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Loargys (pegzylarginaza)
Przeglad wiedzy na temat leku Loargys i uzasadnienie udzielenia pozwolenia
na dopuszczenie do obrotu w UE

Czym jest lek Loargys i w jakim celu sie go stosuje

Loargys jest lekiem stosowanym w leczeniu oséb w wieku od 2 lat i starszych z hiperargininemia.

Organizm pacjenta z hiperargininemig nie jest w stanie rozktada¢ argininy (aminokwasu) ze wzgledu
na niedobdr enzymu watrobowego - arginazy-1. W rezultacie arginina gromadzi sie w organizmie.
Moze to powodowac problemy w obrebie uktadu nerwowego, w tym napady padaczkowe i sztywnosc
nadg.

Ze wzgledu na to, ze hiperargininemia jest chorobg rzadko wystepujacq, w dniu 14 lipca 2016 r. lek
Loargys uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach). Wiecej informacji na temat
przyznania statusu leku sierocego mozna znalez¢ na stronie internetowej EMA:
ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu-3-16-1701.

Substancja czynng zawartg w leku Loargys jest pegzylarginaza.

Jak stosowac lek Loargys

Lek wydawany na recepte. Leczenie powinien rozpoczynac i prowadzi¢ lekarz majacy doswiadczenie w
leczeniu pacjentoéw z dziedzicznymi chorami metabolicznymi. Pierwsze dawki nalezy podawaé w
miejscu zapewhniajgcym odpowiednie wsparcie medyczne w celu opanowania reakcji alergicznych.

Lek Loargys podaje sie raz na tydzien we wlewie dozylnym (kropléwce) lub wstrzyknieciu podskérnym.
Dawka zalezy od masy ciata pacjenta; mozna jg dostosowac na podstawie stezenia argininy we krwi
pacjenta. Konieczne sg regularne badania krwi w celu monitorowania stezenia argininy i, w razie
potrzeby, dostosowania dawki.

Po odpowiednim przeszkoleniu pacjenci lub ich opiekunowie mogg samodzielnie wykonywac
wstrzykniecia leku Loargys. Przed rozpoczeciem wstrzykiwania leku Loargys pacjenci muszg by¢
poddawani leczeniu przez co najmniej 8 tygodni i otrzymywac¢ statg dawke podtrzymujaca. Ponadto
ryzyko wystgpienia reakcji alergicznych na lek Loargys musi zostac¢ ocenione jako niskie.

Lek Loargys nalezy stosowac wraz z innymi metodami leczenia choroby, w tym dieta o matej
zawartosci biatka, suplementami zawierajgcymi aminokwasy i wszelkimi innymi lekami niezbednymi do
leczenia choroby.

Official address Domenico Scarlattilaan 6 e 1083 HS Amsterdam e The Netherlands
Address for visits and deliveries Refer to www.ema.europa.eu/how-to-find-us
Send us a question Go to www.ema.europa.eu/contact Telephone +31 (0)88 781 6000 An agency of the European Union

© European Medicines Agency, 2024. Reproduction is authorised provided the source is acknowledged.


http://www.ema.europa.eu/how-to-find-us
http://www.ema.europa.eu/contact
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu-3-16-1701

Wiecej informacji o sposobie stosowania leku Loargys znajduje sie w Ulotce dla pacjenta lub udzieli ich
lekarz lub farmaceuta.

Jak dziata lek Loargys

Substancja czynna leku Loargys, pegzylarginaza, dziata w podobny sposéb jak arginaza-1 - enzym,
ktérego niedobdr wystepuje u oséb z hiperargininemia. Pegzylarginaza rozktada nadmiar argininy z
krwi. Zapobiega to uszkodzeniu mdzgu i innych narzadow.

Korzysci ze stosowania leku Loargys wykazane w badaniach

Lek Loargys poréwnywano z placebo (leczenie pozorowane) w badaniu z udziatem 32 os6b dorostych i
dzieci z hiperargininemiag. Gtéwnym kryterium oceny skutecznosci byta zmiana stezenia argininy we
krwi po 24 tygodniach leczenia. W badaniu wykazano, ze stezenie argininy zostato obnizone 0 77% u
pacjentéw, u ktorych stosowano Loargys, podczas gdy u pacjentow otrzymujacych placebo nie
odnotowano zmniejszenia stezenia argininy.

Chociaz w badaniu zasugerowano réwniez, ze lek Loargys w poréwnaniu z placebo moze poprawiaé
umiejetnosci motoryczne, réznica nie byfa istotna statystycznie (tj. moze to by¢ kwestia przypadku).
Wstepne dane z dtuzszego okresu, zebrane po 24-tygodniowym okresie leczenia, wskazywaty jednak,
ze umiejetnosci motoryczne (chodzenie i stanie) moga sie stabilizowac lub stopniowo poprawiac sie w
wyniku dtugoterminowego stosowania leku.

Ryzyko zwigzane ze stosowaniem leku Loargys

Petny wykaz dziatan niepozadanych i ograniczen zwigzanych ze stosowaniem leku Loargys znajduje sie
w Ulotce dla pacjenta.

Najczestsze dziatania niepozgadane zwigzane ze stosowaniem leku Loargys to reakcje alergiczne
(mogace wystapic czesciej niz u 1 na 10 pacjentow).

Podstawy dopuszczenia do obrotu leku Loargys w UE

Wykazano, ze lek Loargys obniza stezenie argininy u pacjentéw z hiperargininemig. Dane wskazujg
réwniez, ze dtugotrwata terapia lekiem Loargys stopniowo poprawia lub stabilizuje umiejetnosci
motoryczne pacjentdw. Chociaz dane dotyczace bezpieczenstwa sg ograniczone, dziatania niepozadane
uznaje sie na ogot za mozliwe do opanowania. Europejska Agencja Lekdéw uznata zatem, ze korzysci
ptynace ze stosowania leku Loargys przewyzszajg ryzyko i moze on by¢ dopuszczony do stosowania w
UE.

Lek Loargys dopuszczono do obrotu w wyjatkowych okolicznosciach. Wynika to z faktu, ze nie mozna
byto uzyskac¢ petnych informacji o leku Loargys z uwagi na rzadkie wystepowanie choroby. Co roku
Agencja dokona przegladu wszelkich nowych informacji i w razie potrzeby uaktualni niniejsze ogdine
informacje.

W zwigzku z tym, ze lek Loargys zostat dopuszczony do obrotu w wyjatkowych okolicznosciach, w
momencie dopuszczenia do obrotu firma wprowadzajaca lek Loargys do obrotu zobowigzana byta do
przedstawiania corocznych aktualizacji zbioru danych z dwdch badan wykorzystujacych dane z
rejestrow dotyczacych dtugoterminowej skutecznosci i bezpieczenstwa stosowania pegzylarginazy u
pacjentéw z hiperargininemia. Firma przedstawi réwniez koncowe wyniki dwoch badan dotyczacych
dtugoterminowego bezpieczenstwa stosowania, tolerancji i skutecznosci pegzylarginazy u osob
dorostych, miodziezy i dzieci z hiperargininemia. Przedstawi ona réwniez aktualizacje danych na temat
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wszelkich nowych informacji dotyczacych skutecznosci i bezpieczenstwa stosowania leku w populacji,
dla ktérej jest on przeznaczony.

Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego
stosowania leku Loargys

Firma wprowadzajaca lek Loargys do obrotu zapewni pacjentom i opiekunom materiaty edukacyjne na
temat sposobu postepowania z lekiem i wstrzykiwania go, informujgqce ich o ryzyku wystgpienia
powaznych reakcji alergicznych oraz o koniecznosci skontaktowania sie z lekarzem w przypadku
wystgpienia objawow.

W celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego stosowania leku Loargys w Charakterystyce Produktu
Leczniczego i w Ulotce dla pacjenta zawarto rowniez zalecenia i srodki ostroznosci przeznaczone dla
personelu medycznego i pacjentow.

Tak jak w przypadku wszystkich lekéw, dane o stosowaniu leku Loargys sg stale monitorowane.
Podejrzewane dziatania niepozadane leku Loargys sg starannie oceniane i podejmowane sg wszelkie
czynnosci konieczne do ochrony pacjentéw.

Inne informacje dotyczace leku Loargys

Dalsze informacje dotyczace leku Loargys znajdujq sie na stronie internetowej Agencji pod adresem:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/loargys.
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