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Souhrn zpravy EPAR urceny pro veiejnost

Vimizim
elosulfasum alfa

Tento dokument je souhrnem Evropské verejné zpravy o hodnoceni (European Public Assessment
Report, EPAR) pro ptipravek Vimizim. Objasfiuje, jakym zplsobem agentura vyhodnotila tento
pfipravek, aby mohla doporucit vydani rozhodnuti o registraci pfipravku v EU a podminky jeho
pouzivani. U¢elem tohoto dokumentu neni poskytnout praktické rady o tom, jak pFipravek Vimizim
pouzivat.

Pokud jde o praktické informace o pouzivani pfipravku Vimizim, pacienti by si méli precist pfibalovou
informaci nebo se obratit na svého Iékare Ci |ékarnika.

Ve

Co je Vimizim a k ¢emu se pouziva?

Vimizim je Ié¢ivy pripravek, ktery obsahuje Ié¢ivou latku elosulfasa alfa. Pouziva se k 1é¢bé pacientl

s mukopolysacharidézou typu IVA (MPS IVA, znamou také jako syndrom Morquio A). Onemocnéni je
zplsobeno absenci enzymu zvaného N-acetylgalaktosamin-6-sulfataza, ktery je v téle nutny

k odbouravani latek zvanych glykosaminoglykany (GAG). Jestlize enzym neni pfitomen nebo je
pritomen pouze ve velmi malém mnozstvi, nemohou byt GAG odbouravany a ukladaji se v kostech

a organech. To zplsobuje pfiznaky onemocnéni, z nichZ jsou nejvyraznéjsi kratké kosti, obtizny pohyb
a dychani, o¢ni zakal a ztrata sluchu.

JelikoZ pocet pacientd s MPS IVA je nizky, toto onemocnéni se povaZuje za zfidka se vyskytujici
a pripravek Vimizim byl dne 24. ¢ervence 2009 oznacen jako ,lécivy pripravek pro vzacna
onemocnéni*.

Ve

Jak se pripravek Vimizim pouziva?

Lécba pripravkem Vimizim by méla probihat pod dohledem |ékare se zkuSenostmi v oblasti péce

o pacienty s MPS IVA nebo podobnymi onemocnénimi. Vydej tohoto léCivého pripravku je vazan na
|ékarsky predpis a pripravek by mél podavat zdravotnicky pracovnik, ktery je proskoleny odpovidajicim
zplsobem.
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Vimizim je dostupny jako koncentrat pro pfipravu infuzniho roztoku (kapani do Zily). Doporucena
davka pripravku je 2 mg/kg télesné hmotnosti podavana jednou tydné. Infuze by méla byt podavana
priblizné po dobu 4 hodin. Pfed podanim pfipravku Vimizim by pacientdm mél byt podan lécivy
pfipravek pro prevenci alergické reakce na pFipravek Vimizim. Pacientim je moZné podat také lécivy
pripravek pro prevenci horecky.

Jak pripravek Vimizim pdsobi?

PFipravek Vimizim je enzymova substituc¢ni terapie. V ramci enzymové substitucni terapie jsou
pacientdm podavany enzymy, které jim chyb&ji. Légiva latka v pFipravku Vimizim, elosulfasa alfa, je
kopii lidského enzymu N-acetylgalaktosamin-6-sulfatazy. Nahradni enzym pomahéa odbouravat
glykosaminoglykany a zabranuje jejich zabudovavani do bunék, ¢imz zlepsuje symptomy MPS IVA.

Elosulfasa alfa se vyrabi postupem zvanym ,technologie rekombinantni DNA": je vytvafrena bunkami,
do nichz byl viozen gen (DNA), diky némuz jsou schopny produkovat tento enzym.

Jaké pFinosy pripravku Vimizim byly prokazany v prdabéhu studii?

PFipravek Vimizim byl zkoumdn v jedné hlavni studii, ktera zahrnovala 176 pacientd s MPS IVA a ktera
srovnavala pfipravek Vimizim s placebem (Ié¢bou nedcinnym pfipravkem). Hlavnim méfitkem ucinnosti
byla zména vzdalenosti, kterou byli pacienti schopni ujit za Sest minut, hodnocena po 6 mésicich IéCby.

Pred 1é¢bou byli pacienti schopni za dobu Sesti minut ujit prdimérné o néco vice nez 200 metrl. Po

6 meésicich 1éCby byli pacienti IéCeni doporucenou davkou pfipravku Vimizim schopni ujit za Sest minut
o v , 7z ’ s O o . o v s .

Vv prumeéru o 37 m vice v porovnani s narustem o 14 metru u pacientu, kteri dostavali placebo.

Vysledky studie také naznacuji, ze 1é¢ivy ptipravek by mohl zlep$ovat dychani pacientd i jejich chlizi do

schod a u déti také rdst.

Jaka rizika jsou spojena s pripravkem Vimizim?

Nejcastéjsimi nezddoucimi Gcinky pfipravku Vimizim (které mohou postihnout vice nez 1 osobu z 10)
jsou reakce souvisejici s infuzi, véetné bolesti hlavy, nauzey (nevolnosti), zvraceni, horecky, pocitu
mrazeni a bolesti bficha (bolesti v oblasti Zaludku). Tyto Ucinky jsou obvykle mirné az stfedné zavazné
a jsou ¢ast&jdi b&hem prvnich 12 tydnl |é¢by. Mezi zadvazné, ale méné Easté reakce spojené s infuzemi
patii anafylaxe (zavazna alergicka reakce). Uplny seznam nezadoucich G¢inkl hlagenych v souvislosti
s pfipravkem Vimizim je uveden v pfibalové informaci.

Pfipravek Vimizim se nesmi uZivat u pacientl, u kterych do$lo k Zivot ohroZujici alergické reakci na
elosulfasu alfa nebo na kteroukoli dalsi slozku tohoto pfipravku.

Na zakladé ceho byl pripravek Vimizim schvalen?

Vybor pro humanni |éCivé pfipravky (CHMP) agentury rozhodl, Ze pfinosy pfipravku Vimizim prevysuji
jeho rizika, a proto doporucil, aby byl schvalen k pouziti v EU. Vybor CHMP dospél k zavéru, ze po

6 mésicich |éCby bylo prokazano, ze pripravek Vimizim je ucinny pFi zvySovani vzdalenosti, kterou jsou
pacienti schopni ujit za Sest minut, a toto zlepseni bylo provazeno dalsimi pfinosnymi Gcinky, véetné
zlepSené schopnosti provadét kazdodenni ¢innosti. Vybor dospél také k nazoru, ze bezpecnostni profil
pripravku Vimizim se zda byt zvladatelny a Ze zavazné nezadouci Uc¢inky nejsou Casté, je nicméné
nutné dale shromazdovat dlouhodobé Udaje tykajici se bezpecnosti.
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Jaka opatreni jsou uplatnovana k zajisténi bezpecného a Gucinného
pouzivani pripravku Vimizim?

K zajisténi co nejbezpecnéjsiho pouzivani pfipravku Vimizim byl vypracovan plan fizeni rizik. Na
zakladé tohoto planu byly do souhrnu Gdajli o pfipravku a piibalové informace pFipravku Vimizim
zahrnuty informace o bezpecnosti, vCetné prislusnych opatfeni, ktera by méli dodrzovat zdravotnicti
pracovnici i pacienti.

Vyrobce pFipravku Vimizim navic zajisti, aby zdravotnickym pracovnikiim, u kterych se ocekava, ze
budou lécivy pfipravek predepisovat Ci pouzivat, byl poskytnut vzdélavaci material informujici je o
zplsobu pouziti 1é¢ivého pFipravku a o riziku zavaznych alergickych reakci. Spole¢nost také ziidi registr
pro hodnoceni dlouhodobych pFinost a rizik pfipravku Vimizim.

Dalsi informace jsou uvedeny ve shrnuti planu fizeni rizik.
Dalsi informace o pripravku Vimizim

Evropska komise udélila rozhodnuti o registraci pfipravku Vimizim platné v celé Evropské unii dne
28. dubna 2014.

PIné znéni zpravy EPAR a shrnuti planu fizeni rizik pro pfipravek Vimizim je k dispozici na
internetovych strankach agentury na adrese ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European
public assessment reports. DalSi informace o 1éCbé pfipravkem Vimizim naleznete v pfibalové informaci
(rovnéz soucdsti zpravy EPAR) nebo se obratte na svého Iékafe ¢i 1ékarnika.

Shrnuti stanoviska k pfipravku Vimizim vydaného Vyborem pro |écivé pfipravky 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 04-2014.
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