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EPAR-Osszefoglalé a nyilvanossag szamara

Aldurazyme
laronidaz

Ez a dokumentum az Aldurazyme-re vonatkozd eurdpai nyilvanos értékeld jelentés (EPAR)
Osszefoglaldja. Azt mutatja be, hogy az emberi felhasznalasra szant gyégyszerek bizottsaganak
(CHMP) a gyodgyszerre vonatkozo értékelése miként vezetett a forgalomba hozatali engedély kiadasat
tamogato6 véleményéhez és az Aldurazyme alkalmazasi feltételeire vonatkoz6 ajanlasaihoz.

Milyen tipusu gyogyszer az Aldurazyme?
Az Aldurazyme oldatos infuzid, amelynek hatéanyaga a laronidaz.
Milyen betegségek esetén alkalmazhatdé az Aldurazyme?

Az Aldurazyme-et a bizonyitottan diagnosztizalt mukopoliszacharidézis I-ben (MPS I; a-L-iduronidaz-
hidny) szenved6 betegeknél alkalmazzak a betegség nem neuroldgiai (az aggyal vagy az idegekkel nem
kapcsolatos) tiineteinek kezelésére. Az MPS | egy ritka, orokletes betegség, amelynél az a-L-iduronidaz
enzim aktivitasanak szintje a normalisnal sokkal alacsonyabb. Ez azzal jar, hogy a glukézaminoglikan
(GAG) nevl anyagok nem bontédnak le, igy felgytilemlenek a test legtobb szervében, és karositjak
azokat. Az MPS | nem neuroldgiai jellegl tlinete lehet a maj megnagyobbodasa, az izlleti merevség,
amely nehézkessé teszi a mozgast, a csokkent tiid6kapacitds, a szivbetegség és a szembetegség.

A gyoégyszer csak receptre kaphato.
Hogyan kell alkalmazni az Aldurazyme-et?

Az Aldurazyme-kezelést az MPS I-ben, illetve méas érokletes anyagcsere-betegségekben szenvedd
betegek kezelésében jartas orvosnak kell feliigyelnie. Az Aldurazyme-et Gjraélesztd berendezéssel
rendelkez6 kérhazban vagy klinikan kell beadni, és a betegeknek az inflizié beadasa el6tt az allergias
reakciok megelGzése érdekében mas gyogyszerekre is szlikségik lehet. Az Aldurazyme-et hetente
egyszer, infGzidban kell beadni. A készitmény hosszu tavu alkalmazasra szolgal.
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Hogyan fejti ki hatasat az Aldurazyme?

Az Aldurazyme hatdanyaga, a laronidaz az a-L-iduronidaz human enzim masolata. A ,rekombinans
DNS-technoldgia” néven ismert modszerrel allitjak el6: az enzimet olyan sejtek termelik, amelyekbe
olyan gént (DNS-t) juttattak, amelynek hatasara képes a laronidaz elGallitaséra. A laronidazt
»,enzimpotlé terapiaként” alkalmazzak, ami azt jelenti, hogy helyettesiti az MPS I-ben szenvedd
betegeknél hianyz6 enzimet. Ez kontrollalja az MPS I tlineteit, és javitja a beteg életmindségét.

Milyen modédszerekkel vizsgaltak az Aldurazyme-et?

Az Aldurazyme-et placeboval (hatbanyag nélkili kezeléssel) hasonlitottak dssze 45, legalabb hatéves,
diagnosztizalt MPS I-ben szenvedl betegnél. A f6 hatékonysagi mutatd az erdltetett kilégzési
vitalkapacitas (FVC, a tid6é mlkodésének mutatdja) volt, valamint az, hogy a betegek milyen messzire
tudtak elsétalni hat perc alatt. Ezeket 26 hétnyi kezelés el6tt és utan mérték. Ezt kovetben a vizsgalat
legfeljebb négy éven keresztil folytatédott, és minden beteget Aldurazyme-mel kezeltek.

Az Aldurazyme-et 20, 6t évesnél fiatalabb gyermeknél is vizsgaltak, akik egy éven keresztll kaptak
Aldurazyme-et. A vizsgalat els6sorban a gyogyszer biztonsdgossagara iranyult, de mérték azt is,
milyen mértékben képes csokkenteni a vizelet GAG-szintjét és a majtérfogatot.

Milyen elényei voltak az Aldurazyme alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

A vizsgalat kimutatta, hogy az Aldurazyme 26 hét elteltével egyarant javitotta a betegek erdltetett
kilégzési vitalkapacitasat és jarasi képességét. A hatas akar négy évig is fennmaradt.

Az Ot évesnél fiatalabb gyermekeknél az Aldurazyme korilbelll 60%-kal csbkkentette a vizelet GAG-
szintjét. A kezelt gyermekek felének normalis méretl volt a maja a vizsgalat végén.

Milyen kockazatokkal jar az Aldurazyme alkalmazasa?

Az Aldurazyme alkalmazasa soran tapasztalt mellékhatasok tébbségét nem maga a gyoégyszer, hanem
inkabb az inflzié beadasa okozza. Ezek kozil néhany sulyos, a mellékhatasok szama azonban id6vel
cs6kkenést mutat. Ot évesnél id8sebb betegek esetében a leggyakoribb mellékhatdsok (10 beteg kéziil
tébb mint 1-nél jelentkezik) a fejfajas, hanyinger, hasi fajdalom, kilutés, izlleti karosodas, izileti
fajdalom, hatfajas, végtagfajdalom, kipirulds, 1az, valamint az infGzié beadasanak helyén fellépd
reakciok. Ot évesnél fiatalabb betegeknél a leggyakoribb mellékhatasok (10 beteg koziil tébb mint 1-nél
jelentkezik) a megemelkedett vérnyomas, a csokkent oxigén-telitettség (a tiidé miikédésének
mutatéja), a gyors szivverés, a laz és a hidegrazas. Az Aldurazyme alkalmazasaval kapcsolatban
jelentett 6sszes mellékhatas teljes felsorolasa a betegtajékoztatoban talalhat6.

Az Aldurazyme-mel kezelt betegek szinte mindegyikénél termelédnek antitestek (az Aldurazyme-re
adott valaszként termel6dd fehérjék). Ezeknek a gydgyszer biztonsagossagara és hatdsossagara
gyakorolt hatasa nem teljesen ismert.

Az Aldurazyme nem alkalmazhato olyan személyeknél, akik sdlyosan tulérzékenyek (allergiasak) a
laronidazzal vagy a készitmény barmely mas ¢sszetevijével szemben.

Miért engedélyezték az Aldurazyme forgalomba hozatalat?

A CHMP megallapitotta, hogy az Aldurazyme hatékonyan kontrollalja az MPS | tlineteit. A bizottsag
megallapitotta, hogy az Aldurazyme alkalmazasanak elényei meghaladjak a kockazatokat, ezért
javasolta a gyogyszerre vonatkoz6 forgalomba hozatali engedély kiadasat.
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Az Aldurazyme forgalomba hozatalat eredetileg ,kivételes korilmények” kdzott engedélyezték, mivel a
betegség ritka, és az engedélyezés idépontjaban korlatozott informacié allt rendelkezésre. Miutan a
vallalat benyujtotta a tovabbi sziikséges informacidkat, a ,kivételes kdrilmények” 2015. december 16-
an megszlintek.

Az Aldurazyme-mel kapcsolatos egyéb informacid

2003. junius 10-én az Eurodpai Bizottsag az Aldurazyme-re vonatkozoéan kiadta az Eurépai Uni6é egész
teruletére érvényes forgalomba hozatali engedélyt.

Az Aldurazyme-re vonatkozo teljes EPAR az Ugynokség weboldalan talalhaté: ema.europa.eu/Find
medicine/Human medicines/European public assessment reports. Amennyiben az Aldurazyme-mel
torténd kezeléssel kapcsolatban bévebb informacidra van szilksége, olvassa el a (szintén az EPAR
részét képez0) betegtajékoztatot, illetve forduljon kezelGorvosahoz vagy gyégyszerészéhez.

Az 6sszefoglald utolsé aktualizalasa: 11-2015.
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/000477/human_med_000636.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/000477/human_med_000636.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
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