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EPAR — sammendrag for offentligheden

Glybera

alipogentiparvovec

Dette dokument er et sammendrag af den europaiske offentlige vurdéringsrapport (EPAR) for Glybera.
Det forklarer, hvordan Udvalget for Leegemidler til Mennesker (CHMR) Vlurderede lsegemidlet og naede
frem til sin udtalelse til fordel for udstedelse af en markedsfgringstilladelse og til sine anbefalinger om,
hvordan Glybera skal anvendes.

Hvad er Glybera?

Glybera er et laegemiddel, der indeholder det aktive stof alipogentiparvovec. Det fas som en
injektionsveeske, oplgsning.

Glybera er et lsegemiddel til avanceret terapi, som kaldes et "genterapiprodukt”. Denne type

leegemiddel virker ved at tilfgre genér til kroppen.

Hvad anvendes Glybgra til?

Glybera anvendes til hehandling af voksne, der har faet diagnosen lipoproteinlipase-mangel og far
sveere eller gentagne anfald af akut pankreatitis (beteendelse i bugspytkirtlen), selvom de fglger en
fedtfattig diset.

Lipoproteinlipase-mangel er en sjeelden sygdom, som skyldes en fejl i genet for det fedtnedbrydende
enzym lipeproteinlipase. Patienter med sygdommen er ngdt til at fglge en streng fedtfattig diset og har
tendeng til gentagne anfald af pankreatitis, som er en sveer og livstruende komplikation.

Glybera er kun til anvendelse i tilfeelde, hvor sygdommen er bekraeftet ved egnede genetiske test, og
hvor der er malelige meengder af enzymet lipoproteinlipase i blodet.

Da antallet af patienter med lipoproteinlipase-mangel er lavt, betragtes sygdommen som "sjaelden"”, og
Glybera blev udpeget som "lsegemiddel til sjeeldne sygdomme" den 8. marts 2004.

Laegemidlet udleveres kun efter recept.
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Hvordan anvendes Glybera?

Behandling med Glybera skal ordineres og administreres under opsyn af en leege med ekspertise i
behandling af lipoproteinlipase-mangel og i genterapi.

Glybera gives som en enkelt behandling bestdende af en reekke injektioner i musklerne i Iar og
underben. Den injicerede maengde af leegemidlet og antallet af injektioner afhaenger af patientens
veegt. Yderligere oplysninger om, hvilken dosis af Glybera, der skal gives, fremgar af produktresuméet
(ogsa en del af denne EPAR).

I tre dage for behandlingen med Glybera og i tolv dage efter behandlingen gives
immunundertrykkende behandling for at deempe immunsystemets reaktion mod laegemidlet. PA'gfund
af det store antal ngdvendige injektioner tilrddes det at bruge rygmarvsbedgvelse eller lokalbedgvelse.

Hvordan virker Glybera?

Det aktive stof i Glybera, alipogentiparvovec, er afledt af et virus, der er aendretg s det kan fagre
lipoproteinlipase-genet ind i kroppens celler. Nar det injiceres i musklerne, karrigerer det
lipoproteinlipase-manglen ved at seette muskelcellerne i stand til at producere enzymet. Det enzym,
der produceres af disse celler, kan nedbryde fedtstoffer i blodet, sa patienter far faerre anfald af
pankreatitis, og sygdommens sveerhed mindskes.

Det modificerede virusmateriale, der anvendes i Glybera, kan ikke’dive infektioner og kan ikke formere
sig.

Hvordan blev Glybera undersggt?

Glybera er undersggt hos 27 patienter, som havde lipoproteinlipase-mangel og var pa fedtfattig dizet.
Stgrstedelen af de patienter, der fik Glybera, fikddesuden immunundertrykkende behandling.
Behandlingens virkning blev hovedsagelig bedgmt pa sendringen i blodets fedtstofindhold efter
maltiderne og faldet i antallet af anfald af pankreatitis.

Hvilken fordel viser undefrsggelserne, at der er ved Glybera?

Blodets fedtstofindhold eftermaltiderne faldt hos nogle af patienterne. Desuden var der faerre anfald af
pankreatitis hos nogle afypatienterne og feerre indleeggelser og ophold pa intensivafdelinger. Skent der
kun fandtes resultater far et lille antal patienter, viser de, at Glybera vil veere til fordel for patienter
med sveere eller gentaghe anfald af pankreatitis.

Hvilken risiko er der forbundet med Glybera?

Den hyppigste-bivirkning, der blev indberettet med Glybera, var smerter i benene efter injektionerne,
hvilket forekom hos en tredjedel af patienterne. Andre almindelige indberettede bivirkninger er
hovedpine, traethed, hypertermi (hgj kropstemperatur), bla maerker (kontusioner) og et forhgjet
niveau af enzymet kreatininkinase i blodet (en markegr for muskelskader). En patient fik diagnosen
lungeemboli (blodpropper i de kar, der forsyner lungerne) syv uger efter behandlingen. P4 baggrund af
det lille antal behandlede patienter giver disse bivirkninger ikke et fuldsteendigt billede af hyppigheden
og arten af bivirkningerne af Glybera. Den fuldsteendige liste over indberettede bivirkninger ved
Glybera fremgar af indlaegssedlen.

Glybera ma ikke anvendes hos patienter med nedsat immunforsvar, forhgjet blgdningsrisiko og
muskelsygdom. Blodfortyndende (antikoagulerende) laegemidler kan gge blgdningstendensen og ma
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ikke anvendes i tidsrummet fra én uge fgr behandlingen med Glybera til én dag efter behandlingen.
Patienterne ma heller ikke bruge oral svangerskabsforebyggelse. Den fuldstaendige liste over
begreensninger fremgar af indleegssedlen.

Hvorfor blev Glybera godkendt?

Efter ngje gennemgang af al dokumentationen og omsteendighederne omkring sygdommen, herunder
dens ekstreme sjeeldenhed, konkluderede CHMP, at undersggelserne viste, at fordelene ved Glybera er
starre end risiciene hos patienter, der far sveere eller gentagne anfald af pankreatitis, uanset at de
folger en fedtfattig dieet. Der er tale om en undergruppe af sveert ramte patienter med et stort uopfyldt
behandlingsbehov. CHMP anbefalede derfor udstedelse af markedsfgringstilladelse.

Glybera er godkendt under "szerlige omsteendigheder"” da det som fglge af sygdommens sjeldenhed
ikke har vaeret muligt at undersgge laegemidlet fuldstaendigt. Hvert ar gennemgar Det EurGpaeiske
Leegemiddelagentur alle nye oplysninger, der matte foreligge, og ajourfgrer om ngdvendigt dette
sammendrag.

Hvilke oplysninger afventes der stadig for Glybera?

I henhold til vilkarene for godkendelsen skal virksomheden foreleeggefyderligere data om fedtindholdet
i blodet efter maltiderne og om immunresponsen pa Glybera hos nye patienter. Virksomheden vil
desuden foreleegge data fra et register til overvagning af resultaterre af behandling med Glybera og vil
tilfgje et led i fremstillingsprocessen for at forbedre produktets sikkerhedsprofil.

Hvilke foranstaltninger treeffes der for at sikre risikofri og effektiv
anvendelse af Glybera?

Der er udarbejdet en risikostyringsplan for at sikie, at Glybera anvendes sa sikkert som muligt. Pa
baggrund af denne er der anfart sikkerhedsoplysninger i produktresuméet og indleegssedlen for
Glybera, herunder passende forholdsregler, som sundhedspersonale og patienter skal fglge.

Ydermere har virksomheden iveerksat'et program for begraenset adgang for at sikre, at Glybera
anvendes korrekt, nar diagnosen et bekraeftet. Leegemidlet ma kun udleveres til laeger, der har faet
passende oplysningsmateriale, g ma kun anvendes til behandling af patienter, der er optaget i
registret. Virksomhedenyvil desuden udlevere oplysningsmateriale til patienter og sundhedspersoner
om, hvordan Glybera skal gives, og hvordan man handterer risiciene ved laegemidlet. Patienterne vil
desuden fa udleveretetypatientinformationskort.

Andre oplysninger om Glybera

Europa-Kommissionen udstedte en markedsfgringstilladelse med gyldighed i hele Den Europeeiske
Union fgr Glybera den 25. oktober 2012.

Den fdldsteendige EPAR for Glybera findes pa agenturets websted under: ema.europa.eu/Find
medicine/Human medicines/European public assessment reports. Hvis du gnsker yderligere

oplysninger om behandling med Glybera, kan du leese indlaegssedlen (ogsa en del af denne EPAR) eller
kontakte din laege eller dit apotek.

Sammendraget af udtalelsen fra Udvalget for Laegemidler til Sjeeldne Sygdomme om Glybera findes pa
EMA's websted under: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.

Dette sammendrag blev sidst ajourfgrt i 10-2015.
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/002145/human_med_001480.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/002145/human_med_001480.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000542.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
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