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Sommarju tal-EPAR ghall-pubbliku

Myozyme

alglucosidase alfa

Dan id-dokument huwa sommarju tar-Rapport Pubbliku Ewropew ta’ Valutazzjoni (EPAR) ghal
Myozyme. Huwa jispjega kif il-Kumitat ghal Prodotti Medicinali ghall-Uzu mill-Bniedem (CHMP) ivvaluta
I-medicina biex wasal ghal opinjoni favorevoli tieghu fl-ghoti tal-awtorizzazzjoni ghat-tgeghid fis-suq u
r-rakkomandazzjonijiet tal-kondizzjonijiet tal-uzu ghal Myozyme.

X’inhi Myozyme?

Myozyme huwa trab li jsir soluzzjoni ghall-infuzjoni (dripp fil-vina). Fih is-sustanza attiva alglucosidase
alfa.

Ghal xiex jintuza Myozyme?

Myozyme jintuza fil-kura ta’ pazjenti li jbatu bil-marda ta' Pompe, marda rari li tintiret. ll-pazjenti li
jbatu bil-marda ta' Pompe ma ghandhomx bizzejjed mill-enzima msejha alglucosidase alfa.
Normalment din I-enzima tkisser iz-zokkor mahzun bhala glisogin fi glukozju li jista’ jintuza ghall-
energija mic-celloli tal-gisem. Jekk I-enzima ma tkunx prezenti, il-glisogin jakkumula f'¢erti tessuti,
partikolarment il-muskoli, fosthom il-qalb u d-dijaframma (il-muskoli ewlieni li permezz tieghu niehdu
n-nifs li jinstab taht il-pulmuni). L-akkumulazzjoni prgressiva ta’ glisogin tikkawza firxa wiesa’ ta’
sintomi, fosthom tkabbir fil-qalb, diffikultajiet fit-tehid tan-nifs u dghjufija fil-muskoli. ll-marda tista’
titfacca fit-twelid (il-‘forma infantili’) kif ukoll iktar tard fil-hajja (il-‘forma tardiva’).

Peress li n-numru ta’ pazjenti li jbatu mill-marda ta' Pompe huwa wiehed baxx, il-marda hi kkunsidrata
bhala ‘rari’, u, fl-14 ta’ Frar 2001, Myozyme gie kklassifikat bhala ‘medicina orfni’ (medicina uzata
f'mard rari).

Il-medicina tista’ tinkiseb biss b’ricetta ta’ tabib.
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Kif jintuza Myozyme?

It-terapija b’'Myozyme ghandha tkun sorveljata minn tabib b’esperjenza fit-trattament ta’ pazjenti
b’Pompe jew mard ereditarju iehor tal-istess tip.

Myozyme jinghata bhala infuzjoni fil-vina ta’ 20 mg ghal kull kg piz tal-gisem moghti darba kull
gimaghtejn. L-infuzjoni ghandha tinbeda bil-mod u mbaghad tizdied bil-mod dment li mhemmx sinjali
ta’ effetti sekondarji kkawzati mill-infuzjoni.

Kif jahdem Myozyme?

Myozyme hu terapija enzimatika sostituttiva. Terapija enzimatika sostituttiva tipprovdi lill-pazjenti bl-
enzima li ma ghandhomx; f'dan il-kaz, alglucosidase alfa. Is-sustanza attiva f"Myozyme, alglucosidase
alfa, hija kopja tal-alglucosidase alfa uman, prodotta b'metodu maghruf bhala “teknologija tad-DNA
rikombinant”: I-enzima ssir minn cellola li jkun irc¢ieva gene (DNA) li jaghmlu possibbli li jipproduci I-
enzima. L-enzima sostituttiva tghin biex jigi mkisser il-glisogin u twaqqfu milli jitkattar b’'mod mhux
normali fi¢-celloli.

Kif gie studjat Myozyme?

Myozyme gie studjat f'zewg studji ewlenin li involvew 39 tarbija u tfal sal-eta ta’ tliet snin u nofs li
jbatu mill-marda ta’ Pampe bil-forma infantili. Dawn il-pazjenti tqabblu ma’ “grupp storiku ta’ tqabbil”
ta’ trabi u tfal zghar morda bil-marda ta’ Pompe li ma kinux inghataw kura u ma hadux sehem fl-
istudju. Il-mizuri ewlenin tal-effikacja kienu n-numru ta’ pazjenti li ghexu u n-numru ta’ pazjenti li ma
kellhomx bzonn ventilatur biex jghinhom jiehdu n-nifs.

Myozyme tgabbel ukoll ma’ placebo (trattament finta) fi studju wiehed ewlieni li involva 90 pazjent bil-
forma tardiva tal-marda. Il-mizuri ewlenin tal-effikac¢ja kienu z-zieda fid-distanza li I-pazjenti setghu
jimxu f'sitt minuti u fil-*kapacita vitali forzata” (kejl ta’ kemm il-pulmuni ged jahdmu tajjeb). L-istudju
dam 18-il xahar.

Liema beneficcju wera Myozyme wagqt l-istudji mwettqa?

Fl-ewwel studju ewlieni, li involva trabi izghar minn sitt xhur, it-tmintax-il pazjent kollha li gew ikkurati
b’Myozyme kienu hajjin meta lehqu I-eta ta’ 18-il xahar, u 15 minn dawn ma kellhm bzonn ventilatur
biex jghinhom jiehdu n-nifs. B’kuntrast ma’ dan, 42 pazjent biss fil-grupp storiku ta’ tgabbil kienu
hajjin fl-eta ta’ 18-il xahar. Ir-rizultati gew ikkonfermati fl-istudju I-iehor, li involva tfal bejn |-etajiet ta’
sitt xhur u tliet snin u nofs.

Fil-forma tardiva tal-marda, Myozyme kien iktar effettiv mill-placebo fit-titjib kemm tad-distanza li I-
pazjenti setghu jimxu kif ukoll fit-thaddim tal-pulmun tul I-istudju.

X’inhu r-riskju assoc¢jat ma’ Myozyme?

Matul I-istudji f'pazjenti bil-forma infantili tal-marda ta’ Pompe, I-iktar effetti sekondarji komuni
b’Myozyme (li dehru f'iktar minn pazjent 1 minn kull 10) kienu takikardja (tahbit il-qalb mghaggel),
hmura fil-wic¢¢, tgahgih, takipnoea (nifs mghaggel), remettar, urtikarja, raxx, pireksja (deni) u inqas
saturatzzjoni tal-ossignu (livelli baxxi ta’ ossignu fid-demm). Fl-istudju tal-forma tardiva, il-pazjenti
kellhom hafna mill-istess effetti sekondarji, izda dehru ingas spissi milli fl-istudji fil-forma infantili tal-
marda. Kwazi |-effetti sekondarji kollha li dehru b’'Myozyme sehhew matul jew ezatt wara I-infuzjoni u
kienu hfief jew moderati. Ghal-lista shiha tal-effetti sekondarji rrappurtati b’Myozyme, ara I-Fuljett ta'
Taghrif.
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ll-pazjenti li nghataw Myozyme jistghu jizviluppaw antikorpi (proteini prodotti b’rispons ghal Myozyme).
L-effett ta’ dawn l-antikorpi fuq is-sigurta u I-effika¢ja ta’ Myozyme ghadu mhux ¢ar.

Myozyme ma ghandux jintuza f'nies li kellhom reazzjoni anafilattika serja hafna (allergija gravi) ghal
alglucosidase alfa jew ghal ingredjenti ohra li ma jistghux jigu gestiti jekk il-medicina tinghata b’rata
ta’ infuzjoni iktar bil-mod jew doza mnaqgsa.

Ghaliex gie approvat Myozyme?

Is-CHMP iddecieda li I-benefi¢¢ji ta” Myozyme huma akbar mir-riskji tieghu u rrikkomanda li jinghata
awtorizzazzjoni biex jitpogga fuq is-suq.

X'mizuri qeghdin jittehdu bies jassiguraw uzu sigur ta’ Myozyme?

Il-kumpanija li timmanifattura Myozyme qged thejji pjan biex tassigura li Myozyme jintuza b’mod sigur,
I-aktar billi I-pazjenti li nghataw Myozyme jigu moniterjati sabiex ikun maghruf jekk zviluppawx
antikorpi, permezz ta’ twaqgqif ta’ registru miftuh ghal pazjenti kollha bil-marda ta’ Pompe, u fl-istess
hin jassiguraw li t-tobba jkunu jafu fuq ir-reazzjonijiet li I-pazjenti jista’ jkollhom ghall-infuzjoni.

Aktar taghrif dwar Myozyme:

II-Kummissjoni Ewropea tat awtorizzazzjoni ghat-tgeghid fis-suq valida fl-Unjoni Ewropea kollha ghal
Myozyme lil Genzyme Europe B.V. fid-29 ta’ Marzu 2006. L-awtorizzazzjoni ghat-tgeghid fis-suq hija
valida ghal perjodu mhux limitat.

L-EPAR shih ta’ Myozyme jinsab fuq is-sit tal-Agenzija ema.europa.eu/Find medicine/Human
medicines/European Public Assessment Reports. Ghal aktar informazzjoni rigward il-kura b’Myozyme,
aqgra I-fuljett ta' taghrif (huwa parti wkoll mill-EPAR) jew ikkuntattja lit-tabib jew lill-ispizjar tieghek.

Is-sommarju tal-opinjoni tal-Kumitat ghall-Prodotti Medicinali Orfni ghal Myozyme huwa disponibbli fis-
sit elettroniku tal-Agenzija ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designations .

Dan is-sommarju gie aggornat I-ahhar f'01-2014.
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/000636/human_med_000917.jsp&murl=menus/medicines/medicines.jsp&mid=WC0b01ac058001d125
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/000636/human_med_000917.jsp&murl=menus/medicines/medicines.jsp&mid=WC0b01ac058001d125
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000076.jsp&murl=menus/medicines/medicines.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
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