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Kokkuvote lildsusele

Naglazyme
galsulfaas

K&esolev dokument on ravimi Naglazyme Euroopa avaliku hindamisaruande kokkuvdte. Selles
selgitatakse, kuidas inimravimite komitee hindas ravimit ja otsustas toetada muugiloa andmist; samuti
esitatakse komitee soovitused, kuidas ravimit kasutada.

Mis on Naglazyme?
Naglazyme on infusioonilahus (veeni tilgutatav lahus), mis sisaldab toimeainena galsulfaasi.

Milleks Naglazymet kasutatakse?

Naglazymet kasutatakse nende patsientide raviks, kellel on mukopolisahharidoos VI (MPS VI ehk
Maroteaux-Lamy sindroom). Seda haigust p6hjustab enstimi N-atsetuulgalaktosamiin-4-sulfataasi
puudulikkus. Seda enstimi on vaja susivesikute glukosaminoglikaanide (GAG) I6hustamiseks
organismis. Kui seda enstiimi ei ole, ei saa organism glikosaminogliilkaane I6hustada ning need
kogunevad rakkudesse. See pdhjustab haigusnéahte, millest kdige mérgatavamad on luhike keha, suur
pea ja liikumisraskused. Haigus diagnoositakse tavaliselt 1-5-aastastel vaikelastel.

Et MPS VI patsientide arv on vaike ja haigus esineb harva, nimetati Naglazyme 14. veebruaril 2001
harvikravimiks.

Naglazyme on retseptiravim.

Kuidas Naglazymet kasutatakse?

Ravi Naglazymega vdib toimuda Uksnes MPS VI v0i sarnaste haigustega patsientide ravis kogenud arsti
jarelevalve all. Ravimit vdib manustada juhul, kui vBéimalikuks hadaolukorraks on olemas
elustamisvahendid.
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Naglazymet manustatakse neljatunnise infusioonina Uks kord nadalas. Soovitatav annus on 1 mg
kehakaalu kilogrammi kohta. Enne iga infusiooni tuleb patsientidele allergilise reaktsiooni

vahendamiseks anda antihistamiini. Patsientidele vdib anda ka mdnda ravimit palaviku ennetamiseks.

Kuidas Naglazyme toimib?

Neglazymega tehakse ensuiimasendusravi. Ensiimasendusravi kdigus manustatakse patsiendile
puuduvat enstiimi. Naglazyme toimeaine galsulfaas on inimese ensuumi N-atsettulgalaktosamiin-4-
sulfataasi koopia. Naglazyme aitab I6hustada glikosaminogliikaane ning peatab nende kuhjumise
rakkudesse. See voib leevendada MPS VI simptomeid, sealhulgas patsientide vBimet ringi liikuda.

Galsulfaasi valmistatakse rekombinant-DNA-tehnika abil: seda toodab rakk, millele on lisatud enstiimi
teket véimaldav geen (DNA).

Kuidas Naglazymet uuriti?

Naglazymet vorreldi platseeboga (naiv ravim) thes p6hiuuringus, kus osales 39 MPS VI-ga patsienti
vanuses 5-29 aastat. Efektiivsuse p6hinaitajaks oli vahemaa, mida patsiendid suutsid kdndida péarast
24-néadalast ravi.

Milles seisnes uuringute pohjal Naglazyme kasulikkus?

Naglazyme oli platseebost efektiivsem. Parast 24 nadalat kestnud ravi suurenes Naglazymega ravitud
patsientidel 12 minuti jooksul l&bitud vahemaa 109 meetri vorra ja platseebot saanud patsientidel 18
meetri vorra.

Mis riskid Naglazymega kaasnevad?

Uuringutes olid Naglazyme kdige sagedamad kdrvalnahud (esinenud enam kui 1 patsiendil 10st)
kdrvavalu, dispnoe (hingamisraskused), kdhuvalu, Uldine valu. Patsientidel vdivad tekkida
reaktsioonid infusioonile (nagu palavik, killmavarinad, 166ve ja nahapdletik). Naglazyme kohta teatatud
kdrvalnahtude taielik loetelu on pakendi infolehel.

Naglazymet ei tohi kasutada patsiendid, kes vdivad olla galsulfaasi v6i selle ravimi mis tahes muu

koostisaine suhtes ulitundlikud (allergilised).

Miks Naglazyme heaks kiideti?

Inimravimite komitee otsustas, et Naglazyme kasulikkus on suurem kui sellega kaasnevad riskid, ja

soovitas anda ravimi muugiloa.

Inimravimite komitee markis, et kuigi alla viieaastased patsiendid Naglazyme p&hiuuringus ei osalenud,
on nende ravimine oluline, kui neil on raskekujuline MPS VI.

Naglazymele anti muugiluba erandkorras. Et see haigus esineb harva, ei ole olnud vBimalik saada
Naglazyme kohta taielikku teavet. Euroopa Ravimiamet vaatab kdik v6imalikud uued andmed igal
aastal labi ja vajaduse korral uuendab kaesolevat kokkuvotet.

Mis teavet Naglazyme kohta veel oodatakse?

Naglazyme tootja korraldab uuringud, et uurida Naglazyme pikaajalist ohutust ja efektiivsust rasedatel
ja rinnaga toitvatel naistel ning alla viieaastastel lastel, et jduda selgusele, kas neil tekivad antikehad
(valgud, mis tekivad organismis reaktsioonina Naglazymele ja mis vdivad mdjutada ravivastust), ning
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et uurida ravimi kérvalndhte. Lisaks korraldab tootja uuringud, et teha kindlaks, milline on tdhusaim
annus korrapéarase ja pikaajalise kasutamise korral.

Muu teave Naglazyme kohta

Euroopa Komisjon andis Naglazyme miulgiloa, mis kehtib kogu Euroopa Liidu territooriumil, ettevttele
BioMarin Europe Limited 24. jaanuaril 2006. Muugiluba on tahtajatu.

Harvikravimite komitee arvamuse kokkuvdte Nagalzyme kohta on ameti veebilehel: website
ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.

Euroopa avaliku hindamisaruande taistekst Nagalzyme kohta on ameti veebilehel:

ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European Public Assessment Reports. Kui vajate

Nagalzymega toimuva ravi kohta lisateavet, lugege palun pakendi infolehte (mis on samuti Euroopa
avaliku hindamisaruande osa) v0i poérduge oma arsti voi apteekri poole.

Kokkuvdtte viimane uuendus: 12-2010
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000060.jsp&murl=menus/medicines/medicines.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/000640/human_med_000918.jsp&murl=menus/medicines/medicines.jsp&mid=WC0b01ac058001d125

