EUROPEAN MEDICINES AGENCY

SCIENCE MEDICINES HEALTH

EMA/396624/2015
EMEA/H/C/000369

Souhrn zpravy EPAR urceny pro verejnost

Replagal

agalsidasum alfa

Tento dokument je souhrnem Evropské vefejné zpravy o hodnoceni (European Public Assessment
Report, EPAR) pro ptipravek Replagal. Objasfiuje, jakym zplsobem Vybor pro humanni Ié&ivé pripravky
(CHMP) vyhodnotil tento pripravek, aby mohl vypracovat své stanovisko k vydani rozhodnuti

o registraci a doporuceni ohledné podminek pouzivani pfipravku Replagal.

Co je Replagal?

Replagal je IéCivy pripravek, ktery obsahuje lécivou latku agalsidaza alfa. Je k dispozici ve formé
koncentratu pro pfipravu infuzniho roztoku (kapani do zily).

Ve

K cemu se pripravek Replagal pouziva?

P¥ipravek Replagal se pouZiva k 1é&bé& pacientl, ktefi trpi Fabryho nemoci, co? je vzacné dédi¢né
onemocnéni. Pacienti s Fabryho nemoci nemaji dostatek enzymu zvaného alfa-galaktosidaza A. Tento
enzym obvykle slouzi ke Stépeni tukové latky s ndzvem globotriaosylceramid (Gb3 nebo GL-3). Pokud
tento enzym neni v téle pfitomen, nemdze dojit ke 3t&peni Gb3 a tato latka se hromadi v bufikach,
napf. v bunkach ledvin.

Osoby trpici Fabryho nemoci mohou vykazovat $irokou $kalu zndmek a ptiznakd, véetné zavaznych
onemocnéni, jako je selhani ledvin, onemocnéni srdce nebo mozkova pfrihoda.

Vydej tohoto IéCivého pfipravku je vazan na lékarsky predpis.

Ve

Jak se pripravek Replagal pouziva?

Pripravek Replagal by mél byt podavan pouze lékafem, ktery ma zkusenosti s [é¢bou Fabryho nemoci
nebo jinych dédi¢nych metabolickych onemocnéni.

Pripravek Replagal se podava jednou za dva tydny ve formé infuze v davce 0,2 mg na kilogram télesné
hmotnosti po dobu 40 minut. Je uréen k dlouhodobému uzivani.
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Jak pripravek Replagal plisobi?

PFipravek Replagal predstavuje enzymatickou substitucni 1é¢bu. V rdmci této Ié¢by je pacientim
dodavan enzym, ktery jim chybi. Pfipravek Replagal je vyvinut tak, aby nahrazoval lidsky enzym alfa-
galaktosidazu A, ktery osoby trpici Fabryho nemoci postradaji. Léciva latka v pfipravku Replagal,
agalsidaza alfa, je kopii lidského enzymu a vyrabi se metodou oznacovanou jako ,technologie
rekombinantni DNA": je vytvarena bunkami, do kterych byl viozen gen (DNA), diky némuz jsou schopné
produkovat tento enzym. Substitu¢ni enzym napomaha stépeni Gb3 a zabrarnuje jeho hromadéni

v bunkach.

Jak byl pripravek Replagal zkouman?

Pripravek Replagal byl porovnavan s placebem (Ié¢bou neludinnym pripravkem) ve dvou hlavnich
studiich, do kterych bylo zafazeno celkem 40 pacientd muZského pohlavi. Prvni studie zkoumala Uc&inky
pripravku Replagal na bolest, pricemz druha studie hodnotila jeho Ucinky na hmotnost levé komory
(srdec¢niho svalu), coz je ukazatel mnozstvi Gb3 v srdecnich burnikach. Zkoumany byly také ucinky
podavani pripravku jednou tydné oproti jeho podavani jednou za dva tydny. Dalsi studie byla provedena
na 15 pacientkach. Pripravek Replagal byl hodnocen i v dalSich studiich, do kterych bylo zarazeno 38
déti ve véku od 7 let.

Jaky pFinos pripravku Replagal byl prokazan v prlibéhu studii?

Po 6 mésicich 1éEby pripravek Replagal v porovnani s placebem vyznamné sniZil bolest pacientt. Lé¢ba
pfipravkem Replagal vedla k Ubytku hmotnosti levé komory v priméru o 11,5 g, zatimco u pacient{
lé¢enych placebem byl naopak zaznamenan jeji narlist o 21,8 g. U¢inky pFipravku u pacientek byly
srovnatelné s jeho Uc&inky u pacientl a podavani pripravku jednou tydné nemélo zadné vyhody oproti
jeho podavani ve standardni davce. Déti IéCené pripravkem Replagal nevykazovaly zadny necekany
nardst hmotnosti srdce a do$lo u nich ke snizeni hladin Gb3 v krvi.

Jaka rizika jsou spojena s pripravkem Replagal?

Nejcastéjsimi nezadoucimi Ucinky pripravku Replagal (zaznamenanymi u vice nez 1 pacienta z 10) jsou
reakce souvisejici s podavanim infuze. Patfi mezi né zimnice, bolesti hlavy, nauzea (pocit nevolnosti),
pyrexie (horecka), bolest a nepfijemné pocity, zrudnuti a Unava, pricemz tyto nezadouci Gcinky jsou
jen ziidka z&vazného charakteru. Uplny seznam nezadoucich G¢inkd a omezeni pripravku Replagal je
uveden v pribalové informaci.

Na zakladé ceho byl pripravek Replagal schvalen?

Vybor CHMP rozhodl, Ze pro pacienty trpici Fabryho nemoci mdze byt Ié¢ba pripravkem Replagal
dlouhodobé klinicky pfinosna. Vybor CHMP rozhodl, Ze pfinosy pfipravku Replagal prevysuji jeho rizika,
a proto doporucil, aby mu bylo udéleno rozhodnuti o registraci.

PFipravek Replagal byl plvodné registrovan ,za vyjimeénych okolnosti®, nebot vzhledem ke vzacné
povaze onemocnéni bylo v dobé jeho schvalovani k dispozici pouze omezené mnoZzstvi informaci.
Vzhledem k tomu, Ze spole¢nost poZzadované dopliujici informace predlozila, oznaceni ,za vyjimecnych
okolnosti* bylo dne 20. ¢ervence 2015 odvolano.
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Dalsi informace o pripravku Replagal

Evropska komise udélila rozhodnuti o registraci pfipravku Replagal platné v celé Evropské unii dne
3. srpna 2001.

PIné znéni zpravy EPAR pro pfipravek Replagal je k dispozici na internetovych strankach agentury na
adrese ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European Public Assessment Reports. Dalsi
informace o |éCbé pfipravkem Replagal naleznete v pfibalové informaci (rovnéz soucasti zpravy EPAR)
nebo se obratte na svého lékare ¢i Iékarnika.

Tento souhrn byl naposledy aktualizovan v 06-2015.
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