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Streszczenie EPAR dla ogétu spoteczenstwa

Myozyme

alglukozydaza alfa

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

Co to jest Myozyme?

Myozyme jest proszkiem, z ktérego sporzadza sie roztwor do infuzji (wlewu dozylnego). Preparat
zawiera substancje czynng alglukozydaze alfa.

W jakim celu stosuje sie preparat Myozyme?

Myozyme stosuje sie w leczeniu pacjentéow z chorobg Pompego, rzadka chorobg dziedziczng. Pacjenci z
chorobg Pompego wykazujg niedobor enzymu o nazwie alfa-glukozydaza. Enzym ten zazwyczaj
rozktada zgromadzony w postaci glikogenu cukier na glukoze, ktérg komorki organizmu mogg
wykorzystywaé przy wytwarzaniu energii. W przypadku niedoboru enzymu glikogen gromadzi sie w
niektérych tkankach, w szczegdlnosci w mieséniach, w tym w sercu i przeponie (gtdwnym miesniu
odpowiedzialnym za oddychanie, potozonym pod ptucami). Stopniowe gromadzenie sie glikogenu
wywotuje wiele objawdw, jak powiekszone serce, problemy z oddychaniem i ostabienie miesni. Choroba
moze pojawic sie przy narodzinach (dziecieca postac choroby) lub w pdzniejszym stadium zycia (p6zna
postac choroby).

Poniewaz liczba pacjentéow z chorobg Pompego jest niska, choroba uwazana jest za rzadko wystepujaca
i w dniu 14 lutego 2001 r. preparat Myozyme uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich
chorobach).

Lek wydaje sie wytacznie z przepisu lekarza.
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Jak stosowac preparat Myozyme?

Leczenie preparatem Myozyme powinno by¢ prowadzone pod nadzorem lekarza doswiadczonego w
leczeniu pacjentéw z chorobg Pompego Iub innymi wrodzonymi chorobami tego samego rodzaju.

Preparat Myozyme podaje sie raz co dwa tygodnie we wlewie dozylnym w dawce 20 mg na kilogram
masy ciata. Infuzje nalezy rozpoczynac powoli i stopniowo jg przyspieszaé, poki nie wystapig dziatania
niepozgdane spowodowane infuzja.

Jak dziata preparat Myozyme?

Myozyme jest enzymatyczng terapig zastepcza. Enzymatyczna terapia zastepcza dostarcza brakujacy
enzym, w tym przypadku — alfa-glukozydaze. Substancja czynna preparatu Myozyme, alglukozydaza
alfa, jest kopig ludzkiej alfa-glukozydazy. Jest ona wytwarzana metoda zwang technologia
rekombinacji DNA: enzym wytwarzany jest przez komérke, do ktorej wprowadzono gen (DNA)
umozliwiajacy jej produkcje enzymu. Enzym zastepczy pomaga rozbi¢ glikogen i hamuje jego
nieprawidtiowe gromadzenie sie w komodrkach.

Jak badano preparat Myozyme?

Preparat Myozyme badano w dwdch badaniach gtéwnych obejmujacych tgcznie 39 niemowlat i dzieci w
wieku do trzech i pét roku z dzieciecg postacig choroby Pompego. Te grupe porownywano z
Lhistoryczng grupg poréwnawcza” ztozong z niemowlat i matych dzieci pacjentéw z chorobg Pompego,
ktorzy nie zostali poddani leczeniu i nie wzieli udziatu w badaniach. Gtéwna miarg skutecznosci byta
liczba pacjentdéw, ktérzy przezyli, oraz liczba pacjentéw, ktérzy nie wymagali inwazyjnego
wspomagania oddychania.

Preparat Myozyme poréwnywano takze z placebo (leczenie obojetne) w jednym badaniu gtéwnym z
udziatem 90 pacjentéw z pdzng postacig choroby. Gtéwng miarg skutecznosci byto wydtuzenie
odlegtosci, jaka pacjenci mogli przejs¢ w ciggu szesciu minut, oraz poprawa ich natezonej pojemnosci
zyciowej (ktéra pozwala oceni¢ czynnos¢ ptuc). Badanie trwato do 18 miesiecy.

Jakie korzysci ze stosowania preparatu Myozyme zaobserwowano w
badaniach?

W pierwszym badaniu gtéwnym, przeprowadzonym na niemowletach majacych mniej niz 6 miesiecy,
wszystkich 18 pacjentéw leczonych preparatem Myozyme dozyto wieku 18 miesiecy, a 15 niemowlat
nie wymagato inwazyjnego wspomagania oddychania; natomiast w historycznej grupie poréwnawczej
wieku 18 miesiecy dozy! tylko jeden z 42 pacjentéow. Wyniki te potwierdzono w drugim badaniu z
udziatem dzieci w wieku pomiedzy sze$¢ miesiecy do trzech i pét roku.

W badaniu dotyczacym pdznej postaci choroby, preparat Myozyme okazat sie bardziej skuteczny niz
placebo zaréwno pod wzgledem wydtuzenia odlegtosci, jaka pacjenci byli w stanie przejs¢, jak i
poprawy czynnosci ptuc w trakcie badania.

Jakie ryzyko wigze sie ze stosowaniem preparatu Myozyme?

Podczas badan z udziatem pacjentéw z dziecieca postacig choroby Pompego, najczestszymi dziataniami
niepozadanymi zwigzanymi ze stosowaniem preparatu Myozyme (obserwowanymi u wiecej niz 1
pacjenta na 10) byty: tachykardia (przyspieszone bicie serca), uderzenia goraca (zaczerwienienie),
kaszel, przyspieszenie czestosci oddychania, wymioty, pokrzywka (swedzaca wysypka), wysypka,
goraczka i obnizone natlenienie krwi (niski poziom tlenu we krwi). W badaniu dotyczacym pdznej
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postaci choroby, u pacjentéw wystepowato wiele z wymienionych dziatan niepozadanych, lecz rzadziej,
niz w badaniu nad dzieciecg postacig choroby. Prawie wszystkie dziatania niepozadane zwigzane ze
stosowaniem preparatu Myozyme wystapity w trakcie lub zaraz po zakonczeniu infuzji i miaty tagodny
lub umiarkowany przebieg. Petny wykaz dziatan niepozadanych zwigzanych ze stosowaniem preparatu
Myozyme znajduje sie w ulotce dla pacjenta.

Pacjenci otrzymujacy preparat Myozyme mogq wytwarzac¢ przeciwciata (biatka wytwarzane w
odpowiedzi na Myozyme), ktorych oddziatywanie na bezpieczenstwo i skuteczno$¢ preparatu Myozyme
nie jest jeszcze dostatecznie znana.

Preparatu Myozyme nie nalezy stosowac u oséb, u ktérych wystgpita zagrazajaca zyciu reakcja
anafilaktyczna (powazna alergia) na alglukozydaze alfa lub inny sktadnik preparatu, ktérej nie mozna
byto zapobiec wolniejszq infuzjg oraz mniejsza dawka preparatu.

Na jakiej podstawie zatwierdzono preparat Myozyme?

CHMP uznat, ze korzysci ptynace ze stosowania preparatu Myozyme przewyzszajg ryzyko i zalecit
przyznanie pozwolenia na dopuszczenie preparatu do obrotu.

Jakie srodki przedsiewzieto w celu zapewnienia bezpiecznego stosowania
preparatu Myozyme?

Firma wytwarzajaca Myozyme wdraza plan majacy na celu zapewnienie bezpiecznego stosowania
preparatu, gtdwnie poprzez kontrolowanie sposobu wytwarzania przeciwciat przez pacjentéw
otrzymujacych preparat, oraz przez wdrozenie rejestru dostepnego dla wszystkich os6b cierpigcych na
chorobe Pompego, jak i zadbanie o to, aby lekarze wiedzieli o reakcjach mogacych wystapi¢ u
pacjentéw w nastepstwie infuzji.

Inne informacje dotyczace preparatu Myozyme:

W dniu 29 marca 2006 r. Komisja Europejska przyznata firmie Genzyme Europe B.V. pozwolenie na
dopuszczenie preparatu Myozyme do obrotu wazne w catej Unii Europejskiej. Pozwolenie na
dopuszczenie do obrotu zostato przyznane na czas nieokreslony.

Petne sprawozdanie EPAR dotyczace preparatu Myozyme 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 preparatem Myozyme nalezy zapoznac sie
z ulotka dla pacjenta (takze czescig EPAR) badz skontaktowac sie z lekarzem lub farmaceuta.

Streszczenie opinii Komitetu ds. Lekdw Sierocych dotyczace preparatu Myozyme znajduje sie na
stronie internetowej Agencji pod adresem ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare

disease designations.

Data ostatniej aktualizacji: 01-2014.
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