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EPAR, saZetak za javnost

Naglazyme
galsulfaza

Ovo je sazetak europskoga javnog izvjeSca o procjeni (EPAR) za lijek Naglazyme. Objasnjava kako je
Odbor za lijekove za humanu uporabu (CHMP) ocijenio lijek da bi donio svoje misljenje u korist
izdavanja odobrenja za stavljanje lijeka u promet i svoje preporuke o uvjetima za primjenu lijeka
Naglazyme.

Sto je Naglazyme?
Naglazyme je otopina za infuziju (ukapavanje u venu) koja sadrzi djelatnu tvar galsulfazu (1 mg/ml).
Za sto se Naglazyme koristi?

Naglazyme se koristi za lijeCenje bolesnika s mukopolisaharidozom VI (MPS VI ili sindrom Maroteaux-
Lamy). Bolest uzrokuje nedostatak enzima naziva N-acetilgalaktozamin 4-sulfataza koji je u organizmu
potreban za razgradnju tvari naziva glikozaminoglikani. Kod manjka ovog enzima, glikozaminoglikani
ne mogu se razgraditi te se nakupljaju u stanicama, sto uzrokuje znakove bolesti, Ciji su najuocljiviji
simptomi nizak rast, velika glava i teskoce pri kretanju. Bolest se obi¢no dijagnosticira u male djece u
dobi izmedu jedne i pet godina.

Bududi da je broj bolesnika s mukopolisaharidozom VI nizak, ta se bolest smatra ,rijetkom” te je
Naglazyme dobio status ,lijeka za rijetku bolest” 14. veljace 2001.

Lijek se izdaje samo na recept.
Kako se Naglazyme primjenjuje?

Terapiju lijekom Naglazyme treba nadzirati lijeCnik s iskustvom u lijeCenju bolesnika s
mukopolisaharidozom VI ili sli¢cnim bolestima. Mora se davati na mjestu na kojem je dostupna oprema
za ozivljavanje u slucaju da je potrebna hitna medicinska intervencija.
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Naglazyme se daje kao Cetverosatna infuzija jednom tjedno. Preporucena je doza 1 mg po kilogramu
tjelesne tezine. Prije svake infuzije bolesnicima treba dati antihistaminik kako bi se smanjio rizik od
alergijske reakcije. Bolesnicima se takoder moze dati i lijek protiv vrudice.

Kako djeluje Naglazyme?

Naglazyme se primjenjuje za enzimsku nadomjesnu terapiju. Enzimska nadomjesna terapija
bolesnicima osigurava enzim koji im nedostaje. Djelatna tvar u lijeku Naglazyme, galsulfaza, kopija je
humanog enzima N-acetilgalaktozamin 4-sulfataze. Naglazyme pomaze u razgradnji
glikozaminoglikana i spre¢ava njihovo nakupljanje u stanicama. To moZe ublaziti simptome
mukopolisaharidoze VI i povecati mobilnost bolesnika.

Galsulfaza se proizvodi metodom poznatom kao ,tehnologija rekombinantne DNK”, odnosno stvara je
stanica koja je primila gen (DNK), Sto joj omogucuje proizvodnju enzima.

Kako je Naglazyme ispitivan?

Naglazyme je bio usporeden s placebom (prividnim lijeCenjem) u jednom glavnom ispitivanju koje je
ukljucivalo 39 bolesnika s mukopolisaharidozom VI u dobi od 5 do 29 godina. Glavno mjerilo
ucinkovitosti bila je udaljenost koju je bolesnik mogao prehodati nakon 24 tjedna lijecenja.

Koje su koristi od lijeka Naglazyme utvrdene u ispitivanjima?

Naglazyme je bio ucinkovitiji od placeba. Nakon 24 tjedna, prosjecna udaljenost koju su bolesnici
prehodali tijekom 12 minuta povecala se za 109 metara u bolesnika koji su primili Naglazyme, u
usporedbi s 18 metara u onih koji su primili placebo.

Koji su rizici povezani s lijekom Naglazyme?

U ispitivanjima su najcesce nuspojave lijeka Naglazyme (zabiljezene u vise od 1 na 10 bolesnika) bile
bol u usima, dispneja (poteskoce s disanjem), bol u trbuhu i opéa bol. Bolesnici takoder mogu imati
reakcije na infuziju (kao Sto su vrudica, zimica, osip i koprivnjaca). Potpuni popis nuspojava
zabiljezenih pri primjeni lijeka Naglazyme potrazite u uputi o lijeku.

Lijek Naglazyme ne smije se primjenjivati u osoba koje mogu biti preosjetljive (alergi¢ne) na galsulfazu
ili bilo koji drugi sastojak lijeka.

Zasto je lijek Naglazyme odobren?

CHMP je odlucio da koristi od lijeka Naglazyme nadmasuju s njim povezane rizike te je preporucio
izdavanje odobrenja za stavljanje lijeka u promet.

Odbor je naveo da, iako bolesnici mladi od pet godina nisu bili ukljueni u glavno ispitivanje lijeka
Naglazyme, vazno ih je lijeciti ako imaju tezak oblik mukopolisaharidoze VI.

Lijek Naglazyme odobren je u ,iznimnim okolnostima”. To znadi da, bududi da je rijec o rijetkoj bolesti,
nije moguce dobiti potpune informacije o lijeku Naglazyme. Svake godine Europska agencija za
lijekove procjenjuje sve nove dostupne informacije te se ovaj sazetak po potrebi azurira.

Koje se jos informacije ocekuju o lijeku Naglazyme?

Tvrtka koja proizvodi lijek Naglazyme provodi ispitivanja u kojima se analizira dugoroc¢na sigurnost i
ucinkovitost lijeka Naglazyme u trudnica i dojilja te u djece mlade od pet godina da se utvrdi razvijaju

Naglazyme
EMA/243865/2011 Stranica 2/3



li protutijela (bjelancevine koje se u organizmu proizvode kao odgovor na Naglazyme, koje mogu
djelovati na reakciju na lijek) te za utvrdivanje nuspojava lijeka. Tvrtka takoder provodi ispitivanja za
utvrdivanje najbolje doze koja bi se bolesnicima dugoroc¢no redovito davala.

Ostale informacije o lijeku Naglazyme

Europska komisija izdala je odobrenje za stavljanje lijeka Naglazyme u promet tvrtki BioMarin Europe
Limited koje je na snazi u Europskoj uniji od 24. sije¢nja 2006. Odobrenje za stavljanje u promet nije
vremenski ograni¢eno.

Sazetak misljenja Odbora za lijekove za rijetke bolesti o lijeku Naglazyme nalazi se na internetskim
stranicama Agencije ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.

Cjeloviti EPAR za lijek Naglazyme nalazi se na internetskim stranicama Agencije: ema.europa.eu/Find
medicine/Human medicines/European Public Assessment Reports ViSe informacija o terapiji lijekom
Naglazyme procitajte u uputi o lijeku (takoder dio EPAR-a), odnosno obratite se svom lijecniku ili
ljekarniku.

Sazetak je posljednji put azuriran u 12. 2010.
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