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Julkinen EPAR-yhteenveto

Glybera

alipogeenitiparvoveekki

Tama on yhteenveto Euroopan julkisesta arviointilausunnosta (EPAR) /joka koskee Glybera-
ladkevalmistetta. Tekstissa selitetddn, miten ladkevalmistekomitea (EHMP) on arvioinut
ladkevalmistetta ja paatynyt myyntiluvan myodntamista puoltavaan tausuntoon seka suosituksiin
ladkevalmisteen kayton ehdoista.

Mit&a Glybera on?

Glybera on lddkevalmiste, jonka vaikuttava aine on alipogeenitiparvoveekki. Sitéa on saatavana
injektionesteena.

Glybera on pitkalle kehittyneissa hoidoissa kaytettava geenihoitovalmiste. Tallaiset laakkeet
vaikuttavat kuljettamalla geeneja elimistoon.

Mihin Glyberaa kaytetaan?

Glyberaa kaytetadn aikuispotilailla, joilla on todettu lipoproteiinilipaasin puutos ja joilla on ollut vaikeita
tai useita haimatulehduksia vaharasvaisesta ruokavaliosta huolimatta.

Lipoproteiinilipaasin puutos on harvinainen sairaus, jossa potilaalla on virhe geenissa, joka sééatelee
lipoproteiinilipaasia, rasvaa hajottavaa entsyymia. Taté sairautta sairastavien potilaiden on
noudatettava tiukasti vaharasvaista ruokavaliota, ja he ovat alttiita toistuville haimatulehduksille, jotka
ovat vakavia ja hengenvaarallisia komplikaatioita.

Glybera on tarkoitettu vain potilaille, joilla sairaus on varmistettu asianmukaisella geenitestauksella ja
joiden veressé on havaittava maéara lipoproteiinilipaasientsyymia.

Koska lipoproteiinilipaasin puutosta sairastavia potilaita on vahéan, sairaus katsotaan harvinaiseksi, ja
Glybera nimettiin harvinaisldékkeeksi (harvinaisten sairauksien hoidossa kaytettava laédke) 8.
maaliskuuta 2004.

Ladkevalmistetta saa ainoastaan ladkarin maarayksesta.
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Miten Glyberaa kaytetaan?

Glybera-hoitoa saa maarata ja antaa vain laakari, jolla on kokemusta lipoproteiinilipaasin puutosta
sairastavien potilaiden hoidosta ja geenihoidon antamisesta.

Glyberaa annetaan yhtené injektiosarjana reisien ja saarien lihaksiin. Ld&kkeen ja injektioiden méaara
riippuvat potilaan painosta. Glyberan annostuksesta on lisatietoja valmisteyhteenvedossa (sisaltyy
my6s EPAR-lausuntoon).

Kolmen paivan ajan ennen Glybera-hoitoa ja 12 viikon ajan sen jalkeen potilaille annetaan
immunosuppressorihoitoa, joka vahentaa kehon immuunijarjestelmén reagoimista ladkevalmistetta
vastaan. Koska injektioita annetaan useita, on suositeltavaa antaa potilaalle selkaydin- tai
paikallispuudutus (ladkevalmisteita, jotka puuduttavat tietyt kehon osat kivun estamiseksi).

Miten Glybera vaikuttaa?

Glyberan vaikuttava aine alipogeenitiparvoveekki on johdettu viruksesta, jota on_muunneltu siten, etta
se voi kuljettaa lipoproteiinilipaasigeenin kehon soluihin. Kun ladkevalmiste on injektoitu lihaksiin, se
korjaa lipoproteiinilipaasin puutoksen mahdollistamalla entsyymin tuotannen lihassoluissa. Lihassolujen
tuottama entsyymi auttaa hajottamaan veressa olevaa rasvaa ja siten vahentda haimatulehdusten
maaraé ja lieventad sairautta.

Glyberan sisaltdama muunneltu virusaines ei aiheuta infektioitareika voi lisdantya.

Miten Glyberaa on tutkittu?

Glyberaa on tutkittu 27 potilaalla, jotka sairastivat lipoproteiinilipaasin puutosta ja jotka noudattivat
vaharasvaista ruokavaliota. Suurin osa potilaista,,jotka saivat Glyberaa, sai myds
immunosuppressorihoitoa. Tehon péaasiallisina‘mittoina olivat aterian jalkeen mitattujen veren rasva-
arvojen aleneminen ja haimatulehdusten maaran vaheneminen.

Mita hyotyéa Glyberasta on havaittu tutkimuksissa?

Tiedot osoittavat, etta aterian jdlkeen mitatut veren rasva-arvot olivat laskeneet joillakin potilailla.
Myds haimatulehdusten maarawaheni joillakin potilailla, samoin kuin sairaalakaynnit ja hoito teho-
osastolla. Vaikka tiedot koskivat vain pienta maaraa potilaita, tulokset viittasivat siihen, etta
Glyberasta olisi hyotya potilaille, joilla on ollut vaikeita tai useita haimatulehduksia.

Mita riskeja Glyberaan liittyy?

Yleisin Glyberan kohdalla ilmoitettu sivuvaikutus oli kipu jaloissa injektioiden jélkeen. Sitd ilmeni
kolmasosalla potilaista. Muita ilmoitettuja yleisia sivuvaikutuksia ovat paansarky, vasymys,
hypertermia (elimiston korkea lampdtila), ruhjeet ja kreatiinikinaasi-entsyymin kohonnut pitoisuus
veressa (joka osoittaa lihaskudoksen vaurioitumista). Yhdelld potilaalla todettiin keuhkoveritulppa
seitseman viikon kuluttua hoidosta. Kun otetaan huomioon potilaiden pieni maara, nama
sivuvaikutukset eivat anna kattavaa kuvaa Glyberan sivuvaikutusten tiheydesta ja luonteesta.
Pakkausselosteessa on luettelo kaikista Glyberan ilmoitetuista sivuvaikutuksista.

Glyberaa ei saa antaa potilaille, joilla on immuunipuutos, suurentunut verenvuotoriski tai lihassairaus.
Antikoagulantteja, jotka voivat lisdta verenvuotoa, ei saa kayttadéd viikkoon ennen Glybera-hoitoa eika
hoidon jalkeisen& paivana. Potilaat eivat myodskaan saa kayttad ehkaisytabletteja. Pakkausselosteessa
on luettelo kaikista rajoituksista.
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Miksi Glybera on hyvaksytty?

Tarkasteltuaan huolellisesti kaikkea nayttda ja sairauden olosuhteita, myés sen adarimmaista
harvinaisuutta, ladkevalmistekomitea totesi, etta tutkimusten tulosten mukaan Glyberan hy6ty on sen
riskeja suurempi potilailla, joilla on ollut vaikeita tai useita haimatulehduksia vaharasvaisesta
ruokavaliosta huolimatta. Tama on pieni ryhma vakavasti sairaita potilaita, joiden tarkeaa hoitotarvetta
ei ole taytetty. Tastd syysta ladkevalmistekomitea suositteli myyntiluvan myoéntamista Glyberaa
varten.

Glybera on saanut myyntiluvan poikkeusolosuhteissa. Tama tarkoittaa sité, etté sairauden
harvinaisuuden vuoksi Glyberasta ei ole ollut mahdollista saada taydellisia tietoja. Euroopan
ladkevirasto tarkastaa vuosittain mahdollisesti saataville tulevat uudet tiedot, ja tata yhteenvetoa
paivitetaan tarvittaessa.

Mita tietoja Glyberasta odotetaan viela saatavan?

Myyntiluvan ehtojen mukaan yhtién on toimitettava uusien potilaiden osalta lisatietoja aterian jalkeen
mitatuista veren rasva-arvoista ja immuunivasteesta Glyberalle. Yhti6 toimittaa-myos tiedot
rekisterista Glyberalla hoidetuista potilaista saaduista tuloksista ja lisda tuotteen valmistukseen
vaiheen, joka parantaa sen turvallisuusprofiilia.

Miten voidaan varmistaa Glyberan turvallinen.ja/tehokas kaytto?

Glyberan mahdollisimman turvallisen kayton varmistamiseksihon kehitetty riskinhallintasuunnitelma.
Taman suunnitelman mukaisesti valmisteyhteenvetoonja pakkausselosteeseen on siséllytetty Glyberaa
koskevaa turvallisuustietoa, mukaan lukien terveydenhuollon ammattilaisten ja potilaiden
noudatettaviksi tarkoitetut asianmukaiset varotoimet:

Yhtié on kaynnistanyt ladkevalmisteen rajoittamista koskevan ohjelman varmistaakseen, ettd Glyberaa
kaytetddn asianmukaisesti, kun diagnoosihon-varmistettu. Ladkevalmistetta toimitetaan vain
ladkareille, jotka ovat saaneet perehdytyspaketin, ja silld hoidetaan vain potilaita, joiden tiedot ovat
rekisterissa. Yhtid toimittaa myds potilaille ja terveydenhuollon ammattilaisille tarkoitettua
perehdytysmateriaalia, joka siséltdé tietoa siita, miten Glyberaa annetaan ja miten lddkkeeseen
liittyvia riskeja hallitaan. Potilaat'saavat myds potilaskortin.

Muita tietoja Glyberasta

Euroopan komissio /myonsi koko Euroopan unionin alueella voimassa olevan myyntiluvan Glyberaa
varten 25. lokakuuta 2012.

Glyberaa koskeva EPAR-arviointilausunto on viraston verkkosivustolla ema.europa.eu/Find
medicine/Human medicines/European public assessment reports. Lisédtietoja Glybera-hoidosta saa
pakkausselosteesta (sisaltyy myos EPAR-lausuntoon), laékarilta tai apteekista.

Tiivistelma harvinaislddkekomitean Glyberaa koskevasta lausunnosta on viraston verkkosivustolla
osoitteessa ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.

Tata yhteenvetoa on paivitetty viimeksi 10-2015.
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