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Sommarju tal-EPAR ghall-pubbliku

Aldurazyme
laronidazi

Dan id-dokument huwa sommarju tar-rapport pubbliku Ewropew ta’ valutazzjoni (EPAR) ghal

Aldurazyme. Dan jispjega kif il-Kumitat ghall-Prodotti Medicinali ghall-Uzu mill-Bniedem (CHMP)
ivvaluta I-medicina sabiex wasal ghall-opinjoni favorevoli tieghu li tinghata awtorizzazzjoni ghat-
tgeghid fis-suq u r-rakkomandazzjonijiet tieghu dwar il-kundizzjonijiet ta' uzu ghal Aldurazyme.

X’inhu Aldurazyme??

Aldurazyme huwa soluzzjoni ghal infuzjoni (dripp) fil-vina li fih is-sustanza attiva laronidazi.

Ghal xiex jintuza Aldurazyme?

Aldurazyme jintuza f'pazjenti b’dijanjozi kkonfermata ta’ mukopolisakkarodozi I (MPS I; defi¢jenza ta’ a
L iduronidazi), ghat-trattament tas-sintomi mhux newrologici (sintomi mhux marbuta mal-mohh jew
man-nervituri) tal-marda. L-MPS | hija marda rari ereditarja, li fiha I-livell tal-attivita enzimatika ta’ a L
iduronidazi huwa ferm iktar baxx min-normal. Dan ifisser li m’hemmx id-degradazzjoni ta’ sustanzi li
jissejhu glikosaminoglikani (GAGs), ghalhekk dawn jakkumulaw fil-bicc¢a I-kbira tal-organi tal-gisem u
jaghmlulhom il-hsara. Is-sintomi mhux newrologici tal-MPS 1 jistghu jkunu tkabbir tal-fwied, ebusija tal-
gogi b’konsegwenza ta’ diffikulta fi¢-caqliq, tnaqqis tal-volum tal-pulmuni, mard tal-galb u mard tal-
ghajnejn.

Il-medicina tista’ tinkiseb biss b'ricetta tat-tabib.
Kif jintuza Aldurazyme?

It-terapija b’Aldurazyme ghandha tkun sorveljata minn tabib b’esperjenza fit-trattament ta’ pazjenti
b’MPS I jew mard metaboliku ereditarju iehor. Aldurazyme ghandu jinghata fi sptar jew klinika li fihom
hemm disponibbli taghmir ta’ risuxxitazzjoni u huwa possibbli li, gabel I-infuzjoni, il-pazjenti jkun
jehtigilhom jiehdu medicini ohra ghall-prevenzjoni ta’ reazzjonijiet allergici. Aldurazyme jinghata darba
fil-gimgha f'forma ta’ infuzjoni fil-vina. Huwa intiz ghal uzu fit-tul.
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Kif jahdem Aldurazyme?

Is-sustanza attiva f'Aldurazyme, il-laronidazi, hija kopja tal-enzima umana a L iduronidazi. Jigi prodott
permezz ta' metodu maghruf bhala 'teknologija tad-DNA rikombinanti': I-enzima hi maghmula minn
celloli li giet introdotta fihom gene (DNA) li taghmilhom kapaci jipproducu I-laronidazi. Il-laronidazi
tintuza bhala' terapija enzimatika sostituttiva’ li jfisser li tissostitwixxi |-enzima li hija nieqgsa fil-pazjenti
b’ MPS I. B’ dan il-mod is-sintomi tal-MPS | huma kkontrollati, bil-konsegwenza li I-kwalita tal-hajja tal-
pazjenti titjieb.

Kif gie studjat Aldurazyme?

Aldurazyme tqabbel ma’ placebo (trattament finta) f' 45 pazjent minn sitt snin’ il fuq b’ dijanjozi
konfermata ta’ MPS I. ll-kejl ewlieni tal-effikacja kien il-kapacita vitali furzata (FVC, kejl ta’ kemm ged
jahdmu tajjeb il-pulmuni) u d-distanza li I-pazjenti rnexxielhom jimxu ghal sitt minuti. Dawn tkejlu
gabel u wara 26 gimgha ta’ trattament. Wara dan, l-istudju kompla sa erba’ snin u I-pazjenti kollha
gew ittrattati b’Aldurazyme.

Aldurazyme gie studjat ukoll f'20 tifel u tifla ta’ eta ingas minn hames snin, li nghataw Aldurazyme ghal
sena. L-istudju ezamina princ¢ipalment is-sigurta tal-medicina, izda kejjel ukoll il-kapacita taghha li
tnaqqas il-livelli tal-GAGs fl-awrina u d-dags tal-fwied.

X'benefi¢cji wera Aldurazyme wagqt l-istudji?

L-istudju wera li Aldurazyme tejjeb kemm I-FVC kif ukoll il-kapacita tal-pazjenti li jimxu wara 26
gimgha. Dan |-effett inzamm sa massimu ta’ erba’ snin.

Fit-tfal ta’ eta ingas minn hames snin, Aldurazyme naqgas il-livelli tal-GAGs fl-awrina b’madwar 60%.
Nofs it-tfal ittrattati kellhom fwied ta’ dags normali fit-tmiem tal-istudju.

X'riskji huma assocjati ma’ Aldurazyme?

Il-maggoranza tal-effetti sekondarji osservati b’Aldurazyme huma reazzjonijiet ikkawzati mill-pro¢edura
ta' infuzjoni aktar milli mill-medicina stess. Uhud minnhom huma gravi, izda maz-zmien I-ghadd ta’
effetti sekondarji ghandhom tendenza li jongsu. L-effetti sekondarji I-aktar komuni fil-pazjenti ta' aktar
minn hames snin (li dehru f'aktar minn pazjent 1 minn 10) kienu wgigh ta’ ras, nawzja (dardir), ugigh
addominali (ugigh fl-istonku), raxx, artropatija (hsara lill-gogi), artralgija (ugigh fil-gogi), ugigh fid-
dahar, ugigh fl-estremitajiet (idejn u sagajn), fwawar, piressija (deni) u reazzjonijiet fis-sit tal-infuzjoni.
Fil-pazjenti taht I-eta ta’ hames snin, |-effetti sekondarji I-aktar komuni (li dehru faktar minn pazjent 1
minn 10) kienu zieda fil-pressjoni tad-demm, tnaqqis tas-saturazzjoni tal-ossignu (kejl ta' kemm qged
jahdmu tajjeb il-pulmuni), takikardija (zieda fil-frekwenza tat-tahbit tal-qalb), piressija u tertir. Ghal-
lista shiha tal-effetti sekondarji kollha rrapportati b’Aldurazyme, ara I-fuljett ta’ taghrif.

Kwazi I-pazjenti kollha ttrattati b’Aldurazyme zviluppaw antikorpi (proteini prodotti bhala rispons ghal
Aldurazyme). L-effett li dawn I-antikorpi jistghu jkollhom fuq is-sigurta u I-effikac¢ja tal-medic¢ina ghadu
mhux maghruf ghal kollox.

Aldurazyme ma ghandux jintuza f'persuni li jistghu jkunu severament allergici ghal-laronidazi jew ghal
xi sustanza ohra tieghu.
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Ghaliex gie approvat Aldurazyme?

The CHMP iddecieda li Aldurazyme ghandu kontroll effettiv fuq is-sintomi MPS I. II-Kumitat iddecieda li
I-benefi¢cji ta’ Aldurazyme huma akbar mir-riskji tieghu u rrakkomanda li Aldurazyme jinghata
awtorizzazzjoni ghat-tgeghid fis-suq.

Aldurazyme kien originarjament awtorizzat taht “cirkostanzi ta’ e¢cezzjoni”, ghaliex minhabba li I-
marda hija rari, kien hemm informazzjoni limitata disponibbli fi zmien I-approvazzjoni. Minhabba li I-
kumpanija kienet ipprovdiet I-informazzjoni addizzjonali mitluba, i¢c-'¢irkostanzi ta’ e¢cezzjoni’
intemmew fis-16 ta' Dicembru 2015.

Taghrif iehor dwar Aldurazyme

II-Kummissjoni Ewropea tat awtorizzazzjoni ghat-tqeghid fis-suq ghal Aldurazyme valida fl-Unjoni
Ewropea kollha fl-10 ta’ Gunju 2003.

L-EPAR shih ghal Aldurazyme jinstab fis-sit web tal-Agenzija: ema.europa.eu/Find medicine/Human
medicines/European public assessment reports. Ghal aktar informazzjoni rigward il-kura b’Aldurazyme,
agra I-fuljett ta' taghrif (parti wkoll mill-EPAR) jew ikkuntattja lit-tabib jew lill-ispizjar tieghek.

Dan is-sommarju gie aggornat l-ahhar f'11-2015.
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