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EPAR santrauka placiajai visuomenei

Aldurazyme
laronidazé

Sis dokumentas yra Aldurazyme Europos vieso vertinimo protokolo (EPAR) santrauka. Jame
paaikinama, kaip Zmonems skirty vaistiniy preparaty komitetas (CHMP) jvertines vaista prieme
nuomong, kuria rekomenduoja suteikti Aldurazyme rinkodaros leidima ir pateikia jo vartojimo
rekomendacijas.

Kas yra Aldurazyme?

Aldurazyme yra infuzinis (j veng lasinamas) tirpalas, kurio sudétyje yra veikliosios medziagos
laronidazés.

Kam vartojamas Aldurazyme?

Aldurazyme skiriamas pacientams, kuriems diagnozuota I tipo mukopolisacharidozeé (MPS I; a—L—
iduronidazeés triokumas), ne neurologiniams (nesusijusiems su smegenimis ar nervais) ligos
simptomams gydyti. MPS I yra reta paveldima liga, kuria sergant a—L—iduronidazés fermento veikla yra
daug silpnesné uz jprasta. Tai reiSkia, kad tam tikros medziagos (glikozaminoglikanai) yra neskaidomos,
kaupiasi daugelyje organy ir jiems kenkia. Ne neurologiniai MPS I simptomai gali bati padidéjusios
kepenys, sustinge judéjima apsunkinantys sgnariai, mazesnis plauciy tdris, Sirdies ir akiy ligos.

Vaisto galima jsigyti tik pateikus recepta.
Kaip vartoti Aldurazyme?

Gydyma vaistu Aldurazyme turi priziGreéti gydytojas, turintis MPS I ar kitomis paveldimomis medziagy
apykaitos ligomis serganciy pacienty gydymo patirties. Vaistu Aldurazyme gydoma ligoninéje arba
klinikoje, turincioje gaivinimo jranga. Pries atliekant infuzijg pacientui gali tekti skirti kity vaisty nuo
alerginiy reakcijy. Aldurazyme infuzinis tirpalas pacientui | vena ladinamas karta per savaite. Sis
vaistas skirtas ilgalaikiam vartojimui.
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Kaip veikia Aldurazyme?

Veiklioji Aldurazyme medziaga laronidazé yra zmogaus fermento a—L—iduronidazés kopija. Ji gaminama
taikant vadinamajj rekombinacinés DNR technologijos metodq — fermentg gamina lastelés, | kurias
implantuojamas genas (DNR), leidziantis joms gaminti laronidaze. Laronidazé vartojama kaip pakaitinés
fermenty terapijos preparatas, t. y. ji pakeic¢ia MPS I serganciy pacienty organizme trikstantj fermenta.
Paciento organizmui gavus trukstamo fermento MPS I, simptomai kontroliuojami ir taip pagerinama jo
gyvenimo kokybé.

Kaip buvo tiriamas Aldurazyme?

Aldurazyme buvo lyginamas su placebu (preparatu be veikliosios medziagos) jj skiriant 45 vyresniems
nei SeSeriy mety pacientams, kuriems nustatyta MPS 1. Pagrindinis veiksmingumo rodiklis buvo
forsuota gyvybiné plauciy talpa (plauciy funkcijos rodiklis) ir atstumas, kurj pacientai galéjo nueiti per
SeSias minutes. Tai buvo tiriama prie$ gydyma ir 26 savaites po jo. Véliau tyrimas buvo tesiamas dar
ketverius metus visus pacientus gydant Aldurazyme.

Aldurazyme taip pat tirtas su 20 jaunesniy nei penkeriy mety vaiky, kurie Siuo vaistu buvo gydomi
vienus metus. Siame tyrime buvo tiriamas vaisto vartojimo saugumas, taip pat buvo vertinama, kaip jis
padeda sumazinti glikozaminoglikany koncentracijg Slapime arba kaip nuo jo priklauso kepeny dydis.

Kokia Aldurazyme nauda nustatyta tyrimuose?

Tyrimas parodé, kad per 26 savaites vaistas Aldurazyme padidina forsuotq gyvybine plauciy talpa ir
sustiprina paciento pajéguma eiti. Toks poveikis iSsilaiko iki ketveriy mety.

Jaunesniems nei 5 mety vaikams glikozaminoglikany koncentracijg Slapime vaistas Aldurazyme
sumazino mazdaug 60 proc. Tyrimo pabaigoje pusés gydyty vaiky kepenys buvo normalaus dydzio.

Kokia rizika siejama yra su Aldurazyme vartojimu?

Daugelj Salutiniy reiskiniy gydant Aldurazyme sukelia infuzijos procedira, o ne pats vaistas. Kai kurie jy
blina sunkis, bet laikui bégant jy mazéja. Dazniausi vyresniems nei 5 mety pacientams pasireiskiantys
(daugiau nei 1 pacientui i§ 10) gydymo vaistu Aldurazyme Salutiniai reiSkiniai yra galvos skausmas,
pykinimas, pilvo skausmas, odos paraudimas, artropatija (sanariy pazeidimas), artralgija (sgnariy
skausmas), nugaros skausmas, galtniy (ranky ar pédy) skausmas, veido paraudimas, karsciavimas ir
odos reakcijos infuzijos vietoje. Jaunesniems nei penkeriy mety pacientams (daugiau nei 1 i$ 10)
dazniausiai pasireiskia padidéjes kraujospidis, pablogéjes apriipinimas deguonimi (plauciy funkcijos
rodiklis), tachikardija (padaznéjes Sirdies ritmas), karsciavimas ir Saltkrétis. ISsamy visy Salutiniy
reiskiniy, apie kuriuos pranesta gydant Aldurazyme, sgrasg galima rasti pakuotés lapelyje.

Beveik visy vaistu Aldurazyme gydomy pacienty organizmas ima gaminti antikinus (baltymus, kuriuos
organizmas ima gaminti reaguodamas | Aldurazyme). Kokj poveikj tai gali turéti vaisto vartojimo
saugumui ir veiksmingumui, iki galo neistirta.

Aldurazyme negalima vartoti esant stipriai alergijai laronidazei arba kitoms vaisto sudétinéms
medziagoms.
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Kodél Aldurazyme buvo patvirtintas?

CHMP nusprende, kad Aldurazyme veiksmingai slopina MPS I simptomus. Komitetas nusprende, kad
Aldurazyme teikiama nauda yra didesné uzZ jo keliama rizika, ir rekomendavo suteikti jo rinkodaros
leidima.

IS pradziy Aldurazyme rinkodaros leidimas suteiktas iSimtinémis sglygomis, kadangi dél ligos retumo
nebuvo jmanoma gauti visos informacijos apie $j vaistg. Bendrovei pateikus reikalaujama papildomg
informacijg, 2015 m. gruodzio 16 d. iSimtiniy aplinkybiy salyga panaikinta.

Kita informacija apie Aldurazyme
Europos Komisija 2003 m. birzelio 10 d. suteiké visoje Europos Sajungoje galiojantj Aldurazyme

rinkodaros leidima.

ISsamy Aldurazyme EPAR rasite agentiros interneto svetainéje adresu: ema.europa.eu/Find
medicine/Human medicines/European public assessment reports Daugiau informacijos apie gydyma
Aldurazyme rasite pakuotés lapelyje (taip pat EPAR dalis) arba teiraukités savo gydytojo ar vaistininko.

Si santrauka paskutinj kartg atnaujinta 2015-11.
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