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EPAR-Osszefoglalé a nyilvanossag szamara

Glybera

alipogén tiparvovek

Ez a dokumentum a Glybera-ra vonatkozo eurdpai nyilvanos értékels jelentés (EPAR) dsszefoglaldja.
Azt mutatja be, hogy az emberi felhasznalasra szant gydgyszerek bizettsaganak (CHMP) a gyogyszerre
vonatkozo értékelése miként vezetett a forgalomba hozatali engedely kiadasat tamogat6
véleményéhez és a Glybera alkalmazasi feltételeire vonatkoz6 ‘ajanlasaihoz.

Milyen tipusu gyogyszer a Glybera?

A Glybera egy alipogén tiparvovek nev(i hatéanyagot tartalmazoé gydégyszer. Oldatos injekcid
formajaban kaphaté.

A Glybera a fejlett terapias gyogyszérek'egy tipusa, amelyet ,,génterapias gyoégyszernek” neveznek. Ez
a gyogyszertipus azaltal fejti ki hatasat, hogy géneket juttat a szervezetbe.

Milyen betegségek esetén alkalmazhaté a Glybera?

A Glybera-t olyan, lipofroteinlipaz-hianyban szenvedé felnétt betegek kezelésére alkalmazzak, akiknél
a zsirszegény étrendellenére sulyos foku vagy tobbszori pankreatitisz (hasnyalmirigy-gyulladas)
roham Iép fel.

A lipoproteisnlipaz-hiany egy ritka betegség, amely esetén a betegek lipoproteinlipazt (a zsirok
lebontasaértfelel6s enzimet) kddold génje hibas. A betegségben szenvedd betegeknek szigoru
zsirszegény étrendet kell tartaniuk, és hajlamosak a sulyos és életveszélyes sz6vodményt jelentd,
ismétl6d6é hasnyalmirigy-gyulladas rohamokra.

A Glybera-t csak olyan betegek kaphatjak, akiknek betegségét megfelel6 genetikai vizsgélattal
igazoltak, és akiknek vérében kimutathaté mértékben talalhaté meg a lipoproteinlipaz enzim.

Mivel a lipoproteinlipaz-hidnyban szenvedé betegek szama alacsony, a betegség ,ritkanak” mindéstil,
ezért a Glybera-t 2004. marcius 8-an ,ritka betegség elleni gyogyszerré” (orphan drug) mindsitették.

A gyoégyszer csak receptre kaphato.
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Hogyan kell alkalmazni a Glybera-t?

A Glybera-kezelést csak olyan orvos rendelheti el, illetve az csak olyan orvos fellgyelete alatt
végezhetd, aki jartas az lipoproteinlipaz-hiany kezelésében és a génterapiaban.

A Glybera-t egyszeri kezelésként, az als6 végtag comb- és labszarizmaiba adott t6bb injekcio
formajaban alkalmazzak. A beinjektalandé gyégyszer mennyisége és az injekciok szama a beteg
testtomegétdl fligg. A Glybera beadandé dézisara vonatkozé tovabbi informaciok a (szintén az EPAR
részét képez@) alkalmazasi elGirasban talalhatok.

A szervezet immunrendszere altal a gyogyszerre adott reakcié csdokkentése céljabdl a Glybera-kezelés
elStti harmadik naptdl a beadas uténi tizenkét héten &t immunszuppressziv kezelést kapnak a betegek.
Mivel szdmos injekcid beadasara van szlikség, ezért a beadas el6tt ajanlatos gerincbe adott! vagy helyi
érzéstelenitot (olyan gydgyszer, amely a fajdalom blokkolasa céljabdl érzésteleniti a test bizonyos
részeit) alkalmazni.

Hogyan fejti ki hatasat a Glybera?

A Glybera hatéanyaga, az alipogén tiparvovek, egy olyan virusbdél szarmazik;\amely mddositdsanak
készonhetben be tudja juttatni a szervezet sejtjeibe a lipoproteinlipaz gént! Az izomba injektalva
képessé teszi az izomsejteket az enzim termelésére, és ily médon kafrigalja a lipoproteinlipaz-hianyt. A
sejtek altal termelt enzim azutan hozzajarul a vérben talalhaté zsirok,lebontasahoz, és ezaltal
csOkkenti a pankreatitiszes rohamokat és a betegség sulyossagat:

A Glybera-ban hasznalt modositott virusanyag nem okoz fertdzést és nem képes szaporodni.
Milyen mdédszerekkel vizsgaltak a Glybera-t?

A Glybera-t 27, lipoproteinlipaz-hidnyban szenvedd és alacsony zsirtartalmu étrendet tartd betegnél
vizsgaltak. A Glybera-val kezelt betegek tébbsége immunszuppressziv kezelést is kapott. A hatasossag
f6 mértéke az étkezés utani vérzsirszintek csokkenése és a pankreatitiszes rohamok szamanak
csOkkenése volt.

Milyen elonyei voltak aGlybera alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

Az adatok azt mutattak, hogy egyes betegeknél csokkent az étkezés utani vérzsirszint. Egyes
betegeknél a pankreatitiszes rohamok szama is csokkent, valamint kevesebb beteget vettek fel
kérhéazba és a betegek’kevesebb ideig tartézkodtak az intenziv osztalyon. Bar az adatok kisszamu
betegtél szarmaztak, az eredmények arra utalnak, hogy a Glybera elénnyel jarna a sulyos foku vagy
tobbszori pankreatitiszes rohamokat elszenvedé betegek szamara.

Milyen-kockazatokkal jar a Glybera alkalmazasa?

A Glybera leggyakoribb mellékhatdsa az injekcidkat kovet6 labfajas volt, amely a betegek
egyharmadanal fordult eld. A tovabbi gyakorimellékhatasok kozé tartozik a fejfajas, a faradtsag, a
hipertermia (magas testhémérséklet), a véralafutas és a kreatin kindz enzim emelkedett szintje a
vérben (izomszoveti karosodds mérészama). Egy betegnél tlidéemboliat (a tiid6k vérellatasat biztosito
erekben képz6do vérrogok) diagnosztizaltak a kezelés utan hét héttel. Mivel csak kisszamu beteget
kezeltek, a fenti esetek nem adnak teljes képet a Glybera mellékhatasainak gyakorisagarol és
jellegérél. A Glybera alkalmazasaval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatds teljes felsoroldsa a
betegtajékoztatdban talalhato.
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A Glybera nem alkalmazhaté immunhianyos (gyengllt védekez6képességl) vagy izombetegségben
szenved6 betegeknél, illetve fokozott vérzési kockazat esetén. A Glybera beadasa el6tt legalabb egy
hétig, illetve a Glybera beadasa utan egy napig nem alkalmazhatdk véralvadasgatlé gyégyszerek (Un.
antikoagulansok), amelyek novelhetik a vérzést. A betegek szajon at szedhetd fogamzasgatidkat sem
szedhetnek. A korlatozasok teljes felsorolasa a betegtajékoztatéban talalhato.

Miért engedélyezték a Glybera forgalomba hozatalat?

Az 6sszes tudomanyos bizonyiték és a betegség korilményeinek (beleértve a betegség rendkivil ritka
jellegét) gondos megfontolasat kovetéen a CHMP megallapitotta, hogy a vizsgalatok eredményei
alapjan az alacsony zsirtartalmi étrend alkalmazasa ellenére sulyos foku vagy tobbszori
pankreatitiszes rohamokat elszenved6 betegek esetében a Glybera elényei meghaladjak a
kockazatokat. Ezek a betegek a sulyos allapoti betegek egyik alcsoportjat képviselik, melynek
gyogyszerigénye nagymértékben fedezetlen. A CHMP ezért a gyodgyszer forgalomba hezatali
engedélyének kiadasat javasolta.

A Glybera forgalomba hozatalat ,kivételes korilmények” kdzott engedélyezték, mivel a gydgyszerrél —
a betegség alacsony el6forduldsi aranya miatt — nem lehetett teljes korl informaciot gyljteni. Az
Europai Gydgyszerliigynokség évente felllvizsgal minden Gjonnan hozzaférhet6 informaciodt, és sziikség
esetén aktualizalja ezt az 6sszefoglalot.

Milyen informaciok varhaték meég a Glybera-val\kapcsolatban?

A forgalomba hozatali engedély feltételeinek megfelel6en a\Vdllalatnak tovabbi adatokat kell benyujtani
az étkezést kovet6 vérzsirszintekre és a Glybera-t Gjonnan kap6 betegek immunvalaszara
vonatkozoan. A vallalat tovabba a Glybera-val kezelt betegek eredményeit nyomon koveté
nyilvantartasbol is szolgéaltat adatokat, és beiktategy tovabbi Iépést a termék gyartasa soran a
biztonsagossagi profil javitasa érdekében.

Milyen intézkedések vannak folyamatban a Glybera biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak bhiztositasa céljabol?

A Glybera lehet6 legbiztonsagosabb’alkalmazasanak biztositasa céljabol kockazatkezelési tervet
dolgoztak ki. A terv alapjan & Glybera-ra vonatkozé alkalmazasi elGirast és betegtajékoztatot a
biztonsagos alkalmazassal kapcsolatos informacidkkal egészitették ki, ideértve az egészségugyi
szakemberek és a betégek altal kovetendd, megfelel6 ovintézkedéseket.

Ezen tulmenden, a Véllalat korlatozott hozzaférési programot Iéptetett életbe annak biztositasara, hogy
a diagndzis megerositését kovetéen a Glybera-t megfelelGen alkalmazzak. A gydgyszer kizardlag olyan
orvosoknaksszdllithatd, akik megkaptdk a megfeleld oktatdanyagot, és kizardlag a nyilvantartasban
szereplé.betegek kezelésére alkalmazzak. A vallalat oktatéanyagot is fog biztositani a betegek és az
egészseégugyi szakemberek szdmara, amely arra vonatkozdéan is tartalmaz informéaciét, hogy hogyan
kell alkalmazni a Glybera-t, és hogyan kell kezelni a gydgyszerrel kapcsolatos kockazatokat. A betegek
betegeknek szdl6 figyelmeztetd kartyat is kapnak.

A Glybera-val kapcsolatos egyéb informacio

2012. oktéber 25-én az Eurépai Bizottsag a Glybera-ra vonatkozéan kiadta az Eurépai Uni6 egész
terlletére érvényes forgalomba hozatali engedélyt.
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A Glybera-ra vonatkozo teljes EPAR az Ugynokség weboldalan talalhaté: ema.europa.eu/Find
medicine/Human medicines/European public assessment reports. Amennyiben a Glybera-val térténd
kezeléssel kapcsolatban bovebb informacidra van sziiksége, olvassa el a (szintén az EPAR részét
képez0) betegtajékoztatdt, illetve forduljon kezelGorvosahoz vagy gyogyszerészéhez.

A ritka betegségek gyogyszereivel foglalkozé bizottsag Glybera-ra vonatkozé véleményének
osszefoglaloja az Ugynokség weboldalan talalhato: ema.europa.eu/Find medicine/Human
medicines/Rare disease designation.

Az 6sszefoglald utolsé aktualizalasa: 10-2015.
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/002145/human_med_001480.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/002145/human_med_001480.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000542.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000542.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
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