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Streszczenie EPAR dla og6tu spoteczenstwa

Cerezyme
imigluceraza

Niniejszy dokument jest streszczeniem Europejskiego Publicznego Sprawozdania Oceniajacego (EPAR)
dotyczacego preparatu Cerezyme. Wyjasnia, jak Komitet ds. Produktdéw Leczniczych Stosowanych u
Ludzi (CHMP) ocenit lek w celu ustalenia opinii, na podstawie ktorej przyznano pozwolenie na
dopuszczenie preparatu Cerezyme do obrotu, oraz zalecen w sprawie warunkow stosowania preparatu.

Co to jest Cerezyme?

Cerezyme to proszek, z ktérego sporzadza sie roztwor do wlewu dozylnego. Preparat zawiera
substancje czynng imigluceraze.

W jakim celu stosuje sie preparat Cerezyme?

Preparat Cerezyme stosuje sie w dtugotrwatym leczeniu pacjentéow z chorobg Gauchera. Choroba
Gauchera to rzadkie zaburzenie dziedziczne, w ktérym chorzy wykazujg niedobdr enzymu zwanego
kwasng beta-glukozydaza, ktéry w normalnych warunkach rozktada koncowy ttuszczowy produkt
przemiany materii zwany glukozyloceramidem. Przy braku enzymu, glukozyloceramid odktada sie w
organizmie, zazwyczaj w watrobie, $ledzionie i szpiku kostnym, co powoduje wystgpienie objawdow
chorobowych: anemii (niska liczba krwinek czerwonych), zmeczenia, tatwego siniaczenia oraz
sktonnosci do krwawien, powiekszenia $ledziony i watroby oraz bélu i ztaman kosci.

Preparat Cerezyme stosuje sie u pacjentow z chorobg Gauchera typu 1, niewptywajacg na komaérki
nerwowe, lub typu 3, rozwijajaca sie powoli i wptywajacg na komorki nerwowe. U pacjentow muszg

wystepowac objawy niemajgce wptywu na uktad nerwowy, w tym jedna lub wiecej z nastepujacych
choréb:

e anemia,
e trombocytopenia (niska liczba ptytek krwi),

e choroba kosci,
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e powiekszona watroba lub $ledziona.

Lek wydaje sie wytacznie z przepisu lekarza.
Jak stosowa¢ preparat Cerezyme?

Pacjenci z chorobg Gauchera powinni by¢ prowadzeni przez lekarzy, ktérzy majq doswiadczenie w
leczeniu tej choroby. Preparat Cerezyme zazwyczaj podaje sie we wlewie co dwa tygodnie. Dawke oraz
czestotliwos$¢ wlewu nalezy dostosowac indywidualnie do objawdw pacjenta i odpowiedzi na leczenie.
Pierwszych kilka wlewow nalezy podawac wolno, a nastepnie pod kontrolg lekarza lub pielegniarki
mozna zwiekszy¢ szybkos¢ wlewu. Po przeszkoleniu, o ile lekarz uzna to za wtasciwe, pacjent lub
opiekun mogg podawacé wlew w domu.

Jak dziata preparat Cerezyme?

Chorobe Gauchera leczono wczesniej z zastosowaniem enzymu zwanego algluceraza, ktéry uzyskiwano
z ludzkiego tozyska. Imigluceraza, substancja czynna preparatu Cerezyme, jest kopig tego enzymu,
otrzymywang metodg znang jako technika rekombinacji DNA: enzym jest wytwarzany przez komorke,
do ktérej wprowadzono gen (DNA) umozliwiajacy jej wytwarzanie enzymu. Imigluceraza zastepuje
enzym brakujacy w chorobie Gauchera, pomagajac w rozkfadzie glukozyloceramidu i uniemozliwiajac
mu odkfadanie sie w organizmie.

Jak badano preparat Cerezyme?

W przypadku choroby Gauchera typu 1, preparat Cerezyme badano w trzech badaniach z udziatem
facznie 40 pacjentow. Liczba ta jest wystarczajgca z uwagi na rzadkie wystepowanie choroby. W
badaniach poréwnywano skutecznos$¢ preparatu Cerezyme i alglucerazy w kontrolowaniu objawéw
choroby, czyli zwiekszanie liczby czerwonych krwinek i ptytek we krwi oraz zmniejszanie rozmiaru
watroby i $ledziony.

W przypadku choroby Gauchera typu 3, wyjatkowo rzadko wystepujacej, firma przedstawita dane
pochodzace z literatury naukowej oraz specjalnego rejestru pacjentéw z chorobg Gauchera.

Jakie korzysci ze stosowania preparatu Cerezyme zaobserwowano w
badaniach?

W badaniach wykazano, ze preparat Cerezyme jest réwnie bezpieczny i skuteczny w kontrolowaniu
objawdw choroby Gauchera jak algluceraza. W badaniach wykazano réwniez, ze pacjenci mogg
bezpiecznie zmieni¢ leczenie alglucerazg na leczenie preparatem Cerezyme.

Jakie ryzyko wiaze sie ze stosowaniem preparatu Cerezyme?

Najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem preparatu Cerezyme (obserwowane u 1
do 10 pacjentéw na 100) to: bezdech (problemy z oddychaniem), kaszel, pokrzywka lub obrzek
naczynioworuchowy (obrzmienie podskdrne), swigd, wysypka reakcje nadwrazliwosci (alergii). Petny
wykaz dziatan niepozadanych zwigzanych ze stosowaniem preparatu Cerezyme znajduje sie w ulotce
dla pacjenta. U pacjentdow moga rozwingc¢ sie przeciwciata (biatka wytwarzane w reakcji na preparat
Cerezyme, ktére moga wptynaé na leczenie), pacjentéw nalezy wiec monitorowac pod katem wszelkich
reakcji alergicznych na preparat Cerezyme.

Preparatu Cerezyme nie nalezy podawac¢ osobom, u ktérych moze wystepowac¢ nadwrazliwos¢ (alergia)

na imigluceraze lub ktérykolwiek sktadnik leku.
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Na jakiej podstawie zatwierdzono preparat Cerezyme?

CHMP uznat, ze preparat Cerezyme pozwala na skuteczng kontrole nieneurologicznych objawéw
choroby Gauchera typu 1 i 3. Komitet uznat, ze korzysci ptynace ze stosowania preparatu Cerezyme

przewyzszajq ryzyko, i zalecit przyznanie pozwolenia na dopuszczenie preparatu do obrotu.
Inne informacje dotyczace preparatu Cerezyme:

W dniu 17 listopada 1997 r. Komisja Europejska przyznata firmie Genzyme Europe B.V. pozwolenie na
dopuszczenie preparatu Cerezyme do obrotu wazne w catej Unii Europejskiej. Pozwolenie na
dopuszczenie do obrotu przyznano na czas nieokreslony.

Pelne sprawozdanie EPAR dotyczace preparatu Cerezyme znajduje sie tutaj. W celu uzyskania

dodatkowych informacji dotyczacych leczenia preparatem Cerezyme nalezy zapoznac sie z ulotkg dla
pacjenta (takze czescig EPAR) badz skontaktowac sie z lekarzem lub farmaceuta.

Data ostatniej aktualizacji: 08-2010.
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http://www.emea.europa.eu/humandocs/Humans/EPAR/cerezyme/cerezyme.htm

