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Xenpozyme (olipudazé alfa)
Xenpozyme apzvalga ir kodél jis buvo registruotas Europos Sajungoje (ES)

Kas yra Xenpozyme ir kam jis vartojamas?

Xenpozyme - tai vaistas, skirtas pacientams, sergantiems riigstine sfingomielinazés stoka

(RSMS) - genetine liga, kuri paprastai vadinama A, A/B arba B tipo Nimano-Piko (angl. Niemann-Pick)
liga. Nimano-Piko liga yra trijy rasiy (A, B ir C). Jy genetinés priezastys ir simptomai skiriasi.
Xenpozyme skiriamas A/B arba B tipo liga sergantiems pacientams. Vaistas skirtas gydyti su galvos
smegenimis nesusijusius RSMS simptomus.

Nimano-Piko liga laikoma reta liga, todél 2016 m. gruodzio 5 d. Xenpozyme buvo priskirtas ,retujy
vaisty" (retoms ligoms gydyti skirty vaisty) kategorijai. Daugiau informacijos apie priskyrimg
retiesiems vaistams rasite ¢ia: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu-3-01-056.

Xenpozyme sudétyje yra veikliosios medziagos olipudazés alfa.

Kaip vartoti Xenpozyme?

Xenpozyme galima jsigyti tik pateikus recepta, o gydyma turi priziaréti sveikatos prieziliros
specialistas, turintis RSMS ar kity paveldimy medziagy apykaitos sutrikimy gydymo patirties.
Xenpozyme turi naudoti sveikatos prieziliros specialistas, galintis skirti bliting medicinine pagalba, jei
reikéty suvaldyti galimas sunkias reakcijas, kaip antai, visame organizme pasireisSkiancias padidéjusio
jautrumo (alergines) reakcijas (zr. informacijos apie rizikg skyriy).

Kas dvi savaites atliekama Xenpozyme infuzija (vaistas laSinamas | veng). Rekomenduojama vaisto
dozeé priklauso nuo paciento kino svorio. Gydymas pradedamas nuo nedidelés dozes, kuri palaipsniui
didinama iki rekomenduojamos dozés, paprastai - po 14-16 savaiciy. Priklausomai nuo vaisto dozés,
infuzijos trukmeé svyruoja nuo 18 iki 220 minuciy (beveik 3,7 valandos).

Daugiau informacijos apie Xenpozyme vartojima ieSkokite pakuotés lapelyje arba kreipkités | gydytoja
arba vaistininkg.

Kaip veikia Xenpozyme?

Dél genetinés mutacijos A, A/B ir B tipo RSMS serganciy pacienty organizme triksta veikiancio
fermento, ragstinés sfingomielinazés, kuris randamas lizosomose (maistines ir kitas medziagas
skaidanciose kiino lIgsteliy dalyse). Jis reikalingas tam tikriems riebalams skaidyti. Susikaupe riebalai
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keicia lasteliy veikima ir sukelia jy zatj, taip sutrikdydami normaly audiniy ir organy, jskaitant kepenis,
bluznij, plaucius, Sirdj ir smegenis, veikimag.

Xenpozyme veiklioji medziaga olipudazé alfa yra normalaus rgstinés sfingomielinazés fermento
kopija. Manoma, kad Sis vaistas pakeis ydingg pacienty fermentg ir taip sumazins riebaly kaupimasi
lizosomose bei palengvins kai kuriuos ligos simptomus. Taciau nemanoma, kad Sis vaistas palengvins
galvos smegenis pazeidzianCius simptomus, nes jis negali prasiskverbti pro kraujo-galvos smegeny,
barjerg, kuris skiria kraujg nuo galvos smegeny audinio.

Kokia Xenpozyme nauda nustatyta tyrimy metu?

Nustatyta, kad, vartojant Xenpozyme, geréja tiek suaugusiyjy, tiek vaiky plauciy funkcija ir mazéja
bluznies tdris.

Atliekant pagrindinj tyrimg su 36 suaugusiaisiais, serganciais B arba A/B tipo RSMS, plauciy funkcijos
pageréjimas buvo vertinamas pagal difuzinés plauciy talpos anglies monoksidui, tam tikros rasies
dujoms, kurios naudojamos mazais kiekiais siekiant nustatyti i$ plauciy | kraujotaka patenkancio
deguonies kiekj, (Dlco) pokytj. Po vieny gydymo mety Xenpozyme vartojusiy pacienty grupeje DLco
padidéjo daugiau (vidutiniSkai 22 proc.), nei placebg (preparatg be veikliosios medziagos) vartojusiy
pacienty grupéje (vidutiniskai 3 proc.). Kaip ir kity su plauciais susijusiy ligy atveju, reikSmingu
laikomas didesnis nei 15 proc. padidéjimas.

Be to, po vieny gydymo mety bluznies tliris Xenpozyme gydomy pacienty grupéje sumazeéjo
vidutiniskai 39 proc., o vartojusiy placeba - padidéjo vidutiniskai 0,5 proc. Goseé ligos (kita genetiné
liga, kuria sergant bluznyje ir kituose organuose kaupiasi riebalai) atveju, kliniSkai reikSmingu laikomas
30 proc. bluznies tlirio sumazéjimas.

Antras pagrindinis tyrimas atliktas su 20 jaunesniy nei 18 mety pacienty (4 paaugliais, 9 vaikais,

7 kidikiais ir (arba) mazais vaikais), kuriems visiems buvo skiriama Xenpozyme. Nustatyta, kad Sis
vaistas veikia taip pat ir jo poveikis vaikams ir suaugusiesiems yra vienodas. Taip pat nustatyta, kad
pagerejo plauciy funkcija ir bluznies tiris. Po vieny gydymo mety DLco vidutiniskai padidéjo 33 proc.,
o bluznies tiiris sumazéjo 49 proc.

Kokia rizika susijusi su Xenpozyme vartojimu?

Dazniausias Xenpozyme Salutinis poveikis (galintis pasireiksti daugiau kaip 1 Zmogui i$ 10) yra galvos
skausmas, karsciavimas, niezulys, urtikarija (nieZtintis bérimas), pykinimas (Sleikstulys), vémimas,
pilvo skausmas, raumeny skausmas ir padidéjusi C reaktyviojo baltymo (uzdegimo rodiklio)
koncentracija kraujyje. Atliekant klinikinius tyrimus, su infuzija susijusios reakcijos, jskaitant
padidéjusio jautrumo (alergines reakcijas), pasireiSké daugiau kaip 1 i$ 2 suaugusiyjy ir mazdaug 2 i$
3 vaikuy.

Atliekant klinikinius tyrimus pranesta apie tokj sunky Salutinj poveikj kaip, ekstrasistolija (papildo mi
Sirdies susitraukimai, deél kuriy sutrinka normalus Sirdies ritmas) pacientams, kuriy Sirdies raumuo jau
buvo pazeistas. Gauta pranesimy apie vaikams pasireiSkusig anafilaksine reakcijg (staigig sunkia
alergine reakcijq) ir sunkius urtikarijos, iSbérimo, padidéjusio jautrumo ir padidéjusios alanino
aminotransferazes (kepeny fermento) koncentracijos kraujyje atvejus. Su infuzija susijusios sunkios
padidéjusio jautrumo reakcijos dazniau pasireiSké vaikams nei suaugusiesiems.

ISsamy visy Xenpozyme Salutinio poveikio reiskiniy ir apribojimy sarasg galima rasti pakuotés lapelyje.
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Kodél Xenpozyme buvo registruotas ES?

RSMS serganciy pacienty gydymo galimybeés labai ribotos. Nustatyta, kad Xenpozyme turi kliniskai
reikSminga naudg pacientams, kuriems diagnozuota B arba A/B tipo RSMS, gerina plauciy funkcijq ir
mazina bluznies tlr{. Saugumo atzvilgiu, Xenpozyme Salutinis poveikis paprastai yra lengvas arba
vidutinio sunkumo. Gali pasireiksti sunkesnis Salutinis poveikis, ypac sunkios alerginés reakcijos, bet
laikomasi nuomonés, kad jj galima kontroliuoti taikant rizikos mazinimo priemones. Europos vaisty
agentira nusprendé, kad Xenpozyme nauda yra didesné uz jo keliama rizikq ir jis gali biti registruotas
vartoti ES.

Kokios priemonés taikomos siekiant uztikrinti saugy ir veiksminga
Xenpozyme vartojima?

Xenpozyme prekiaujanti bendroveé turi sveikatos prieZzilros specialistus, pacientus arba juos
slaugancius asmenis apripinti SvieCiamaja medziaga, kuri padéty kontroliuoti sunkaus Salutinio
poveikio rizikg, ypac su infuzija susijusias sunkias alergines reakcijas. Tai yra informacija apie
pozymius ir simptomus, kuriuos reikia atidziai stebéti, ir apie tai, kokiy veiksmy rekomenduojama imtis
pasireiskus Salutiniam poveikiui.

I preparato charakteristiky santrauka ir pakuotés lapelj jtrauktos saugaus ir veiksmingo Xenpozyme
vartojimo rekomendacijos ir atsargumo priemonés, kuriy turi imtis sveikatos priezitros specialistai ir
pacientai.

Kaip ir visy vaisty, Xenpozyme vartojimo duomenys yra nuolatos stebimi. [tariamas Xenpozyme
Salutinis poveikis yra kruopsciai vertinamas ir imamasi visy reikiamy priemoniy pacientams apsaugoti.

Kita informacija apie Xenpozyme

Daugiau informacijos apie Xenpozyme rasite Agentiros interneto svetainéje adresu:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/xenpozyme.
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