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EPAR santrauka placiajai visuomenei

Naglazyme
galsulfazé

Sis dokumentas yra vaisto Naglazyme Europos vie$o vertinimo protokolo (EPAR) santrauka. Jame
paaiskinama, kaip Zmonems skirty vaistiniy preparaty komitetas (CHMP) jvertines vaistg priémé
nuomone, kuria rekomenduoja suteikti Naglazyme rinkodaros teiseg ir pateikia jo vartojimo
rekomendacijas.

Kas yra Naglazyme?

Naglazyme yra infuzinis (j veng lasinamas) tirpalas, kurio sudétyje yra veikliosios medziagos
galsulfazes.

Kam vartojamas Naglazyme?

Naglazyme skiriamas IV tipo mukopolisacharidoze (MPS VI arba Maroto-Lami (Maroteaux-Lamy)
sindromu) sergantiems pacientams. Sig liga sukelia fermento N-acetilgalaktozamino 4-sulfatazes, kuris
organizme skaido medziagas, vadinamuosius glikozaminoglikanus (GAG), trikumas. Jei Sio fermento
néra, glikozaminoglikanai neskaidomi ir kaupiasi lgstelése. Dél to pasireiskia ligos pozymiy, i$ kuriy
pastebimiausi - mazas 0gis, didelé galva ir apsunkintas judéjimas. Liga dazniausiai nustatoma nuo
vieneriy iki penkeriy mety vaikams.

Kadangi MPS VI serganciy pacienty skaicius nedidelis, Si liga laikoma reta ir 2001 m. vasario 14 d.
Naglazyme buvo priskirtas retyjy vaisty (retoms ligoms gydyti skirty vaisty) kategorijai.

Vaisto galima jsigyti tik pateikus recepta.
Kaip vartoti Naglazyme?
Gydyma vaistu Naglazyme turi stebéti gydytojas, turintis MPS VI ar panasiomis ligomis serganciy

pacienty gydymo patirties. Preparato skiriama patalpoje, kur yra galimybé pasinaudoti gaivinimo
jranga, jei jos staiga prireikty.
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Naglazyme infuzija skiriama vieng karta per savaite ir susvirks¢iama per keturias valandas.
Rekomenduojama dozé yra 1 mg kilogramui kiino svorio. Pries kiekvieng infuzijg pacientams turi bti
skiriama alerginés reakcijos rizikg mazinancio antihistamininio vaisto. Pacientams taip pat gali bati
skiriama vaisty nuo karsciavimo.

Kaip veikia Naglazyme?

Naglazyme yra pakaitinés fermenty terapijos preparatas. Taikant pakaitine fermenty terapijg pacientas
gauna triukstamo fermento. Veiklioji Naglazyme medziaga, galsulfazé, yra Zzmogaus fermento N-
acetilgalaktozamino 4-sulfatazés kopija. Naglazyme padeda suskaidyti glikozaminoglikanus ir neleidzia
jiems kauptis lgstelése. Tai gali sumazinti MPS VI simptomus, pvz., padidinti atstuma, kurj gali nueiti
Sia liga sergantys zmonés.

Galsulfazé gaminama rekombinacinés DNR technologijos budu: jg gamina Igstelé, kuriai buvo
implantuotas atitinkamas Sio fermento gamybg uztikrinantis genas (DNR).

Kaip buvo tiriamas Naglazyme?

Viename pagrindiniame tyrime, kuriame dalyvavo trisdesSimt devyni 5-29 mety amziaus pacientai,
sergantys MPS VI, buvo lyginamas Naglazyme ir placebo (gydomojo poveikio neturincio preparato)
poveikis. Pagrindinis preparato veiksmingumo rodiklis buvo atstumas, kurj pacientai galéjo nueiti po 24
gydymo savaidiu.

Kokia Naglazyme nauda nustatyta tyrimuose?

Naglazyme buvo veiksmingesnis uz placeba. Po 24 gydymo savaiciy vidutinis Naglazyme gydyty
pacienty nueitas atstumas per 12 min. padidéjo 109 metrais, o gydyty placebu - 18 metry.

Kokia rizika siejama su Naglazyme vartojimu?

Tyrimuose dazZniausiai nustatyti Naglazyme Salutiniai reiskiniai (pasireiSke daugiau kaip 1 pacientui i$
10) buvo ausies skausmas, dispnéja (pasunkeéjes kvépavimas), pilvo ir kitoks skausmas. Pacientams
taip pat gali pasireiksti reakcijos | infuzijg (karsciavimas, Saltkrétis, bérimas ir dilgéliné). ISsamy visy
Salutiniy reiskiniy, apie kuriuos pranesta gydant Naglazyme, sqrasg galima rasti pakuotés lapelyje.

Naglazyme negalima skirti Zmonéms, kurie gali bati itin jautrls (alergiski) galsulfazei arba bet kurioms
kitoms vaisto sudétinéms medziagoms.

Kodél Naglazyme buvo patvirtintas?

CHMP nusprendé, kad Naglazyme nauda yra didesné uz keliama rizika, ir rekomendavo suteikti jo
rinkodaros teise.

Komitetas pazyméjo, kad nors jaunesni negu penkeriy mety pacientai nebuvo jtraukti | pagrindinj
Naglazyme tyrimag, juos bitina gydyti, jei jie serga sunkios formos MPS VI.

Naglazyme rinkodaros teisé buvo suteikta iSimtinémis sglygomis. Tai reisSkia, kad dél ligos retumo
nebuvo jmanoma gauti iSsamios informacijos apie Naglazyme. Kasmet Europos vaisty agentiira perzidri
visg naujg informacijq ir prireikus atnaujina Sig santrauka.
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Kokia informacija dar turi buti pateikta apie Naglazyme?

Naglazyme gaminanti bendroveé atlieka tyrimus, kurie turéty padéti jvertinti ilgalaikji Naglazyme
saugumgq ir veiksmingumag néscioms ir zindancioms moterims ir jaunesniems nei penkeriy mety
amziaus vaikams, siekdama nustatyti, ar jy organizme susidaro antikliny (dél gydymo Naglazyme
organizme susidaranciy baltymy, kurie gali turéti jtakos gydymo veiksmingumui) ir istirti preparato
sukeliamus Salutinius reiskinius. Bendrové taip pat atlieka tyrimus tinkamiausiai reguliariai skiriamai
ilgalaikei preparato dozei nustatyti.

Kita informacija apie Naglazyme

Europos Komisija 2006 m. sausio 24 d. bendrovei ,BioMarin Europe Limited" suteiké visoje Europos
Sajungoje galiojancig Naglazyme rinkodaros teise. Rinkodaros teisé galioja neribota laikotarpi.

Retyjy vaisty komiteto nuomonés apie Naglazyme santraukg galima rasti agentiros interneto
svetainéje ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.

ISsamy Naglazyme EPAR galima rasti agentiros interneto svetainéje adresu ema.europa.eu/Find
medicine/Human medicines/European Public Assessment Reports. Daugiau informacijos apie gydyma

Naglazyme galima rasti pakuotés lapelyje (taip pat EPAR dalis) arba gauti iS savo gydytojo ar
vaistininko.

Si santrauka paskutinj kartg atnaujinta 2010-12.
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000060.jsp&murl=menus/medicines/medicines.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/000640/human_med_000918.jsp&murl=menus/medicines/medicines.jsp&mid=WC0b01ac058001d125
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/000640/human_med_000918.jsp&murl=menus/medicines/medicines.jsp&mid=WC0b01ac058001d125

