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Streszczenie EPAR dla og6tu spoteczenstwa

Elaprase
idursulfaza

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

Co to jest Elaprase?

Elaprase to lek zawierajacy substancje czynng idursulfaze. Lek jest dostepny w postaci koncentratu, z
ktorego sporzadza sie roztwor do infuzji dozylnej (wlewu).

W jakim celu stosuje sie produkt Elaprase?

Elaprase stosuje sie do leczenia pacjentdw z zespotem Huntera. Lek jest przeznaczony do
diugotrwatego stosowania.

Zespot Huntera, zwany rowniez mukopolisacharydozg II, jest rzadkg chorobg dziedziczng wystepujaca
gtébwnie u mezczyzn. Pacjenci z zespotem Huntera nie wytwarzajg enzymu o nazwie sulfataza-2-
iduronianu. Enzym ten jest konieczny do rozktadania wystepujacych w organizmie substancji zwanych
glikozoaminoglikanami (GAG). Poniewaz pacjenci z zespotem Huntera nie mogg rozktadac tych
substancji, GAG stopniowo odkfadajq sie w narzadach i uszkadzajg je. Powoduje to szereg objawow, w
szczegoblnosci trudnosci z oddychaniem i z chodzeniem. Niepodjecie leczenia z czasem prowadzi do
nasilenia objawow.

Ze wzgledu na to, ze liczba pacjentdw z zespotem Huntera jest mata, choroba ta jest uwazana za
rzadko wystepujacq, zatem w dniu 11 grudnia 2001 r. produkt Elaprase uznano za lek sierocy (lek
stosowany w rzadkich chorobach).

Lek wydaje sie wytacznie z przepisu lekarza.
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Jak stosowac produkt Elaprase?

Leczenie produktem Elaprase powinno odbywac sie pod nadzorem lekarza lub innego pracownika
stuzby zdrowia z doswiadczeniem w prowadzeniu pacjentéw z zespotem Huntera lub innymi chorobami
dziedzicznymi majacymi wptyw na przemiane materii.

Elaprase podaje sie raz w tygodniu w postaci infuzji dozylnej w dawce 0,5 mg na kilogram masy ciata.
Infuzja powinna trwac trzy godziny. O ile u pacjenta nie wystapi reakcja na infuzje (wysypka, swiad,
goraczka, bol gtowy, podwyzszone cisnienie krwi lub nagte zaczerwienienie twarzy), czas trwania infuzji
mozna stopniowo zmniejsza¢ do jednej godziny.

Pacjenci, ktorzy przez kilka miesiecy dobrze toleruja infuzje w placéwce stuzby zdrowia, mogg zaczaé
przyjmowac je w domu. Infuzje domowe powinien nadzorowac lekarz lub pielegniarka.

Jak dziata produkt Elaprase?

Substancja czynna produktu Elaprase, idursulfaza, jest kopig ludzkiego enzymu sulfatazy-2-iduronianu.
Zastepuje ona brakujacy lub uszkodzony enzym u pacjentéw z zespotem Huntera. Dostarczanie
enzymu umozliwia rozktad glikozoaminoglikanéw (GAG) i hamuje ich gromadzenie sie w tkance
organizmie, pomagajac w ten sposob w tagodzeniu objawow choroby.

Jak badano produkt Elaprase?

Badanie gtéwne produktu Elaprase obejmowato 96 pacjentéw ptci meskiej w wieku od 5 do 31 lat i
poréownywano w nim produkt Elaprase z placebo (leczenie pozorowane). Gtdwnym kryterium oceny
skutecznosci byta czynnos$c¢ ptuc (,natezona pojemnosé zyciowa” — maksymalna ilos¢ wydychanego
powietrza) oraz odlegto$¢ pokonywana przez pacjentdw w ciggu szesciu minut, co pozwalato zmierzy¢
taczne oddziatywanie choroby na serce, ptuca, stawy i inne narzady. Pomiaréw dokonano na poczatku
leczenia oraz ponownie po roku leczenia.

Jakie korzysci ze stosowania produktu Elaprase zaobserwowano w
badaniach?

Produkt Elaprase wptywat na poprawe czynnosci ptuc oraz zdolnosci chodzenia pacjentow. Na poczatku
badania pacjenci byli w stanie przejs¢ w ciggu szesciu minut $rednio 395 metréw. Po roku pacjenci
otrzymujacy produkt Elaprase mogli pokonac srednio dalsze 43 m, podczas gdy pacjenci otrzymujacy
placebo mogli pokona¢ dalszych 8 m. Lek wptynat rdwniez na poprawe czynnosci ptuc, zas u pacjentow
przyjmujacych placebo nastgpito nieznaczne pogorszenie stanu.

Jakie ryzyko wigze sie ze stosowaniem produktu Elaprase?

Najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem produktu Elaprase wigza sie z infuzjq i
obejmujg reakcje skorne (wysypka lub $wiad), goraczke, béle glowy, wysokie cisnienie krwi i
czerwienienie skoéry. Inne dziatania niepozgdane obserwowane u wiecej niz 1 pacjenta na 10 to
$wiszczacy oddech, dusznosci (trudnosci z oddychaniem), bole brzucha (zotgdka), nudnosci (mdtosci),
niestrawnos$c¢ (zgaga), biegunka, wymioty, obrzek w miejscu infuzji oraz béle w klatce piersiowej. U
niektérych pacjentéw przyjmujacych produkt Elaprase zaobserwowano silne reakcje alergiczne. Peiny
wykaz wszystkich dziatan niepozadanych zwigzanych ze stosowaniem produktu Elaprase znajduje sie w
ulotce dla pacjenta.

Produktu Elaprase nie wolno stosowac u 0so6b, u ktérych w przesziosci wystgpita silna lub zagrazajaca
zyciu reakcja alergiczna (anafilaktyczna) na idursulfaze lub ktérykolwiek sktadnik produktu, jezeli nie
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ma mozliwosci kontroli ich alergii. W przypadku podania produktu Elaprase pacjentom, u ktérych w
przesztosci wystapity silne reakcje alergiczne, lek nalezy stosowac ostroznie, a podczas infuzji obecny
powinien by¢ wykwalifikowany personel i dostepny sprzet do reanimacji w razie koniecznosci.

Na jakiej podstawie zatwierdzono produkt Elaprase?

CHMP uznat, iz poprawa stanu wykazana w badaniu, nawet w ograniczonym zakresie, stanowi korzys¢
kliniczng w leczeniu zespotu Huntera. Komitet uznat, ze korzysci ze stosowania produktu Elaprase
przewyzszajq ryzyko, i zalecit przyznanie pozwolenia na dopuszczenie produktu do obrotu.

Elaprase dopuszczono do obrotu w wyjatkowych okolicznosciach. Oznacza to, ze z uwagi na rzadkos¢
wystepowania zespotu Huntera nie mozna byto uzyskaé petnych informacji o produkcie Elaprase. Co
roku Europejska Agencja Lekow dokona przegladu wszelkich nowych informacji na temat leku i w razie
potrzeby uaktualni niniejsze streszczenie.

Jakich informacji brakuje jeszcze na temat produktu Elaprase?

Firma wprowadzajaca produkt Elaprase do obrotu zbada dtugotrwate skutki stosowania leku, zwtaszcza
na ptuca, serce i naczynia krwionoséne, oraz zbada, czy produkt pobudza organizm do wytwarzania
przeciwciat, ktéore mogtyby wptynaé na bezpieczenstwo stosowania i skutecznosé leku.

Jakie srodki sa podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i
skutecznego stosowania produktu Elaprase?

W charakterystyce produktu leczniczego i ulotce dla pacjenta zawarto zalecenia i $rodki ostroznosci
obowigzujace personel medyczny i pacjentéw w celu bezpiecznego i skutecznego stosowania produktu
Elaprase.

Inne informacje dotyczace produktu Elaprase:

W dniu 8 stycznia 2007 r. Komisja Europejska przyznata pozwolenie na dopuszczenie produktu
Elaprase do obrotu wazne w catej Unii Europejskiej.

Petne sprawozdanie EPAR dotyczace produktu Elaprase znajduje sie na stronie internetowej Agencji
pod adresem: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports. W
celu uzyskania dodatkowych informacji dotyczacych leczenia produktem Elaprase nalezy zapoznac sie z
ulotka dla pacjenta (takze cze$¢ EPAR) badz skontaktowac sie z lekarzem lub farmaceuta.

Streszczenie opinii Komitetu ds. Sierocych Produktéw Leczniczych dotyczacej produktu Elaprase
znajduje sie na stronie internetowej Agencji: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare

disease designation.

Data ostatniej aktualizacji: 09.2016.
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