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EPAR-0Osszefoglald a nyilvanossag szamara

Replagal

alfa-agalzidaz

Ez a Replagal-ra vonatkozd eurdpai nyilvanos értékel6 jelentés (EPAR) 6sszefoglaldja. Azt mutatja be,
hogy az emberi felhasznalasra szant gyodgyszerek bizottsaganak (CHMP) a gyégyszerre vonatkozo
értékelése miként vezetett a forgalomba hozatali engedély kiadasat tamogatd véleményéhez és az
Invega alkalmazasi feltételeire vonatkozé ajanlasaihoz.

Milyen tipusu gyogyszer a Replagal?

A Replagal egy alfa-agalzidaz nev(i hatéanyagot tartalmazé gyogyszer. Oldatos infizié készitésére
alkalmas koncentratum formajaban kaphato.

Milyen betegségek esetén alkalmazhatd a Replagal?

A Replagal-t a Fabry-kérban, egy ritka 6rokletes betegségben szenveds betegek kezelésére
alkalmazzak. A Fabry-karban szenvedd betegek szervezetében nincsen elegendé alfa-galaktozidaz A
enzim, amely rendes korulmények kozott lebontja a globotriaoszil-ceramid (Gb3 vagy GL-3) nev(i zsiros
anyagot. Ha az enzim hianyzik, a Gb3 nem képes lebomlani, és felhalmozédik a szervezet sejtjeiben,
példaul a vesesejtekben.

A Fabry-kdrban szenved6 betegeknél sokféle tiinet jelentkezhet, koztiik olyan sulyos allapotok is, mint
a veseelégtelenség, szivproblémak és sztrok.

A gyogyszer csak receptre kaphato.
Hogyan kell alkalmazni a Replagalt?

A Replagal-t csak a Fabry-kor vagy mas 6rokletes anyagcsere-betegségek kezelésében jartas orvos
adhatja be.

A Replagal-t kéthetente egyszer, 0,2 mg/testsuly kg adagban, 40 percig tarté infaziéban kell beadni. A
készitmény hosszu tavu alkalmazasra szolgal.
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Hogyan fejti ki hatasat a Replagal?

A Replagal enzimpétl6 terdpia. Az enzimpotld kezelés ellatja a beteget a hianyzé enzimmel. A Replagal-t
arra fejlesztették ki, hogy poétolja az alfa-galaktozidaz A elnevezésl human enzimet, amely a Fabry-
kdrban szenvedoknél hidnyzik. A Replagal hatéanyagat, az alfa-galaktozidazt a ,rekombinans DNS-
technoldgia” néven ismert modszerrel allitjdk el6: sejtek termelik, amelyekbe egy olyan gént (DNS-t)
juttattak, amelynek hataséra képesek az enzim el6allitdsara. A helyettesité enzim segit a Gb3
lebontasaban és megakadalyozza annak felszaporodasat a sejtekben.

Milyen madédszerekkel vizsgaltak a Replagal-t?

A Replagal-t placebdval hasonlitottak 6ssze (hatdéanyag nélkili kezelés) két f6, 6sszesen 40 férfibeteg
bevonasaval végzett vizsgalatban. Az els6 vizsgalat a Replagal fajdalomra gyakorolt hatasat mérte, mig
a masodik vizsgalat a balkamra (szivizom) toémegére gyakorolt hatasat mérte, ami a szivizomsejtekben
talalhaté Gb3 mennyiségét méri. Azt is vizsgaltak, hogy a kéthetente alkalmazotthoz képest a hetente
adagolt gyogyszer milyen hatast valt ki. Egy tovabbi vizsgalatot is végeztek 15 néi betegen. A Replagal-
t tovabbi vizsgalatok soran 38, hétévesnél idésebb gyermekek bevonasaval is tanulmanyoztak.

Milyen elonyei voltak a Replagal alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

6 honap kezelés utdn a Replagal a placebdval 6sszehasonlitva jelentésen csokkentette a fajdalmat a
betegeknél. A Replagal-kezelés kdévetkeztében a balkamra témege atlagosan 11,5 g-mal csdkkent, mig
a placebo kezelésben részesiilt betegekben a balkamra tomege 21,8 g-mal nétt. A n6betegeknél mért
hatds a férfibetegeknél mérthez hasonlé volt, és a heti adagolas nem jelentett el6nyt a sztenderd
adagokhoz képest. A Replagal-lal kezelt gyermekek esetében nem ndvekedett a sziv tdtmege nem vart
mértékben, a vér Gb3-szintje pedig cstkkent.

Milyen kockazatokkal jar a Replagal alkalmazasa?

A Replagal leggyakoribb mellékhatasai (10 beteg kozil tobb mint 1-nél jelentkezik) az infazidbhoz
kapcsolédo reakciok. Ezek tobbek kézt a hidegrazas, fejfajas, émelygés, laz, fajdalom és rossz kdzérzet,
bOrpir és a faradtsag, és csak ritkan sulyosak. A Replagal alkalmazasaval kapcsolatos 0sszes
mellékhatas és korlatozas teljes felsorolasa a betegtajékoztatdban talalhaté.

Miért engedélyezték a Replagal forgalomba hozatalat?

A CHMP megallapitotta, hogy a Fabry-kérban szenved6 betegek szamara a Replagal-lal torténd kezelés
hosszu tavu klinikai elénytkkel jarhat. A CHMP megallapitotta, hogy a Replagal alkalmazdasanak elényei
meghaladjak a kockazatokat, ezért javasolta a gyoégyszerre vonatkozé forgalomba hozatali engedély
kiadasat.

A Replagal-t forgalomba hozatalat eredetileg , kivételes kdrtilmények” kdzott engedélyezték, mivel a
betegség ritka, és az engedélyezés idépontjaban korlatozott informacié allt rendelkezésre. Mivel a
vallalat a tovabbi sziikséges informacidkat benydjtotta, a ,kivételes koriilmények” 2015 julius 20-an
megszlintek.

A Replagal-lal kapcsolatos tovabbi informacio

2001. augusztus 3-an az Eurdpai Bizottsag a Replagal-ra vonatkozéan kiadta az Eurépai Uni6 egész
teruletére érvényes forgalomba hozatali engedélyt.
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A Replagal-ra vonatkoz6 teljes EPAR az Ugynokség weboldalan talalhat6: ema.europa.eu/Find

medicine/Human medicines/European Public Assessment Reports. Amennyiben a Replagal-lal torténd

kezeléssel kapcsolatban bOvebb informaciora van sziiksége, olvassa el a (szintén az EPAR részét
képez6) betegtajékoztatdt, illetve forduljon kezeldorvosahoz vagy gydgyszerészéhez.

Az 6sszefoglald utolsé aktualizalasa: 06-2015.
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