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Xenpozyme (olipudaza alfa)
Pfehled pro pripravek Xenpozyme a pro¢ byl pripravek registrovan v EU

Co je pripravek Xenpozyme a k ¢emu se pouziva?

Xenpozyme je |é&ivy pFipravek k Ié¢bé pacientd s deficitem kyselé sfingomyelindzy, coz je genetické
onemocnéni historicky znamé jako Niemannova-Pickova choroba typu A, A/B a B. Existuji tfi typy
Niemannovy-Pickovy choroby (A, B a C) s rlznymi genetickymi pfi¢inami a rlznymi pfiznaky. PFipravek
Xenpozyme se pouziva k 1é¢bé pacientd s typem A/B nebo B. Je uréen k 1é¢bé priznak( deficitu kyselé
sfingomyelinazy, které nesouviseji s mozkem.

Niemannova-Pickova choroba je vzacné onemocnéni a pripravek Xenpozyme byl oznac¢en dne
5. prosince 2016 jako “1éclivy pfipravek pro vzacna onemocnéni*. Dalsi informace o tomto vzacném
onemocnéni naleznete zde: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu-3-01-056.

PFipravek Xenpozyme obsahuje IéCivou latku olipudéza alfa.
Jak se pripravek Xenpozyme pouziva?

Vydej pripravku Xenpozyme je vazan na lékarsky predpis. Lé¢ba by méla probihat pod dohledem
zdravotnického pracovnika, ktery ma zkusSenosti s 1éCbou deficitu kyselé sfingomyelindzy nebo jinych
dédi¢nych metabolickych poruch. Pfipravek Xenpozyme by mél podavat zdrav otnicky pracovnik

s pFistupem k odpovidajici Iékarské podpofe, aby bylo mozné zvladnout potencidlné zavazné reakce,
napriklad hypersenzitivni (alergické) reakce, které postihuji celé télo (viz bod o rizicich nize).

Pripravek Xenpozyme se podava infuzi (kapanim) do zily kazdé dva tydny. Doporucend davka zavisi na
télesné hmotnosti pacienta. LéCba zacina nizkou davkou, ktera se postupné zvysuje az do dosazeni
doporucené davky, obvykle po 14 az 16 tydnech. V zavislosti na davce se délka infuze pohybuje od 18
do 220 minut (téméf 3,7 hodiny).

Vice informaci o pouzivani pfipravku Xenpozyme naleznete v pfibalové informaci nebo se obratte na
svého lékare ¢i Iékarnika.
Jak pripravek Xenpozyme plisobi?

Z divodu genetické mutace chybi pacientim s deficitem kyselé sfingomyelindzy typu A, A/Ba B
funkéni enzym zvany kyseld sfingomyelindza, kterd se nachazi v lyzozomech (¢astech bunék téla, které
odbourdvaji ziviny a dalsi materidly) a je nezbytnd k odbouravani urcitych tukl. Vysledné hromadé&ni
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tukt méni zplsob fungovani bun&k a zplsobuje jejich odumirani, coz ovliviiuje normalni fungovani
tkani a organd, véetné jater, sleziny, plic, srdce a mozku.

Léciva latka v pripravku Xenpozyme, olipudaza alfa, je kopii normalniho enzymu zvaného kysela
sfingomyelindza. Oekdava se, Ze nahradi vadny enzym pacientll a tim omezi hromadéni tukd

v lyzozomech a zmirni nékteré priznaky onemocnéni. NeoCekdava se vsSak, Zze by pFipravek zmirfioval
pFiznaky postihujici mozek, nebot neni schopen prekonat hematoencefalickou bariéru, kterd oddéluje
krev od mozkové tkané.

Jaké pFinosy pripravku Xenpozyme byly prokazany v pribéhu studii?

Bylo prokazano, ze pripravek Xenpozyme zlepsuje funkci plic a zmensuje objem sleziny u dospélych i
déti.

V hlavni studii, do které bylo zarazeno 36 dospélych s deficitem kyselé sfingomyelindzy typu B nebo
A/B, bylo zlepseni funkce plic hodnoceno na zakladé zmény difuzni kapacity plic pro oxid uhelnaty, coz
je jeden z plynd pouzivanych v malém mnozstvi k mé&feni mnoZstvi kysliku, ktery pfejde z plic do krve.
Po jednom roce Ié&by bylo zvy$eni difuzni kapacity plic pro oxid uhelnaty vétsi u skupiny pacientd,
kterym byl podavan pripravek Xenpozyme (zvy$eni v priméru o 22 %), ve srovnani se skupinou, které
bylo podavano placebo, co? je netdinny piipravek (zvyseniv priméru o 3 %). Na zakladé jinych
onemocnéni postihujicich plice se za vyznamné zlepseni povazuje zvyseni o vice nez 15 %.

Navic po jednom roce 1é¢by se objem sleziny u pacientl [é&enych pFipravkem Xenpozyme zmensil

v priméru o 39 %, zatimco u pacientd, kterym bylo podévéno placebo, se zvétsil v priméruo 0,5 %.
Analogicky s Gaucherovou chorobou (jinym genetickym onemocnénim, pfi kterém se ve sleziné a
dalSich organech hromadi tuky) je za klinicky vyznamné povazovano vice nez 30% zmenseni objemu
sleziny.

Druhé hlavni studie byla provedena u 20 pacientd mladsich 18 let (4 dospivajicich, 9 d&ti a 7 kojencl /
malych déti), kterym byl podavan pFipravek Xenpozyme. Zdalo se, ze ptipravek plsobi u déti stejnym
zplsobem jako u dospélych a ma u nich stejné ucinky. Po jednom roce IéEby bylo rovnéZ pozorovano
zlep$eni funkce plic a zmen&eni objemu sleziny, s primé&rnym zvy&enim difuzni kapacity plic pro oxid
uhelnaty o 33 % a zmensenim objemu sleziny 0 49 %.

Jaka rizika jsou spojena s pripravkem Xenpozyme?

Nejcastéjsimi nezddoucimi UCinky pFipravku Xenpozyme (které mohou postihnout vice nez 1 osobu z
10) jsou bolest hlavy, horecka, svédéni, kopfivka (svédiva vyrazka), nauzea (pocit na zvraceni),
zvraceni, bolest bticha, bolest svall a zvy&ena hladina C-reaktivniho proteinu (ukazatele zanétu)

v krvi. V klinickych studiich se u vice nez 1 dospélého ze 2 a u pfiblizné 2 déti ze 3 vyskytly reakce
spojené s infuzi, véetné hypersenzitivity (alergickych reakci).

V pribé&hu klinickych studii byly hldeny extrasystoly (dal&i Gdery srdce, které naruduji normalni
srde¢ni rytmus), coZ jsou zavazné nezadouci Ucinky, a to u pacienta, ktery jiz mél poskozeni srdec¢niho
svalu. U déti byla hlaSena anafylakticka reakce (nahla, zavazna alergicka reakce) a zavazné pfipady
kopFivky, vyrazky, hypersenzitivity a zvySena hladina alaninaminotransferazy (jaterniho enzymu)

v krvi. Zavazné hypersenzitivni reakce spojené s infuzi byly ¢ast&jsi u déti nez u dospélych.

Uplny seznam nezadoucich u¢inkl a omezeni pfipravku Xenpozyme je uveden v pfibalové informaci.
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Na zakladé ceho byl pripravek Xenpozyme registrovan v EU?

Pro pacienty s deficitem kyselé sfingomyelinazy existuji velmi omezené moznosti Iécby. Bylo
prokazano, ze pFipravek Xenpozyme poskytuje klinicky vyznamné ptinosy pacientim s deficitem kyselé
sfingomyelinazy typu B nebo A/B, zlepSuje funkci plic a zmensuje objem sleziny. Z hlediska
bezpecnosti jsou nezadouci Gcinky pFipravku Xenpozyme obvykle mirné az stredné zdvazné. Mohou se
vyskytnout zavaznéjsi nezadouci ucinky, zejména zavazné alergické reakce, jsou vSak povazovany za
zvladnutelné zavedenymi opatfenimi k minimalizaci rizik. Evropska agentura pro 1écivé pfipravky
rozhodla, Ze piinosy pripravku Xenpozyme prevysuji jeho rizika, a mlze tak byt registrovan k pouziti

v EU.

Jaka opatreni jsou uplatiovana k zajisténi bezpecného a Gucinného

pouzivani pripravku Xenpozyme?

Od spolecnosti, ktera pripravek Xenpozyme dodava na trh, se pozaduje, aby distribuovala edukacni
materialy pro zdravotnické pracovniky, pacienty nebo osoby pecujici o pacienty, aby jim pomohla
zvladat riziko zavaznych nezadoucich G¢inkd, zejména zavaznych alergickych reakci spojenych s infuzi.
Patfi mezi né informace o znamkach a priznacich, které je tfeba sledovat, a doporucena opatreni

v piipadé vyskytu nezadoucich udinkd.

Do souhrnu tdajl o piipravku a piibalové informace byla rovnéz zahrnuta doporuceni a opatfeni pro
bezpecné a Gcinné pouzivani pripravku Xenpozyme, ktera by méla byt dodrzovana zdravotnickymi
pracovniky i pacienty.

Jako u v8ech Ié&ivych pipravkd jsou Udaje o pouzivani pfipravku Xenpozyme priib&zné sledovany.
Podezfeni na nezadouci U¢inky nahlasend v souvislosti s pfipravkem Xenpozyme jsou peclivé
hodnocena a jsou uc¢inéna veskerd nezbytnd opatieni, aby bylo chranéno zdravi pacientd.

Dalsi informace o pripravku Xenpozyme

Dalsi informace o pripravku Xenpozyme jsou k dispozici na internetovych strankach agentury na
adrese ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/xenpozyme.
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