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Xenpozyme (olipudaza alfa)
Pregled informacija o lijeku Xenpozyme i zasto je odobren u EU-u

Sto je Xenpozymei za $to se koristi?

Xenpozyme je lijek za lijeCenje bolesnika s nedostatkom kisele sfingomijelinaze (engl. acid
sphingomyelinase deficiency - ASMD), genetskim stanjem koje je nekad bilo poznato kao Niemann-
Pickova bolest tipa A, A/B i B. Postoje tri vrste Niemann-Pickove bolesti (A, B i C) s razliitim
genetskim uzrocima i razli¢itim simptomima. Xenpozyme se koristi za lijeCenje bolesnika s tipom A/B ili
tipom B. Namijenjen je za lijeCenje simptoma ASMD-a koji nisu povezani s mozgom.

Niemann-Pickova bolest je rijetka bolest, a lijek Xenpozyme dobio je status ,lijeka za rijetku bolest”
5. prosinca 2016. Vise informacija o statusu lijeka za rijetku bolest mozete nadi ovdje:
ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu-3-01-056.

Xenpozyme sadrzi djelatnu tvar olipudaza alfa.
Kako se Xenpozyme primjenjuje?

Xenpozyme se izdaje samo na recept, a lijeCenje mora nadzirati zdravstveni radnik s iskustvom u
lije¢enju ASMD-a ili drugih nasljednih metaboli¢kih poremeéaja. Lijek Xenpozyme treba primjenjivati
zdravstveni radnik koji ima pristup odgovarajuc¢oj medicinskoj pomoci radi lijece nja mogucih teskih
reakcija, kao Sto su reakcije preosjetljivosti (alergijske reakcije) koje zahvacaju cijelo tijelo (vidjeti
odjeljak o rizicima u nastavku).

Xenpozyme se primjenjuje infuzijom (ukapavanjem) u venu svaka dva tjedna. Preporucena doza ovisi
o tjelesnoj tezini bolesnika. LijeCenje zapocinje malom dozom koja se postupno povecava dok se ne
dosegne preporucena doza, obi¢no nakon 14 do 16 tjedana. Ovisno o dozi, trajanje infuzije varira
izmedu 18 i 220 minuta (gotovo 3,7 sati).

Za viSe informacija o primjeni lijeka Xenpozyme procitajte uputu o lijeku odnosno obratite se lijeCniku
ili ljekarniku.

Kako djeluje Xenpozyme?

Zbog genetske mutacije bolesnicima s ASMD-om tipa A, A/B i B nedostaje funkcionalni enzim, kisela
sfingomijelinaza, koja se nalazi u lizosomima (dijelovima stanica tijela koji razgraduju hranjive tvari i
druge materijale) i potrebna je za razgradnju odredenih masti. Nakupljanje masti koje iz toga proizlazi
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mijenja nacin na koji stanice funkcioniraju i uzrokuje njihovo odumiranje te utjece na normalno
funkcioniranje tkiva i organa, ukljucujudi jetru, slezenu, pluéa, srce i mozak.

Djelatna tvar lijeka Xenpozy me, olipudaza alfa, kopija je uobi¢ajenog enzima kisele sfingomijelinaze.
Ocekuje se da ¢e zamijeniti bolesnikov neispravni enzim te time smanjiti nakupljanje masti u
lizosomima i ublaziti neke od simptoma bolesti. Medutim, ne ocekuje se da ¢e se time ublaziti simptomi
koji utjeCu na mozak jer lijek ne moze prije¢i krvno-moZzdanu barijeru koja odvaja krv od mozdanog
tkiva.

Koje su koristi od lijeka Xenpozyme utvrdene u ispitivanjima?

Utvrdeno je da Xenpozyme poboljSava funkciju plu¢a i smanjuje volumen slezene i u odraslih i u djece.

U glavnom ispitivanju provedenom na 36 odraslih osoba s ASMD-om tipa B ili tipa A/B poboljSanje
funkcije pluc¢a izmjereno je promatranjem promjene difuzijskog kapaciteta plu¢a za ugljikov

monoksid (DLco), plin koji se koristi u malim koli¢inama za mjerenje koli¢ine kisika koji putuje iz pluéa
u krv. Nakon godinu dana lijeCenja povecanje DLco-a bilo je veée u skupini bolesnika koji su primali
lijek Xenpozyme (prosjecno povecanje od 22 %) u usporedbi sa skupinom koja je primala placebo,
odnosno prividno lije¢enje (prosjec¢no povecanje od 3 %). Kod drugih stanja povezanih s plu¢ima
povecanje vece od 15 % smatra se bitnim poboljSanjem.

Osim toga, nakon godinu dana lijeCenja volumen slezene u bolesnika koji su primali lijek Xenpozyme u
prosjeku se smanjio za 39 %, dok se u bolesnika koji su primali placebo u prosjeku povecao za 0,5 %.
Na temelju podataka za Gaucherovu bolest (drugu genetsku bolest kod koje se masti nakupljaju u
slezeni i drugim organima) klini¢ki se bitnim smatra smanjenje volumena slezene vece od 30 %.

Drugo glavno ispitivanje provedeno je na 20 bolesnika mladih od 18 godina (4 adolescenta, 9 djece,
7 dojencadi/male djece) koji su svi primali lijek Xenpozyme. Cini se da je lijek djelovao naisti nacin i
imao iste ucinke u djece i odraslih. Uo¢ena su i poboljSanja funkcije plu¢a i smanjenje volumena
slezene, uz prosjecno povecanje DLco-a od 33 % i smanjenje volumena slezene od 49 % nakon jedne
godine lijecCenja.

Koji su rizici povezani s lijekom Xenpozyme?

Najcesce nuspojave lijeka Xenpozyme (koje se mogu javiti u vise od 1 na 10 osoba) jesu glavobolja,
vrucica, svrbez, urtikarija (osip pracen svrbezom), mucnina, povracanje, bol u abdomenu (trbuhu), bol
reakcije povezane s infuzijom, ukljucujuéi preosjetljivost (alergijske reakcije), pojavile su se u vise od
1 na 2 odrasle osobe i u otprilike 2 na 3 djece.

Tijekom klinickih ispitivanja prijavljene su ozbiljne nuspojave, tj. ekstrasistole (dodatni otkucaji srca
koji prekidaju normalan srcani ritam) u bolesnika koji je ve¢ imao ostecenje sréanog misica. U djece su
prijavljene anafilakticke reakcije (iznenadne, teske alergijske reakcije) i teski sluajevi urtikarije, osipa,
preosjetljivosti i poviSene razine alanin aminotransferaze (jetrenog enzima) u krvi. Ozbiljne reakcije
preosjetljivosti povezane s infuzijom bile su ¢eSc¢e u djece nego u odraslih.

Potpuni popis nuspojava i ograni¢enja povezanih s primjenom lijeka Xenpozyme potrazite u uputi o
lijeku.

Zasto je lijek Xenpozyme odobren u EU-u?

Postoje vrlo ograni¢ene mogucnosti lijeCenja za bolesnike s ASMD -om. Utvrdeno je da Xenpozyme
pruza klini¢ki znacajne koristi bolesnicima s ASMD-om tipa B ili tipa A/B, poboljSava funkciju pluéa i
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smanjuje volumen slezene. U pogledu sigurnosti, nuspojave lijeka Xenpozyme opcenito su blage do
umjerene. Mogu se pojaviti ozbiljnije nuspojave, posebice teske alergijske reakcije, no smatra se da ih
je moguce kontrolirati s pomoc¢u mjera minimizacije rizika. Europska agencija za lijekove zakljucila je
da koristi od lijeka Xenpozyme nadmasuju s njim povezane rizike te da lijek moze biti odobren za
primjenu u EU-u.

Koje se mjere poduzimaju kako bi se osigurala sigurnai ucinkovita
primjena lijeka Xenpozyme?

Od tvrtke koja stavlja lijek Xenpozyme u promet trazi se da distribuira edukacijske materijale
zdravstvenim radnicima, bolesnicima ili njegovateljima kako bi se lakse upravljalo rizikom od ozbiljnih
nuspojava, osobito teskih alergijskih reakcija povezanih s infuzijom. Oni sadrzavaju informacije o
znakovima i simptomima na koje treba obratiti pozornost, kao i preporu¢ene mjere u slucaju pojave
nuspojava.

Preporuke i mjere opreza kojih se zdravstveni radnici i bolesnici trebaju pridrzavati u cilju sigurne i
ucinkovite primjene lijeka Xenpozyme nalaze se takoder u sazetku opisa svojstava lijeka i u uputi o
lijeku.

Kao i za sve lijekove, podatci o primjeni lijeka Xenpozyme kontinuirano se prate. Sumnje na nuspojave
lijeka Xenpozyme pazljivo se procjenjuju i poduzimaju se potrebne mjere za zastitu bolesnika.

Ostale informacije o lijeku Xenpozyme

Vise informacija o lijeku Xenpozyme dostupno je na internetskim stranicama Agencije:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/Xxenpozyme.
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