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Streszczenie EPAR dla ogétu spoteczenstwa

Replagal

agalzydaza alfa

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

Co to jest Replagal?

Replagal jest lekiem zawierajacym substancje czynng agalzydaze alfa. Lek jest dostepny w postaci
koncentratu, z ktérego sporzadza sie roztwér do infuzji dozylnej (wlewu dozylnego).

W jakim celu stosuje sie produkt Replagal?

Lek Replagal stosuje sie w leczeniu pacjentéw z chorobg Fabry’ego, rzadkim zaburzeniem dziedzicznym.
Pacjenci z chorobg Fabry’ego cierpig na niedobdr enzymu zwanego alfa-galaktozydaza A. Zwykle enzym
ten rozktada substancje ttuszczowa zwang globotriaozyloceramidem (Gb3 lub GL-3). W przypadku braku
tego enzymu Gb3 nie moze ulec rozktadowi, odktadajac sie w komdrkach organizmu, np. w komorkach
nerek.

U 0s06b z chorobg Fabry’ego mogq wystepowac rézne oznaki i objawy, w tym ciezkie stany, tj.
niewydolnos$¢ nerek, zaburzenia czynnosci serca i udar.

Lek wydaje sie wytacznie z przepisu lekarza.
Jak stosowa¢ produkt Replagal?

Produkt Replagal powinien podawac jedynie lekarz z do$wiadczeniem w leczeniu pacjentéw z chorobg
Fabry’ego lub innymi dziedzicznymi chorobami metabolicznymi.

Lek Replagal podaje sie w dawce 0,2 mg na kilogram masy ciata co dwa tygodnie we wlewach
trwajacych 40 minut. Produkt jest przeznaczony do dtugotrwatego stosowania.
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Jak dziata produkt Replagal?

Replagal jest enzymatyczng terapig zastepcza. Enzymatyczna terapia zastepcza dostarcza pacjentom
brakujacy enzym. Lek Replagal opracowano w celu zastgpienia enzymu ludzkiego, alfa-galaktozydazy
A, ktorego brak u 0sdb z chorobg Fabry’ego. Substancja czynna produktu Replagal, alfa-galaktozydaza,
jest kopig enzymu ludzkiego produkowang metodg zwang ,technologig rekombinacji DNA”: jest ona
wytwarzana przez komérki, ktére otrzymaty odpowiedni gen (DNA), umozliwiajacy im wytwarzanie
tego enzymu. Enzym zastepczy pomaga w rozktadzie Gb3 i hamuje ich rozwdj w komadrkach.

Jak badano produkt Replagal?

Lek Replagal porownywano z placebo (leczenie pozorowane) w dwdch badaniach gtéwnych z tgcznym
udziatem 40 pacjentéw ptci meskiej. W pierwszym badaniu analizowano skutki dziatania leku Replagal
na bodl, a w drugim badaniu obserwowano wptyw leku na mase lewej komory (miesien serca) — miare
ilosci Gb3 w komdrkach serca. Zbadano réwniez skutek podawania dawek co tydzien zamiast
podawania dawek co dwa tygodnie. Dalsze badanie przeprowadzono z udziatem 15 pacjentek. Lek
Replagal oceniono réwniez w dodatkowych badaniach z udziatem 38 dzieci w wieku od siedmiu lat.

Jakie korzysci ze stosowania produktu Replagal zaobserwowano w
badaniach?

Po 6 miesiacach leczenia u pacjentéw przyjmujacych lek Replagal nastgpito znaczne zmniejszenie bdlu,
w poréwnaniu z pacjentami przyjmujacymi placebo. Lek Replagal zmniejszyt mase lewej komory $rednio
o 11,5 g, podczas gdy u pacjentéw otrzymujacych placebo zaobserwowano wzrost masy lewej komory o
21,8 g. Skutki dziatania leku u pacjentek byty poréwnywalne z wynikami u mezczyzn, a cotygodniowe
podawanie dawki nie przyniosto korzysci w poréwnaniu ze standardowym dawkowaniem. U dzieci,
ktérym podawano lek Replagal nie zaobserwowano nieoczekiwanego zwiekszenia masy serca, a poziom
Gb3 w krwi ulegt zmniejszeniu.

Jakie ryzyko wigze sie ze stosowaniem produktu Replagal?

Najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Replagal (obserwowane u wiecej niz 1
na 10 pacjentéw) to reakcje zwigzane z wlewem, w tym: dreszcze, bél gtowy, mdtosci, goraczka, bdl i
uczucie dyskomfortu, zaczerwienienie i zmeczenie, i rzadko sg one powazne. Petny wykaz dziatan
niepozadanych i ograniczen zwigzanych ze stosowaniem produktu Replagal znajduje sie w ulotce dla
pacjenta.

Na jakiej podstawie zatwierdzono produkt Replagal?

CHMP uznat, ze u pacjentéw z chorobg Fabry’ego, leczenie produktem Replagal mogtoby przyniesc
dtugoterminowe korzysci kliniczne. CHMP uznat, ze korzysci ze stosowania produktu Replagal
przewyzszajq ryzyko, i zalecit przyznanie pozwolenia na dopuszczenie produktu do obrotu.

Lek Replagal zostat poczatkowo zarejestrowany w wyjatkowych okolicznosciach, gdyz ze wzgledu na
to, ze choroba wystepuje rzadko, w chwili rejestracji informacje na temat leku byty ograniczone.
Poniewaz firma dostarczyta dodatkowe wymagane informacje, wyjatkowe okolicznosci wygasty w dniu
20 lipca 2015 r.
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Inne informacje dotyczace produktu Replagal:

W dniu 3 sierpnia 2001 r. Komisja Europejska przyznata pozwolenie na dopuszczenie produktu
Replagal do obrotu wazne w catej Unii Europejskiej.

Petne sprawozdanie EPAR dotyczace leku Replagal 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 Replagal nalezy zapoznac sie z
ulotkg dla pacjenta (takze cze$¢ EPAR) badz skontaktowac sie z lekarzem lub farmaceuta.

Data ostatniej aktualizacji: 06.2015.
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/000369/human_med_001029.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
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