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Prezentul document este un rezumat al Raportului public european de evaluare (EPAR) pentru
Elaprase. Documentul explicd modul in care Comitetul pentru medicamente de uz uman (CHMP) a
evaluat medicamentul, pentru a emite avizul in favoarea acordarii autorizatiei de punere pe piata si
recomandarile privind conditiile de utilizare pentru Elaprase.

Ce este Elaprase?

Elaprase este un medicament care contine substanta activa idursulfaza. Este disponibil sub forma de
concentrat din care se prepara o solutie pentru perfuzie intravenoasa (picurare in vena).

Pentru ce se utilizeaza Elaprase?

Elaprase se utilizeaza pentru tratarea adultilor cu sindrom Hunter. Este destinat utilizarii pe termen
lung.

Sindromul Hunter, numit si mucopolizaharidoza de tip II, este o boala ereditara rara care ii afecteaza in
special pe pacientii de sex masculin. Pacientii cu sindrom Hunter nu produc o enzima numita iduronat-
2-sulfataza. Aceasta enzima este necesara pentru descompunerea substantelor din organism numite
glicozaminoglicani (GAG). Intrucat la pacientii care suferd de sindrom Hunter aceste substante nu se
pot descompune, glicozaminoglicanii se acumuleaza progresiv in majoritatea organelor corpului,
afectandu-le. Aceasta duce la aparitia unui spectru larg de simptome, in special respiratie ingreunata si
mers dificil. Daca nu sunt tratate, aceste simptome se agraveaza cu timpul.

Din cauza numarului mic de pacienti cu sindrom Hunter, aceasta este considerata o boald ,rara”, iar
Elaprase a fost desemnat ,,medicament orfan” (un medicament utilizat in boli rare) la 11 decembrie
2001.

Medicamentul se poate obtine numai pe baza de prescriptie medicala.
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Cum se utilizeaza Elaprase?

Tratamentul cu Elaprase trebuie supravegheat de un medic cu experienta in tratarea pacientilor cu
sindrom Hunter sau cu alte boli metabolice ereditare.

Elaprase se administreaza saptamanal sub forma de perfuzie intravenoasa, in doza de 0,5 mg pe
kilogram de greutate corporala. Perfuzia trebuie sa dureze trei ore. Daca pacientul nu manifesta reactii
asociate cu perfuzia (eruptii pe piele, mancarime, febra, dureri de cap, tensiune arteriald mare sau
inrosirea fetei), durata perfuziei poate fi redusa treptat la o ora.

Pacientii care tolereaza bine perfuziile cateva luni intr-o clinica, pot incepe administrarea lor la
domiciliu. Perfuziile la domiciliu trebuie supravegheate de un medic sau asistent medical.

Cum actioneaza Elaprase?

Substanta activa din Elaprase, idursulfaza, este o copie a enzimei umane iduronat-2-sulfataza.
Idursulfaza inlocuieste enzima lipsa sau deficitara la pacientii cu sindrom Hunter. Furnizarea enzimei
favorizeaza descompunerea glicozaminoglicanilor si impiedica acumularea lor in tesuturile
organismului, ceea ce contribuie la ameliorarea simptomelor bolii.

Cum a fost studiat Elaprase?

Elaprase a fost evaluat intr-un studiu principal care a cuprins 96 de pacienti de sex masculin cu varste
cuprinse intre 5 si 31 de ani si in care a fost comparat cu placebo (un preparat inactiv). Principalele
masuri ale eficacitatii au fost functia pulmonara (,capacitatea vitala fortata”
pe care pacientul a putut sa o expire) si distanta pe care pacientii au putut sa o parcurgd mergand
sase minute, ceea ce masoara efectele combinate ale afectiunii asupra inimii, plamanilor, articulatiilor

si asupra altor organe. Masuratorile s-au facut la inceputul studiului si dupa un an de tratament.

, cantitatea maxima de aer

Ce beneficii a prezentat Elaprase pe parcursul studiilor?

Elaprase a imbun&tatit functia pulmonara si capacitatea de mers a pacientilor. inainte de tratament,
pacientii puteau merge in medie 395 de metri in sase minute. Dupa un an, pacientii care au luat
Elaprase puteau merge 43 de metri in plus in medie, iar pacientii care au primit placebo 8 metri in
plus. Medicamentul a dus, de asemenea, la ameliorarea functiei pulmonare, in timp ce pacientii care au
luat placebo au prezentat o usoara agravare.

Care sunt riscurile asociate cu Elaprase?

Cele mai frecvente reactii adverse asociate cu Elaprase sunt legate de perfuzare, incluzand reactii pe
piele (eruptii pe piele sau mancarime), febra, dureri de cap, tensiune arteriald mare si inrosirea fetei.
Alte reactii adverse observate la mai mult de 1 pacient din 10 sunt: respiratie suieratoare, dispnee
(respiratie dificild), dureri abdominale (dureri de stomac), greatd, dispepsie (arsuri la stomac), diaree,
varsaturi, umflaturi la locul perfuzarii si dureri in piept. La unii pacienti tratati cu Elaprase au aparut
reactii alergice severe. Pentru lista completa a reactiilor adverse raportate asociate cu Elaprase, cititi
prospectul.

Elaprase este contraindicat la persoane care au avut in trecut o reactie alergica (anafilactica) severa
sau potential mortald la idursulfaza sau la oricare dintre celelalte ingrediente daca alergia nu este
tinutd sub control. In cazul in care se administreazi la pacienti care au avut in trecut reactii alergice
severe, Elaprase trebuie folosit cu precautie, iar in timpul perfuzarii trebuie sa fie disponibil personal
instruit si echipamente de resuscitare.
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De ce a fost aprobat Elaprase?

CHMP a concluzionat ca ameliorarile evidentiate in cadrul studiului, chiar daca sunt limitate, reprezinta
un beneficiu clinic in tratamentul sindromului Hunter. Comitetul a hotarat ca beneficiile Elaprase sunt
mai mari decat riscurile asociate si a recomandat acordarea autorizatiei de punere pe piata pentru
acest produs.

Elaprase a fost autorizat in ,conditii exceptionale”. Aceasta inseamna ca din cauza raritatii bolii, nu s-
au putut obtine informatii complete despre Elaprase. in fiecare an, Agentia Europeand pentru
Medicamente va examina orice informatie nou aparuta, iar prezentul rezumat va fi actualizat, dupa
caz.

Ce informatii se asteapta in continuare despre Elaprase?

Compania care comercializeaza Elaprase va investiga efectele pe termen lung ale medicamentului, in
special asupra plamanilor, inimii si a vaselor sangvine si daca organismul produce anticorpi care pot
afecta siguranta si eficacitatea medicamentului.

Ce masuri se iau pentru utilizarea sigura si eficace a Elaprase?

In Rezumatul caracteristicilor produsului si in prospect au fost incluse recomandéri si masuri de
precautie pentru utilizarea sigura si eficace a Elaprase, care trebuie respectate de personalul medical si
de pacienti.

Alte informatii despre Elaprase

Comisia Europeana a acordat o autorizatie de punere pe piata pentru Elaprase, valabila pe intreg
teritoriul Uniunii Europene, la 8 ianuarie 2007.

EPAR-ul complet pentru Elaprase este disponibil pe site-ul agentiei: ema.europa.eu/Find
medicine/Human medicines/European public assessment reports. Pentru mai multe informatii
referitoare la tratamentul cu Elaprase, cititi prospectul (care face parte, de asemenea, din EPAR) sau
adresati-va medicului dumneavoastra sau farmacistului.

Rezumatul avizului Comitetului pentru medicamente orfane pentru Elaprase este disponibil pe site-ul
agentiei: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.

Prezentul rezumat a fost actualizat ultima data in 09-2016.
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