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Xenpozyme (olipudase alfa)
Harsa generalilejn Xenpozyme u ghalfejn huwa awtorizzat fl-UE

X’inhu Xenpozyme u ghal xiex jintuza?

Xenpozyme huwa medicina ghall-kura ta’ pazjenti b’defi¢jenza tal-acidu sphinomyelinase (ASMD),
kundizzjoni genetika, storikament maghrufa bhala I-marda Niemann-Pick tat-tip A, A/B u B. Hemm tliet
tipi ta’ marda Niemann-Pick (A, B u C), b’kawzi genetic¢i differenti u b’sintomi differenti. Xenpozyme
jintuza biex jikkura pazjenti bit-tip A/B jew bit-tip B. Huwa mahsub biex jikkura s-sintomi ta’ ASMD li
mhumiex relatati mal-mohh.

Il-marda ta’ Niemann-Pick hija rari, u Xenpozyme gie denominat bhala “"medic¢ina orfni” (medicina li
tintuza f'mard rari) fil-5 ta’ Dicembru 2016. Aktar informazzjoni dwar id-denominazzjoni orfni tinstab
hawn: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu-3-01-056.

Xenpozyme fih is-sustanza attiva olipudase alfa.
Kif jintuza Xenpozyme?

Xenpozyme jista’ jinkiseb biss b’ricetta ta’ tabib u I-kura ghandha tigi sorveljata minn professjonist fil-
gasam tal-kura tas-sahha b’esperjenza fil-gestjoni ta’ ASMD jew disturbi metaboli¢i ohra li jintirtu.
Xenpozyme ghandu jinghata minn professjonist fil-qasam tal-kura tas-sahha b’ac¢ess ghal appogg
mediku xieraq biex jimmaniggdja reazzjonijiet severi potenzjali bhal reazzjonijiet ta’ sensittivita
eccessiva (allergici) li jaffettwaw il-gisem kollu (ara t-tagsima tar-riskji hawn taht).

Xenpozyme jinghata permezz ta’ infuzjoni (dripp) go vina kull gimaghtejn. Id-doza rakkomandata
tiddependi mill-piz tal-gisem tal-pazjent. Il-kura tibda b’doza baxxa li tizdied gradwalment sakemm
tintlahaq id-doza rakkomandata, normalment wara 14 sa 16-il g§imgha. Skont id-doza, it-tul tal-
infuzjoni jvarja bejn 18 u 220 minuta (kwazi 3.7 sighat).

Ghal iktar informazzjoni dwar I-uzu ta’ Xenpozyme, ara I-fuljett ta’ taghrif jew ikkuntattja lit-tabib jew
lill-ispizjar tieghek.

Kif jahdem Xenpozyme?

Minhabba mutazzjoni genetika, pazjenti b’ASMD tat-tip A, A/B u B ghandhom nuqggas ta’ enzima li
tiffunzjona, acidu sphinomyelinase, li tinsab fil-lizozomi (partijiet tac-celloli tal-gisem li jkissru n-
nutrijenti u materjali ohra) u hija mehtiega ghat-tkissir ta’ ¢erti xahmijiet. L-akkumulazzjoni ta’
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xahmijiet li tirrizulta tbiddel il-mod kif jahdmu ¢-celloli u ggeghlhom imutu, u dan jaffettwa |-
funzjonament normali tat-tessuti u I-organi, inkluz il-fwied, il-milsa, il-pulmuni, il-qalb u I-mohh.

Is-sustanza attiva f’Xenpozyme, I-olipudase alfa, hija kopja tal-enzima tal-a¢idu sphinomyelinase
normali. Hija mistennija li tissostitwixxi I-enzima difettuza tal-pazjenti u b’hekk tnagqas I-
akkumulazzjoni ta’ xahmijiet fil-lizozomi u ttaffi xi whud mis-sintomi tal-marda. Madankollu, mhijiex
mistennija li ttejjeb is-sintomi li jaffettwaw il-mohh minhabba li I-medi¢ina mhijiex kapaci tagsam il-
barriera ematoencefalika li tissepara d-demm mit-tessut tal-mohh.

X’inhuma I-benefic¢¢ji ta’ Xenpozyme li hargu mill-istudji?

Xenpozyme ntwera li jtejjeb il-funzjoni tal-pulmun u jnaqqgas il-volum tal-milsa kemm fl-adulti kif ukoll
fit-tfal.

Fi studju ewlieni mwettaq f'36 adult b’ASMD tat-tip B jew tat-tip A/B, it-titjib fil-funzjoni tal-pulmun
tkejjel billi giet osservata I-bidla fil-kapacita tad-diffuzjoni tal-pulmun ghall-monossidu tal-karbonju
(DLco), tip ta’ gass uzat fi kwantitajiet zghar biex ikejjel kemm jghaddi ossigenu mill-pulmuni ghad-
demm. Wara sena ta’ kura, iz-zieda fid-DLco kienet akbar fil-grupp ta’ pazjenti li rcevew Xenpozyme
(zieda medja ta’ 22 %) meta mgabbla mal-grupp li r¢ieva placebo, kura finta (zieda medja ta’ 3 %).
Abbazita’ kundizzjonijiet ohra relatati mal-pulmun, zieda akbar minn 15 % titqgies bhala titjib
sinifikanti.

Barra minn hekk, wara sena ta’ kura, il-volum tal-milsa f'pazjenti li nghataw Xenpozyme naqas
b’‘'medja ta’ 39 %, filwaqt li zdied b’'medja ta’ 0.5 % f’pazjenti li nghataw il-placebo. Skont il-marda ta’
Gaucher (marda genetika ohra fejn ix-xaham jakkumula fil-milsa u f'organi ohra), tnaqqis ta’ aktar
minn 30 % fil-volum tal-milsa jitgies klinikament sinifikanti.

Sar studju ewlieni iehor fug 20 pazjent taht I-eta ta’ 18-il sena (4 adolexxenti, 9 itfal, 7 trabi/tfal
zghar) li kollha rcevew Xenpozyme. Il-medic¢ina dehret |li tahdem bl-istess mod u li ghandha I|-istess
effetti fit-tfal u fl-adulti. Gie osservat ukoll titjib fil-funzjoni tal-pulmun u fil-volum tal-milsa, b’zieda
medja fid-DLco ta’ 33 % u tnaqgis fil-volum tal-milsa ta’ 49 % wara sena ta’ kura.

X’inhuma r-riskji assoc¢jati ma’ Xenpozyme?

L-effetti sekondarji I-aktar komuni b’Xenpozyme (li jistghu jaffettwaw aktar minn persuna 1 minn kull
10) huma wgigh ta’ ras, deni, hakk, urtikarja (raxx bil-hakk), nawzja (thossok ma tiflahx), rimettar,
ugigh addominali (fiz-zaqq), ugigh fil-muskoli u zieda fil-livell tad-demm tal-proteina C-reattiva
(markatur tal-inflammazzjoni). Fi provi klini¢i, reazzjonijiet assocjati mal-infuzjoni, inkluz sensittivita
eccessiva (reazzjonijiet allergici), sehhew f'aktar minn wiehed minn kull zewg adulti u f'madwar tnejn
minn kull tlett itfal.

Effetti sekondarji serji li gew irrapportati waqt il-provi klini¢ci huma extrasystoles (tahbit tal-galb
addizzjonali li jinterrompi r-ritmu normali tal-galb) f'pazjent li diga kellu hsara fil-muskolu tal-galb. Fit-
tfal gew irrapportati reazzjoni anafilattika (reazzjoni allergika f'dagqga u severa) u kazijiet severita’
urtikarja, raxx, sensittivita ec¢cessiva u zieda fil-livell tad-demm tal-alanina aminotransferazi (enzima
fil-fwied). Reazzjonijiet serji ta’ sensittivita e¢¢essiva marbuta mal-infuzjoni kienu aktar komuni fit-tfal
milli fl-adulti.

Ghal-lista shiha tal-effetti sekondarji u r-restrizzjonijiet ta’ Xenpozyme, ara |-fuljett ta’ taghrif.
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Ghaliex Xenpozyme gie awtorizzat fl-UE?

Hemm ghazliet ta’ kura limitati hafna ghal pazjenti b’ASMD. Xenpozyme ntwera li jipprovdi benefi¢c¢ji
klinikament sinifikanti lil pazjenti b’ASMD tat-tip B jew tat-tip A/B, billi jtejjeb il-funzjoni tal-pulmun u
jnaggas il-volum tal-milsa. F'termini ta’ sigurta, |-effetti sekondarji ta’ Xenpozyme huma generalment
hfief sa moderati. Jistghu jsehhu effetti sekondarji aktar serji, b'mod partikolari reazzjonijiet allergici
severi, izda huma kkunsidrati maniggabbli bil-mizuri tal-imminimizzar tar-riskju fis-sehh. L-Agenzija
Ewropea ghall-Medicini ddecidiet li I-benefi¢éji ta’ Xenpozyme huma akbar mir-riskji tieghu u li jista’ jigi
awtorizzat ghall-uzu fl-UE.

X'mizuri geghdin jittiehdu biex jigi zgurat I-uzu sigur u effettiv ta’
Xenpozyme?

Il-kumpanija li tgieghed Xenpozyme fis-suq hija mitluba tgassam materjal edukattiv lill-professjonisti
fil-gasam tal-kura tas-sahha, lill-pazjenti jew lil dawk li jiehdu hsiebhom biex tghin fil-gestjoni tar-
riskju ta’ effetti sekondarji serji, b’'mod partikolari reazzjonijiet allergi¢i severi marbuta mal-infuzjoni.
Dawn jinkludu informazzjoni dwar is-sinjali u s-sintomi li wiehed ghandu jogghod attent ghalihom u
azzjonijiet rakkomandati jekk isehhu effetti sekondarji.

Fis-sommarju tal-karatteristi¢i tal-prodott u fil-fuljett ta’ taghrif gew inkluzi wkoll ir-
rakkomandazzjonijiet u I-prekawzjonijiet li ghandhom ikunu segwiti mill-professjonisti fil-qasam tal-
kura tas-sahha u mill-pazjenti ghall-uzu sigur u effettiv ta’ Xenpozyme.

Bhal fil-kaz tal-medicini kollha, id-data dwar I-uzu ta’ Xenpozyme hija ssorveljata kontinwament. L-
effetti sekondarji ssuspettati bi Xenpozyme huma evalwati bir-reqga u kull azzjoni mehtiega hi mehuda
biex tipprotegi lill-pazjenti.

Informazzjoni ohra dwar Xenpozyme

Aktar informazzjoni dwar Xenpozyme tinstab fis-sit web tal-Agenzija:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/xenpozyme.
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