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Julkinen EPAR-yhteenveto

Fabrazyme
agalsidaasibeeta

Tama tiivistelmé Euroopan julkisesta arviointilausunnosta (EPAR) koskee Fabrazyme-valmistetta.
Tekstissa selitetaan, miten ladkevalmistekomitea (CHMP) on arvioinut laakevalmistetta ja paatynyt
myyntiluvan mydntamista puoltavaan lausuntoon seké suosituksiin Fabrazymen kayton ehdoista.

Mita Fabrazyme on?

Fabrazyme on ladke, jonka vaikuttava aine on agalsidaasibeeta. Sitd saa jauheena, josta valmistetaan
infuusioliuos (tiputus laskimoon).

Mihin Fabrazyme-valmistetta kaytetaan?

Fabrazyme-valmistetta kaytetddn entsyymin korvaushoitoon potilailla, joilla on harvinainen
perinnéllinen Fabryn tauti. Fabryn tautia sairastavilla ei ole riittavasti alfa-galaktosidaasi A -entsyymia,
joka normaalisti pilkkoo globotriaosyyliseramidi-nimista (GL-3 tai Gb3) rasva-ainetta. Jos entsyymia ei
ole, GL-3 ei pilkkoudu ja rasva-ainetta kertyy elimistdssa soluihin, kuten munuaisen soluihin.

Fabryn tautia sairastavilla voi olla monia erilaisia oireita, mukaan lukien vakavat hairiot, kuten
munuaisten vajaatoiminta, sydanongelmat ja aivohalvaus.

Ladkettd saa vain ladkarin maarayksesta.
Miten Fabrazyme-valmistetta kaytetaan?

Fabrazyme-valmistetta saa antaa vain laakari, jolla on kokemusta Fabryn tautia tai muita perinndllisia
aineenvaihduntasairauksia sairastavien potilaiden hoidosta.

Fabrazyme-valmistetta annetaan infuusiona 1 mg kehon painokiloa kohti joka toinen viikko.
Alkuannoksen infuusionopeus ei saa olla enempaa kuin 0,25 mg minuutissa (15 mg tunnissa)
infuusioon liittyvien sivuvaikutusten riskien vahentamiseksi. Seuraavilla infuusiokerroilla
infuusionopeutta voidaan vahitellen lisata.
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Fabrazyme on tarkoitettu pitkdaikaiseen kayttdon. Infuusiot annetaan sairaalassa mutta voidaan antaa
myo6s kotona, jos potilaan on todettu sietdvan infuusioita hyvin.

Miten Fabrazyme vaikuttaa?

Fabrazyme-valmistetta kaytetaédn entsyymin korvaushoitoon. Entsyymikorvaushoidossa potilaalle
annetaan hanelta puuttuvaa entsyymia. Fabrazyme on tarkoitettu korvaamaan ihmisen alfa-
galaktosidaasi A -entsyymin, joka puuttuu Fabryn tautia sairastavilta henkildiltd. Fabrazymen
vaikuttava aine agalsidaasibeeta on ihmisen entsyymin kopio, joka valmistetaan yhdistelma-DNA-
tekniikan avulla: sitd tuottaviin soluihin on lisatty geeni (DNA), jonka avulla solut pystyvat tuottamaan
tatd entsyymia. Korvaava entsyymi mahdollistaa GL-3:n pilkkomisen ja estaa sen kertymista potilaan
soluihin.

Miten Fabrazyme-valmistetta on tutkittu?

Fabrazyme-valmistetta on tutkittu kolmessa tutkimuksessa, joihin osallistui yhtensa 73 aikuispotilasta.
Paatutkimuksessa Fabrazyme-valmistetta verrattiin lumelaédkkeeseen 58 potilaalla. Tutkimuksessa
tarkasteltiin ladkkeiden vaikutusta GL-3:n poistumiseen munuaisista. Fabrazymen tehoa on tutkittu
myo6s 16:lla Fabryn tautia sairastavalla 8—16-vuotiaalla lapsella.

Mita hyotya Fabrazyme-valmistesta on havaittu tutkimuksissa?

Paatutkimuksessa Fabrazyme aikaansai erittéain merkitsevan, melkein taydellisen GL-3:n poistuman
munuaisten soluista 20 hoitoviikon jalkeen: Fabrazyme-valmistetta saaneiden potilaiden 69 prosentin
poistuma-arvot olivat parhaat mahdolliset, kun lumeldaketta saaneilla potilailla poistumaa ei ollut.

Fabrazyme-hoitoa saaneilla lapsilla todettiin myds veren GL-3-arvojen vdhenemista, ja kaikilla
tutkimukseen osallistuneilla lapsilla oli normaalit arvot 20 hoitoviikon jalkeen. Taman seurauksena
oireet ja elaméanlaatu paranivat.

Mité& riskeja Fabrazymeen liittyy?

Fabrazymen yleisimmat sivuvaikutukset (useammalla kuin 1 potilaalla 10:std) johtuivat pikemminkin
infuusiosta kuin ladkevalmisteesta. Niitd ovat kuume, vilunvaristykset, paansarky, tuntoharhat
(poikkeavat tuntemukset, kuten pistely), pahoinvointi, oksentelu ja paleleminen. Pakkausselosteessa
on luettelo kaikista Fabrazymen ilmoitetuista sivuvaikutuksista.

Henkildt, jotka ovat yliherkkia (allergisia) agalsidaasibeetalle tai jollekin valmisteen sisaltamalle muulle
aineelle, eivat saa kayttdd Fabrazyme-valmistetta.

Miksi Fabrazyme on hyvaksytty?

Ladkevalmistekomitea (CHMP) katsoi, etta Fabrazyme-hoidosta voi olla pitk&aikaista kliinistéa hyotya
Fabryn tautia sairastaville potilaille. Ladkevalmistekomitea katsoi Fabrazymen hyddyn olevan sen
riskeja suurempi ja suositteli myyntiluvan myoéntamista sille.

Muita tietoja Fabrazyme-valmisteesta

Euroopan komissio myonsi koko Euroopan unionin alueella voimassa olevan myyntiluvan Fabrazymelle
3. elokuuta 2001.

Fabrazyme-valmistetta koskeva EPAR-arviointilausunto on viraston verkkosivustolla osoitteessa
ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European Public Assessment Reports. Lisétietoja
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/000370/human_med_000784.jsp&mid=WC0b01ac058001d124

Fabrazyme-hoidosta saa pakkausselosteesta (sisdltyy myds EPAR-lausuntoon), laakarilta tai
apteekista.

Taméa yhteenveto on péivitetty viimeksi 02-2013.
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