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Este € um resumo do Relatério Publico Europeu de Avaliacao (EPAR) relativo ao Elaprase. O seu
objetivo é explicar o modo como o Comité dos Medicamentos para Uso Humano (CHMP) avaliou o
medicamento a fim de emitir um parecer favoravel a concessdo de uma autorizagdo de introdugdo no
mercado, bem como as suas recomendacdes sobre as condi¢fes de utilizacdo do Elaprase.

O gue é o Elaprase?

O Elaprase é um medicamento que contém a substancia ativa idursulfase. Esta disponivel na forma de
concentrado para preparacdo de uma solucdo para perfusdo (administracdo gota a gota numa veia).

Para que é utilizado o Elaprase?

O Elaprase € utilizado no tratamento de doentes com sindrome de Hunter. Destina-se a tratamento de
longa duracéo.

A sindrome de Hunter, também conhecida por mucopolissacaridose de tipo Il, € uma doenca
hereditaria rara que afeta principalmente os homens. Os doentes com sindrome de Hunter ndo
produzem naturalmente uma enzima denominada iduronato-2-sulfatase, necessaria para a
degradacgéo, no organismo, de substancias designadas glicosaminoglicanos (GAG). Como o organismo
destes doentes nado é capaz de degradar os GAG, estes acumulam-se progressivamente na maior parte
dos 6rgaos, causando-lhes danos. Esta deficiéncia causa uma vasta gama de sintomas, sobretudo
dificuldade em respirar e andar. Sem tratamento, estes sintomas agravam-se com o tempo.

Dado o numero de doentes afetados por sindrome de Hunter ser reduzido, esta doenca é considerada
rara, pelo que o Elaprase foi designado medicamento 6rfdo (medicamento utilizado em doencgas raras)
em 11 de dezembro de 2001.

O medicamento s6 pode ser obtido mediante receita médica.
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Como se utiliza o Elaprase?

O tratamento com Elaprase deve ser supervisionado por um médico ou outro profissional de saude
com experiéncia no tratamento de doentes com sindrome de Hunter ou outras doencas hereditarias
que afetem o metabolismo.

O Elaprase é administrado semanalmente por perfusao intravenosa, numa dose de 0,5 mg por
quilograma de peso corporal. A perfusédo deve ter a duragédo de trés horas. No entanto, desde que ndo
sejam observadas reacdes associadas a perfusao (erupcdo cutanea, comichéo, febre, dores de cabeca,
hipertensdo ou rubor), a duracdo da perfuséo pode ser reduzida gradualmente para uma hora.

Os doentes que tolerem bem as perfusfes administradas durante varios meses numa clinica poderéao
comecar a recebé-las em casa. As perfusdes administradas em casa devem ser supervisionadas por
um médico ou um enfermeiro.

Como funciona o Elaprase?

A substancia ativa do Elaprase, a idursulfase, € uma cépia da enzima humana iduronato-2-sulfatase. A
idursulfase substitui a enzima inexistente ou deficiente nos doentes com sindrome de Hunter. O
fornecimento desta enzima ajudara a degradacdo dos GAG, impedindo que estes se acumulem nos
tecidos do organismo, o que contribui para melhorar os sintomas da doenca.

Como foi estudado o Elaprase?

O estudo principal do Elaprase incluiu 96 doentes do sexo masculino com idades compreendidas entre
os 5 e 0s 31 anos, e comparou-o com um placebo (tratamento simulado). Os principais parametros de
eficacia foram a funcdo pulmonar («capacidade vital forcada», quantidade méaxima de ar que o doente
podia expirar) e a distancia que os doentes eram capazes de percorrer a pé durante seis minutos, que
avalia os efeitos combinados da doenga no coragéo, nos pulmdes, nas articulagbes e noutros 6rgaos.
Estes parametros foram avaliados no inicio do estudo e apés um ano de tratamento.

Qual o beneficio demonstrado pelo Elaprase durante os estudos?

O Elaprase melhorou a funcdo pulmonar e a capacidade de marcha dos doentes. No inicio do estudo,
os doentes podiam percorrer uma média de cerca de 395 metros em seis minutos. Apds um ano, 0s
doentes tratados com Elaprase podiam percorrer uma média de 43 metros adicionais, e os doentes que
receberam placebo podiam percorrer mais 8 metros. O medicamento produziu igualmente uma
melhoria na fungdo pulmonar, enquanto os doentes que receberam placebo registaram um ligeiro
agravamento.

Qual é o risco associado ao Elaprase?

Os efeitos secundarios mais frequentes associados ao Elaprase sdo efeitos associados a perfuséao,
incluindo reacgdes cutaneas (erupgdo ou comichdo), febre, dores de cabeca, pressédo arterial alta e
rubor (vermelhiddo da pele). Outros efeitos secundarios observados em mais de 1 doente em cada 10
sao pieira, dispneia (dificuldade respiratdria), dor abdominal (dor de barriga), nauseas (enjoo),
dispepsia (azia), diarreia, vomitos, inchago no local da perfuséo e dores no peito. Ocorreram reagdes
alérgicas graves em alguns doentes a tomar Elaprase. Para a lista completa dos efeitos secundarios
comunicados relativamente ao Elaprase, consulte o Folheto Informativo.

O Elaprase é contraindicado em doentes que tenham sofrido anteriormente reagdes alérgicas
(anafilaticas) graves ou potencialmente fatais ao idursulfase ou a qualquer outro componente do
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medicamento caso a sua alergia ndo seja controlavel. Quando administrado a doentes que tenham tido
anteriormente reacdes alérgicas graves, o Elaprase deve ser utilizado com precaucao, e durante a
perfusdo devera estar disponivel pessoal qualificado e equipamento para reanimacdo de emergéncia.

Por que foi aprovado o Elaprase?

O CHMP concluiu que as melhorias demonstradas no estudo, embora limitadas, representam um
beneficio clinico no tratamento da sindrome de Hunter. O Comité concluiu que os beneficios do
Elaprase s&o superiores aos seus riscos e recomendou a concessdo de uma autorizagdo de introducgdo
no mercado para o medicamento.

O Elaprase foi autorizado em circunstancias excecionais. Isto significa que, como a sindrome de Hunter
€ uma doenga rara, nao foi possivel obter informagdes completas sobre o Elaprase. A Agéncia Europeia
de Medicamentos (EMA) procedera, anualmente, a andlise de novas informacdes disponiveis e, se
necessario, a atualizagcdo do presente resumo.

Que informacéo ainda se aguarda sobre o Elaprase?

A empresa que produz o Elaprase investigara os efeitos do Elaprase a longo prazo e determinara se o
Elaprase estimula o organismo a produzir anticorpos que possam afetar a seguranca e a eficacia do
medicamento.

Que medidas estao a ser adotadas para garantir a utilizacdo segura e eficaz
do Elaprase?

No Resumo das Caracteristicas do Medicamento e no Folheto Informativo foram incluidas
recomendacgdes e precaucdes a observar pelos profissionais de salde e pelos doentes para a utilizacdo
segura e eficaz do Elaprase.

Outras informacgoes sobre o Elaprase

Em 8 de janeiro de 2007, a Comisséo Europeia concedeu uma Autorizacdo de Introdu¢do no Mercado,
valida para toda a Unido Europeia, para o medicamento Elaprase.

O EPAR completo relativo ao Elaprase pode ser consultado no sitio Internet da Agéncia
em: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports Para mais

informacgdes sobre o tratamento com o Elaprase, leia o Folheto Informativo (também parte do EPAR)
ou contacte o seu médico ou farmacéutico.

O resumo do parecer emitido pelo Comité dos Medicamentos Orféos para o Elaprase pode ser
consultado no sitio Internet da Agéncia em: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare

disease designation.

Este resumo foi atualizado pela ultima vez em 09-2016.
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