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Streszczenie EPAR dla ogétu spoteczenstwa

Vimizim
elosulfaza alfa

Niniejszy dokument jest streszczeniem Europejskiego Publicznego Sprawozdania Oceniajacego (EPAR)
dotyczacego leku Vimizim. Wyjasnia, jak Agencja ocenita lek w celu przyjecia zalecen w sprawie
przyznania pozwolenia na dopuszczenie produktu do obrotu w UE oraz warunkdéw jego stosowania.
Jego celem nie jest zapewnienie praktycznej porady dotyczacej stosowania leku Vimizim.

W celu uzyskania praktycznych informacji na temat stosowania leku Vimizim nalezy zapoznac sie z
ulotkg dla pacjenta badz skontaktowac sie z lekarzem lub farmaceuta.

Co to jest produkt Vimizim i w jakim celu sie go stosuje?

Produkt Vimizim to lek zawierajacy substancje czynng elosulfaze alfa. Jest on stosowany w leczeniu
pacjentéw z mukopolisacharydoza typu IVA (MPS IVA, znang rowniez jako zespét Morquio A). Choroba
ta jest spowodowana brakiem enzymu o nazwie 6-sulfataza N-acetylogalaktozaminy, ktory jest
niezbedny do rozkfadu substancji zwanych glikozoaminoglikanami (GAG). W przypadku braku enzymu
lub gdy wystepuje on tylko w bardzo matych ilosciach, glikozoaminoglikany nie moga zostac roztozone i
gromadzag sie w kosciach i narzadach. Powoduje to wystgpienie oznak choroby, z ktérych najbardziej
zauwazalne to krétkie kosci, trudnosci z poruszaniem sie i oddychaniem, zmetnienie oka i utrata stuchu.

Ze wzgledu na matg liczbe pacjentdow z MPS IVA choroba ta jest uwazana za rzadko wystepujacg, zatem
w dniu 24 lipca 2009 r. produkt Vimizim uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach).

Jak stosowac produkt Vimizim?

Leczenie z uzyciem produktu Vimizim powinno by¢ nadzorowane przez lekarza majacego doswiadczenie
w leczeniu MPS IVA lub podobnych choroéb. Lek wydaje sie wylacznie z przepisu lekarza i powinien on
by¢ podawany wytacznie przez odpowiednio przeszkolony personel medyczny.

Lek Vimizim jest dostepny w postaci koncentratu, z ktérego sporzadza sie roztwor do infuzji (podawany
dozylnie za pomoca kroplowki). Zalecana dawka leku to 2 mg/kg masy ciata raz na tydzien. Infuzja
powinna trwac okoto 4 godzin. Przed podaniem produktu Vimizim pacjentowi nalezy podac lek
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zapobiegajacy reakcji alergicznej na ten produkt. Pacjentom mozna réwniez podawac leki zapobiegajace
goraczce.

Jak dziata produkt Vimizim?

Produkt Vimizim jest enzymatyczng terapig zastepczga. Enzymatyczna terapia zastepcza polega na
podawaniu pacjentom enzymu, ktérego im brak. Substancja czynna leku Vimizim, elosulfaza alfa, jest
kopig naturalnego ludzkiego enzymu o nazwie 6-sulfataza N-acetylogalaktozaminy. Enzym zastepczy
pomaga w rozktadzie GAG i zatrzymuje ich gromadzenie sie w komdrkach, tagodzac objawy MPS IVA.

Elosulfaza alfa jest produkowana metoda znang jako ,technika rekombinacji DNA”. Jest ona
wytwarzana w komorkach, do ktérych wprowadzono gen (DNA) umozliwiajacy produkcje tego enzymu.

Jakie korzysci ze stosowania produktu Vimizim zaobserwowano w
badaniach?

Lek Vimizim badano w jednym badaniu gtédwnym z udziatem 176 pacjentéw z MPS IVA, w ktérym
poréwnano go z placebo (leczeniem pozorowanym). Gtéwng miarg skutecznosci dziatania leku byta
zmiana odlegtosci, ktdrg pacjenci byli w stanie przejs¢ w ciggu szesciu minut po 6 miesigcach leczenia.

Przed rozpoczeciem leczenia pacjenci byli w stanie przejs¢ srednio nieco ponad 200 metréw w ciggu
szesciu minut. Po 6 miesigcach pacjenci otrzymujacy zalecang dawke leku Vimizim w ciggu szesciu
minut byli w stanie przejs¢ srednio o 37 metrow wiecej, a pacjenci otrzymujacych placebo — o

14 metrow wiecej. Wyniki badania wskazywaty réwniez, ze lek zwiekszyt u pacjentow tatwosc
oddychania i wchodzenia po schodach, a takze przyspieszyt wzrost u dzieci.

Jakie ryzyko wiaze sie ze stosowaniem produktu Vimizim?

Najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Vimizim (moggce wystapic¢ u wiecej
niz 1 na 10 oséb) to: reakcje zwigzane z infuzjg, w tym bdl gtowy, nudnosci (mdtosci), wymioty,
goraczka, dreszcze i bol brzucha (zotadka). Dziatania te majg z reguty nasilenie fagodne lub
umiarkowane i czesciej wystepujg w pierwszych 12 tygodniach leczenia. Powazne, ale niezbyt czeste
reakcje zwigzane z infuzjg obejmuja anafilaksje (ciezka reakcje alergiczng). Petny wykaz dziatan
niepozadanych zwigzanych ze stosowaniem leku Vimizim znajduje sie w ulotce dla pacjenta.

Leku Vimizim nie nalezy stosowac u pacjentow, u ktérych wystapity zagrazajace zyciu reakcje
alergiczne na elosulfaze alfa lub ktérykolwiek sktadnik produktu.

Na jakiej podstawie zatwierdza sie produkt Vimizim?

Komitet ds. Produktéw Leczniczych Stosowanych u Ludzi (CHMP) Agencji uznat, ze korzysci ptynace ze
stosowania produktu Vimizim przewyzszajq ryzyko, i zalecit jego dopuszczenie do stosowania w UE.
CHMP stwierdzit, ze po 6 miesigcach leczenia wykazano skutecznos¢ leku Vimizim w zakresie
zwiekszania odlegtosci, ktérg pacjenci byli w stanie przejs¢ w ciggu szesciu minut, czemu towarzyszyty
inne korzysci, w tym zwiekszenie zdolnosci do wykonywania codziennych czynnosci. Komitet uznat
rowniez, ze profil bezpieczenstwa stosowania leku Vimizim wydaje sie mozliwy do kontrolowania, a
powazne dziatania niepozadane sg niezbyt czeste. Nalezy jednak zgromadzi¢ wiecej dtugoterminowych
danych dotyczacych bezpieczenstwa.
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Jakie srodki sa podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i
skutecznego stosowania produktu Vimizim?

W celu zapewnienia mozliwie najbezpieczniejszego stosowania produktu Vimizim opracowano plan
zarzadzania ryzykiem. W oparciu o ten plan w charakterystyce produktu leczniczego i ulotce dla
pacjenta dotyczacych produktu Vimizim zawarto informacje dotyczace bezpieczenstwa, w tym
odpowiednie $rodki ostroznosci obowigzujace personel medyczny i pacjentow.

Dodatkowo firma wytwarzajgca produkt Vimizim musi zapewni¢ wszystkim cztonkom personelu
medycznego, ktdrzy majq przepisywac lub stosowac lek, materiaty edukacyjne zawierajace informacje
na temat jego prawidtowego stosowania i ryzyka wystgpienia ciezkich reakcji alergicznych. Firma
bedzie réwniez prowadzi¢ rejestr w celu oceny diugoterminowych korzysci i ryzyka zwigzanego ze
stosowaniem produktu Vimizim.

Wiecej informacji znajduje sie w streszczeniu planu zarzadzania ryzykiem.
Inne informacje dotyczace produktu Vimizim:

W dniu 28 kwietnia 2014 r. Komisja Europejska przyznata pozwolenie na dopuszczenie produktu
Vimizim do obrotu wazne w catej Unii Europejskiej.

Petne sprawozdanie EPAR i streszczenie planu zarzadzania ryzykiem dotyczace produktu Vimizim
znajduja 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 Vimizim nalezy zapoznac sie z ulotkg dla pacjenta (takze czes¢ EPAR) badz
skontaktowac sie z lekarzem lub farmaceuta.

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

disease designation.

Data ostatniej aktualizacji: 04.2014.
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http://www.ema.europa.eu/docs/en_GB/document_library/EPAR_-_Risk-management-plan_summary/human/002779/WC500162269.pdf
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/002779/human_med_001759.jsp
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/002779/human_med_001759.jsp
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000678.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000678.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
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