od 1 roku do 5 let.

Jelikoz pocet pacientl s MPS VI je nizky, toto onemocnéni se povazuje za zfidka se vyskytujici a
pripravek Naglazyme byl dne 14. Unora 2001 oznacen jako ,léCivy pripravek pro vzacna onemocnéni®.

Tento |ék je dostupny pouze na lékarsky predpis.

Jak se pripravek Naglazyme pouziva?

Lécba pripravkem Naglazyme by méla probihat pod dohledem |ékare, ktery ma zkusenosti s |éCbou
pacientd s MPS VI nebo podobnymi nemocemi. Pro pfipad naléhavého |ékaiského zakroku je tfeba
pripravek podavat tam, kde je k dispozici resuscitacni zafizeni.
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Pripravek Naglazyme se podava jednou tydné v infuzi po dobu ¢ty hodin. Doporucena davka je 1 mg
na kilogram télesné hmotnosti. Za Gcelem snizeni rizika vyskytu alergické reakce by pacientdm pred
kazdou infuzi mélo byt podano antihistaminikum. Pacientdm je také mozno podat pfipravek proti
horecce.

Jak pripravek Naglazyme plisobi?

Pripravek Naglazyme je typ enzymatické substituc¢ni IéCby. Prostfednictvim enzymatické substitucni
lé¢by je pacientim dodavan enzym, ktery jim chybi. Lé¢iva latka v piipravku Naglazyme, galsulfaza, je
kopii lidského enzymu N-acetylgalaktosamin-4-sulfatazy. Pfipravek Naglazyme pomaha stépit
glykosaminoglykany a zastavit jejich hromadéni v bufikach. To miZe zlepsit ptiznaky MPS VI, véetné
omezeni potizi s pohybem.

Galsulfaza se vyrabi metodou oznacovanou jako ,technologie rekombinantni DNA": je vytvarena
bunkou, do které byl viozen gen (DNA), diky némuz je schopna produkovat enzym.

Jak byl pripravek Naglazyme zkouman?

Pripravek Naglazyme byl porovnavan s placebem (Ié¢bou neucinnym pripravkem) v jedné hlavni studii,
do které bylo zafazeno 39 pacientl s MPS VI ve véku od 5 do 29 let. Hlavnim méFitkem udinnosti byla
vzdalenost, kterou byli pacienti schopni ujit po 24 tydnech |éCby.

Jaky pFinos pFipravku Naglazyme byl prokazan v pribéhu studii?

PFipravek Naglazyme byl &inné&jéi neZ placebo. Po 24 tydnech se primérna vzdalenost, kterou byl
pacienti schopni ujit za 12 minut, zvysila o 109 metr( u pacientt Ié¢enych ptipravkem Naglazyme a o
18 metrl u pacientl uZivajicich placebo.

Jaka rizika jsou spojena s pripravkem Naglazyme?

V ramci studii patfily mezi nejbéznéjsi vedlejsi Ucinky pfipravku Naglazyme (zaznamenané u vice nez 1
pacienta z 10) bolest v uchu, dyspnoe (potize s dych&nim), bolest bricha a celkova bolest. U pacientt
se mohou vyskytnout také reakce na infuzi (napfiklad horecka, zimnice, vyrézka a koptivka). Uplny
seznam vedlejsich G¢inkl hladenych v souvislosti s pfipravkem Naglazyme je uveden v pFibalovych
informacich.

Pripravek Naglazyme by nemély uZivat osoby s moznou precitlivélosti (alergii) na galsulfazu nebo na
kteroukoli jinou sloZzku prFipravku.

Na zakladé ceho byl pripravek Naglazyme schvalen?

Vybor pro humanni IéCivé pripravky (CHMP) rozhodl, Ze pfinosy pripravku Naglazyme prevysSuji jeho
rizika, a proto doporucil, aby pfipravku Naglazyme bylo udéleno rozhodnuti o registraci.

Vybor upozornil na skutecnost, Zze ackoli pacienti mladsi péti let nebyli zahrnuti do hlavni studie
pripravku Naglazyme, je ddlezité, aby v pfipadé, Ze trpi zavaznou formou MPS VI, byli [é¢eni.

Pripravku Naglazyme bylo udéleno rozhodnuti o registraci ,za vyjimecnych okolnosti". To znamena, ze
vzhledem ke vzacné povaze onemocnéni nebylo mozné ziskat o pfipravku Naglazyme vycerpavajici
informace. Evropska agentura pro Iécivé pripravky (EMA) kaZzdoro¢né prezkouma jakékoli nové
informace, které se pripadné objevi, a podle potfeby bude tento souhrn aktualizovat.
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Jaké informace o pripravku Naglazyme nebyly dosud predlozeny?

Spolecnost, ktera pripravek Naglazyme vyrabi, provadi studie, které jsou zaméreny na dlouhodobou
bezpecnost a ucinnost pripravku Naglazyme u téhotnych a kojicich Zzen a u déti ve véku do péti let, aby
zjistila, zda se u nich vyvijeji protilatky (bilkoviny, které télo produkuje jako odpovéd na pFipravek
Naglazyme a které by mohly ovlivnit reakci na 1é¢bu), a ziskala dalsi informace o vedlejsich Gcincich
pfipravku. Spolecnost dale provadi studie vedouci ke stanoveni nejvhodnéjsi davky podavané
pacientdim v rdmci pravidelné dlouhodobé Ié¢by.

Dalsi informace o pripravku Naglazyme:

Evropska komise udélila rozhodnuti o registraci pfipravku Naglazyme platné v celé Evropské unii
spolec¢nosti BioMarin Europe Limited dne 24. ledna 2006. Registrace je platna po neomezenou dobu.

Shrnuti stanoviska k pfipravku Naglazyme, vydaného Vyborem pro lécCivé pfipravky pro vzacna
onemocnéni, je k dispozici na internetovych strankach agentury na adrese ema.europa.eu/Find

medicine/Human medicines/Rare disease designation.

PIné znéni Evropské verejné zpravy o hodnoceni (EPAR) pro pfipravek Naglazyme 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 pripravkem Naglazyme naleznete v pfibalovych

informacich (rovnéz soucasti zpravy EPAR) nebo kontaktujte svého Iékare Ci Iékarnika.

Tento souhrn byl naposledy aktualizovan v 12-2010.
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