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EPAR-Osszefoglalé a nyilvanossag szamara

Elaprase
idurszulfaz

Ez a dokumentum az Elaprase-ra vonatkozd eurdpai nyilvanos értékeld jelentés (EPAR) Gsszefoglaldja.
Azt mutatja be, hogy az emberi felhasznalasra szant gyégyszerek bizottsaganak (CHMP) a gyogyszerre
vonatkozo6 értékelése miként vezetett a forgalomba hozatali engedély kiadasat tamogaté
véleményéhez és az Elaprase alkalmazasi feltételeire vonatkozd ajanlasaihoz.

Milyen tipusu gyogyszer az Elaprase?

Az Elaprase egy idurszulfaz nevi{ hatdéanyagot tartalmazé gyogyszer. Vénaba adando oldatos inflzio
készitésére szolgalé koncentratum formajaban kaphato.

Milyen betegségek esetén alkalmazhat6 az Elaprase?

Az Elaprase-t Hunter-kdrban szenveds betegek kezelésére alkalmazzak. A gyogyszert hosszu tavu
alkalmazasra fejlesztették ki.

A mukopoliszacharidézis Il néven is ismert Hunter-kér egy ritka, 6rokletes betegség, amely elsésorban
a férfiaknal jelentkezik. A Hunter-kérban szenveds betegek szervezetében nem termelédik az iduronat-
2-szulfataz nevl enzim. Ez az enzim a szervezetben |év0, glikdzaminoglikanoknak (GAG) nevezett
anyagok lebontasahoz sziikséges. Mivel a Hunter-kdrban szenved6 betegek nem képesek ezeket az
anyagokat lebontani, a GAG-ok fokozatosan felhalmozddnak a test legtobb szervében és karositjak
azokat. Ez szamos tiinetet eredmeényez, kiléndsen Iégzési és jarasi nehézségeket. Ezek a tliinetek
kezelés nélkul idével sulyosbodnak.

Mivel a Hunter-kérban szenvedo betegek szama alacsony, a betegség ,ritkdnak” minésul, ezért az
Elaprase-t 2001. december 11-én ,ritka betegség elleni gydgyszerré” (orphan drug) mindsitették.

A gyoégyszer csak receptre kaphato.
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Hogyan kell alkalmazni az Elaprase-t?

Az Elaprase-kezelést a Hunter-kér vagy mas, az anyagcserét érint6 6rokletes betegség kezelésében
tapasztalt orvosnak vagy egészségigyi szakembernek kell feligyelnie.

Az Elaprase-t hetente, infaziéban, 0,5 mg/testtomeg-kilogramm adagban kell vénaba beadni. Az
inflzié6 beadasanak id6tartama harom éra. Azonban ameddig a betegnél nem jelentkeznek az infaziéval
Osszefliggl reakciok (kittés, viszketés, laz, fejfajas, magas vérnyomas vagy bérpir), az inflzié beadasi
idejét fokozatosan 1 orara lehet csdkkenteni.

Azoknal a betegeknél, akik kérhazban tébb hdnapig jdl tolerdljdk az infuzidt, fennall a lehetéség az
otthoni kezelésre. Az otthoni infGzidkat orvos vagy apolé feliigyelete mellett kell beadni.

Hogyan fejti ki hatasat az Elaprase?

Az Elaprase hatdéanyaga, az idurszulfaz, az iduronat-2-szulfataz human enzim masolata. A hatéanyag a
Hunter-kérban szenvedé betegeknél hianyzo, vagy elégtelen miikodésl enzimet potolja. Az enzim
potlasanak eredményeként a GAG-ok lebomlanak, nem halmozédnak fel a szervezet szbveteiben, igy a
betegség tunetei javulnak.

Milyen moédszerekkel vizsgaltak az Elaprase-t?

A 96, 5 és 31 év kozotti férfi beteg bevonasaval végzett f6 vizsgalatban az Elaprase-t placebdéval
(hatdéanyag nélkli kezeléssel) hasonlitottak 0ssze. A hatasossag fé6 mértéke a légzésfunkcid volt
(,erbltetett vitdlkapacitas”, az a maximalis levegémennyiség, amelyet a beteg ki tud lélegezni),
valamint az a tavolsag, amelyet a beteg hat perc alatt sétalva meg tud tenni, ami a betegségnek a
szivre, a tlddre, az izliletekre és az egyéb szervekre kifejtett 6sszesitett hatasat méri. Ezeket a
méréseket a kezelés kezdetén és egy év kezelés utan végezték el.

Milyen elonyei voltak az Elaprase alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

Az Elaprase a betegek légzésfunkcidjat és jarasi képességét egyarant javitotta. A kezelés
megkezdésekor a betegek hat perc alatt atlagosan 395 métert tudtak megtenni. Egy év elteltével az
Elaprase-t kap6 betegek atlagosan tovabbi 43 métert tudtak megtenni, mig a placebét kapo
betegeknél ez a tavolsag 8 méter volt. A gyégyszer a légzésfunkcio tekintetében is javulast
eredményezett, mig a placeboét kapd betegeknél enyhe visszaesés volt tapasztalhat6.

Milyen kockazatokkal jar az Elaprase alkalmazéasa?

Az Elaprase leggyakoribb mellékhatdsai az inflzidval kapcsolatosak, ideértve a bérreakcidkat (kittés
vagy viszketés) a lazat, a fejfajast, a magas vérnyomast és a bérpirt. 10 beteg kozll tébb mint 1-nél
jelentkez6 tovabbi mellékhatasok a zihalas, nehézlégzés, gyomorfajdalom, hanyinger, gyomorégés,
hasmenés, hanyas, az influzié beadasanak helyén keletkezé duzzanat és mellkasi fajdalom. Egyes,
Elaprase-zal kezelt betegeknél sulyos allergias reakciok jelentkeztek. Az Elaprase alkalmazasaval
kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatés teljes felsorolasa a betegtajékoztatoban talalhato.

Az Elaprase nem alkalmazhat6 olyan személyeknél, akiknél korabban sdlyos vagy életveszélyes
tulérzékenységi (anafilaxias) reakcio lépett fel az idurszulfazzal vagy a készitmény barmely mas
Osszetevijével szemben, ha allergidajuk nem kontrolldlhatd. Olyan betegek esetében, akiknél korabban
sulyos allergias reakci6 lépett fel, az Elaprase-t korultekintéssel kell alkalmazni, és az infazio
beadasanak idején szakképzett személyzetnek és az Ujraélesztéshez szilkséges berendezéseknek kell
elérhet6nek lenni.
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Miért engedélyezték az Elaprase forgalomba hozatalat?

A CHMP arra a kdvetkeztetésre jutott, hogy a vizsgalat altal kimutatott javulas — még ha korlatozott
mértékl is — klinikai el6nyt jelent a Hunter-kor kezelésében. A bizottsag megallapitotta, hogy az
Elaprase alkalmazasanak el6nyei meghaladjak a kockazatokat, ezért javasolta a gydgyszerre
vonatkoz6 forgalomba hozatali engedély kiadasat.

Az Elaprase forgalomba hozatalat ,kivételes kérilmények” k6zott engedélyezték. Ez azt jelenti, hogy a
Hunter-kér alacsony el6forduldsi ardnya miatt nem lehetett teljes kor( informaciét gydjteni az
Elaprase-rél. Az Eurépai Gydgyszerligyntkség évente feliilvizsgal minden Ujonnan hozzaférhetd
informaciot, és sziikség esetén aktualizalja ezt az dsszefoglalot.

Milyen informaciok varhaték még az Elaprase-zal kapcsolatban?

Az Elaprase-t forgalmaz6 vallalat vizsgalni fogja a gyogyszer hosszu tavid hatasossagat, kiilondsen a
ttid6re, szivre és vérerekre vonatkozdan, valamint hogy a szervezet termel-e antitesteket, amelyek
befolyasolhatjak a gyégyszer hatasossagat és biztonsagossagat.

Milyen intézkedések vannak folyamatban az Elaprase biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabol?

Az Elaprase biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségiigyi szakemberek és a
betegek altal kovetendd ajanlasok és dvintézkedések feltiintetésre kerlltek az alkalmazasi el6irdsban
és a betegtajékoztatdban.

Az Elaprase-zal kapcsolatos egyéb informacio

2007. januar 8-an az Eurdpai Bizottsag az Elaprase-ra vonatkozdéan kiadta az Eurdpai Uni6 egész
teriletére érvényes forgalomba hozatali engedélyt.

Az Elaprase-ra vonatkozé teljes EPAR az Ugynokség weboldalan talalhat6: ema.europa.eu/Find

medicine/Human medicines/European public assessment reports. Amennyiben az Elaprase-zal térténd
kezeléssel kapcsolatban bévebb informacidra van sziiksége, olvassa el a (szintén az EPAR részét
képez@) betegtajékoztatdt, illetve forduljon kezelGorvosahoz vagy gydgyszerészéhez.

A ritka betegségek gyogyszereivel foglalkozé bizottsag Elaprase-ra vonatkozo6 véleményének
dsszefoglaloja az Ugynokség weboldalan talalhato: ema.europa.eu/Find medicine/Human

medicines/Rare disease designation.

Az Osszefoglald utolsé aktualizalasa: 09-2016.
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/000700/human_med_000757.jsp&amp;mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/000700/human_med_000757.jsp&amp;mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2010/10/human_orphan_000836.jsp&amp;mid=WC0b01ac058001d12b
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2010/10/human_orphan_000836.jsp&amp;mid=WC0b01ac058001d12b
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