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Xenpozyme (alfa-olipudaz)
A Xenpozyme-ra vonatkozo attekintés és az EU-ban valé engedélyezésének
indoklasa

Milyen tipusi gyogyszer a Xenpozyme és milyen betegségek esetén
alkalmazhato?

A Xenpozyme a savas szfingomielindz-hianyban (ASMD) szenvedé betegek kezelésére alkalmazott
gyogyszer. Ez egy genetikai betegség, melyet kordbban A-, A/B- és B-tipusi Niemann-Pick-
betegségnek neveztek. A Niemann-Pick-betegségnek harom tipusa van (A, B és C), amelyek mogott
kilonb6z6 genetikai okok huzddnak meg és kllonbdz6 tiinetekkel jdrnak. A Xenpozyme-ot a betegség
A/B- vagy B-tipusdban szenvedd betegek kezelésére alkalmazzak. Az ASMD olyan tlineteinek a
kezelésére szolgal, amelyek nem az agyhoz kapcsolédnak.

Mivel a Niemann-Pick-betegség ,ritkdnak” min6sll, ezért a Xenpozyme-ot 2016. december 5-én ,ritka
betegség elleni gyogyszerré” (orphan drug) mindsitették. Tovabbi informacio a ritka betegség elleni
(orphan) statusszal rendelkez6 gyogyszerekrél itt talalhatd: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu-3-01-056.

A Xenpozyme hatdanyaga az alfa-olipudaz.
Hogyan kell alkalmazni a Xenpozyme-ot?

A Xenpozyme csak receptre kaphato, és a kezelést az ASMD vagy mas 6rékletes anyagcsere -
betegségek kezelésében tapasztalt egészségiigyi szakembernek kell felligyelnie. A Xenpozyme -ot olyan
egészségligyi szakembernek kell beadnia, akinek megfelel6 orvosi tdmogatas all a rendelkezésére az
esetlegesen el6forduld, sulyos mellékhatasok, példaul az egész szervezetet érintd tulérzékenységi
(allergias) reakciok kezelésére (lasd a kockazatokra vonatkozé alabbi pontot).

A Xenpozyme-ot kéthetente, vénas inflzidé formajaban kell beadni. A javasolt adag a beteg
testtomegétdl fligg. A kezelést kis adaggal kell kezdeni, amelyet fokozatosan kell névelni az ajanlott
adag eléréséig, altalaban 14-16 hét elteltével. Az adagtol fiiggden az infuzid idétartama 18 és

220 perc (majdnem 3,7 6ra) kozott valtozik.

A Xenpozyme alkalmazasaval kapcsolatban tovabbi informacidért olvassa el a betegtajékoztatot, illetve
kérdezze meg kezelborvosat vagy gyogyszerészét.
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Hogyan fejti ki hatasat a Xenpozyme?

Egy genetikai mutaciéo miatt az A-, A/B- vagy B-tipusi ASMD-ben szenvedd betegeknél hianyzik a
savas szfingomielindznak nevezett, a lizoszémakban (a szervezet sejtjeinek a tdpanyagokat és egyéb
anyagokat lebontd részeiben) talalhaté, mikodd enzim, ami bizonyos zsirok lebontasahoz szikséges.
Az ebbdl eredé zsirfelhnalmozddas megvaltoztatja a sejtek miikodését, és a sejtek pusztuldsat okozza,
befolyasolva a szbvetek és a szervek, tobbek k6zott a maj, a 1ép, a tid6, a sziv és az agy normalis
mukodését.

A Xenpozyme hatéanyaga, az alfa-olipudaz, a normal savas szfingomielindz enzim egy masolata. A
gyogyszer varhatdéan potolja a betegeknél a hibas enzimet, ezaltal csokkenti a zsirok lizoszémakban
torténd felhalmozddasat, és enyhiti a betegség bizonyos tlineteit. Ugyanakkor varhatéan nem javitja
az agyat érintd tlneteket, mivel a gydgyszer nem képes atjutni a vért az agy szoveteitdl elvalasztd
vér—agy gaton.

Milyen el6nyei voltak a Xenpozyme alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

A Xenpozyme igazoltan javitja a tid6funkcidt és csokkenti a Iép térfogatat felnGtteknél és
gyermekeknél egyarant.

Egy f6 vizsgalatban, amelyben 36, B- vagy A/B-tipusi ASMD-ben szenvedd feln6tt vett részt, a
tid6funkcié javuldsata tidOk szén-monoxidra vonatkoztatott - egy bizonyos fajta gaz, melyet kis
mennyiségben arra haszndlnak, hogy megmérjék, mennyi oxigén jut el a tiid6kbdl a vérbe - diffuzids
kapacitdsanak (DLco) valtozasa alapjan vizsgaltak. Egy évnyi kezelést kévetden a DLco névekedése
nagyobb mérték(i volt a Xenpozyme-mal kezelt betegek csoportjaban (atlagosan 22%-o0s ndvekedés),
mint a placebdval, vagyis hatéanyag nélkuli kezeléssel kezelt csoportban (atlagosan 3%-os
novekedés). Az egyéb tliid6betegségeknél megfigyeltek alapjan a 15% -ot meghaladd novekedés
jelentds javuldsnak tekinthetd.

Ezenfellll egy évnyi kezelést kévetben a Xenpozyme-ot kapd betegek Iéptérfogata atlagosan 39%-kal
csokkent, mig a placebdt kapd betegeknél atlagosan 0,5%-kal nétt. A Gaucher-kérnal (egy masik
genetikai betegség, amelynek soran a zsirok felhalmozddnak a Iépben és mas szervekben) tapasztaltak
alapjan a Iép térfogatanak tébb mint 30%-o0s csdkkenése klinikailag jelentésnek tekinthets.

Egy masodik f6 vizsgalatot is végeztek 20, 18 év alatti beteg (4 serduld, 9 gyermek és 7
csecsemé/kisgyermek) bevonasaval, akik valamennyien Xenpozyme-ot kaptak. Ugy tiint, hogy a
gyogyszer ugyanugy hat gyermekek, mint feln6ttek esetén, és ugyanolyan hatast fejt ki. Javulast
figyeltek meg a tudo6funkcid és a Iép térfogatanak tekintetében is: a DLco atlagosan 33% -kal nét, a Iép
térfogata pedig 49%-kal csékkent egyéves kezelést kovetben.

Milyen kockazatokkal jar a Xenpozyme alkalmazasa?

A Xenpozyme leggyakoribb mellékhatasai (10 beteg k6zil tébb mint 1-nél jelentkezhet) a fejfajas, laz,
viszketés, csalankilités, hanyinger, hanyas, hasi fajdalom, izomfajdalom és a C-reaktiv fehérje (egy
gyulladast jelz6 marker) megndvekedett vérszintje. A klinikai vizsgalatokban az inflzidéval 6sszefliggd
reakcidk, koztik a tulérzékenységi (allergias) reakcidk, 2 feln6tt kézll tobb mint 1-nél, 3 gyermek
kozil pedig korilbelil 2-nél fordultak eld.

A klinikai vizsgalatok soran jelentett stlyos mellékhatasok az extraszisztolék (a normalis szivritmust
megszakito tovabbi szivverések) voltak egy olyan beteg esetén, akinek mar volt szivizomkarosodasa.
Gyermekeknél anafilaxias reakciérol (hirtelen fellépd, sulyos allergias reakcid), valamint csalankiltés,
kittés, tulérzékenység és az alanin-aminotranszferadz (egy majenzim) emelkedett vérszintjének sulyos
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eseteir6l szamoltak be. Az inflzidhoz tarsuld sulyos tulérzékenységi reakcidk gyakoribbak voltak
gyermekeknél, mint felnétteknél.

A Xenpozyme alkalmazasaval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatas és korlatozas teljes felsorolasa
a betegtajékoztatoban talalhatd.

Miért engedélyezték a Xenpozyme forgalomba hozatalat az EU-ban?

Az ASMD-ben szenveds betegek szadmara nagyon korlatozottan allnak rendelkezésre kezelési
lehetGségek. A Xenpozyme bizonyitottan klinikailag jelentds el6nytket biztosit a B- vagy A/B-tipusu
ASMD-ben szenveds betegek szamara, javitja a tidofunkcidt és csokkenti a 1ép térfogatat. A
biztonsagossagot illetéen a Xenpozyme mellékhatdsai altalaban enyhék vagy kéze pesen sulyosak.
Sulyosabb mellékhatasok, kiilondsen sulyos allergias reakcidk fordulhatnak eld, de ezek az érvényben
lév6 kockazatminimalizalo intézkedések mellett kezelhetének tekintheték. Az Eurdpai
Gyogyszerligyntkség megallapitotta, hogy a Xenpozyme alkalmazasanak elényei meghaladjak a
kockazatokat, ezért a gyodgyszer alkalmazasa az EU-ban engedélyezhetd.

Milyen intézkedések vannak folyamatban a Xenpozyme biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabol?

A Xenpozyme-ot forgalmazé véllalatot arra kérték, hogy a sulyos mellékhatasok, kiilonésen az
infuzioval kapcsolatos sulyos allergias reakcidok kockazatanak kezelése érdekében oktatéanyagokat
juttasson el az egészségugyi szakemberek, a betegek vagy a gondozok részére. Ezek k6zé tartoznak a
figyelemmel kisérendoé jelekre és tlinetekre vonatkozo informacidk, valamint a mellékhatasok
jelentkezése esetén javasolt intézkedések.

A Xenpozyme biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségligyi szakemberek és a
betegek altal kovetends ajanlasok és dvintézkedések szintén feltlintetésre kertltek az alkalmazasi
eléirasban és a betegtdjékoztatéban.

A Xenpozyme alkalmazasaval kapcsolatban felmeril6 informacidkat - hasonléan minden mas
gyogyszerhez - folyamatosan figyelemmel kisérik. A Xenpozyme alkalmazasaval 6sszefliggésben
jelentett feltételezett mellékhatasokat gondosan értékelik és a biztonsagos és hatékony alkalmazas
érdekében a szlikséges intézkedéseket meghozzak.

A Xenpozyme-mal kapcsolatos egyéb informacio

A Xenpozyme-mal kapcsolatban tovabbi informécié az Ugyndkség honlapjan talalhatd:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/xenpozyme.
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