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Fabrazyme
agalsidaza beta

Prezentul document este un rezumat al Raportului public european de evaluare (EPAR) pentru
Fabrazyme. Documentul explica modul in care Comitetul pentru medicamente de uz uman (CHMP) a

evaluat medicamentul, pentru a emite avizul in favoarea acordarii autorizatiei de introducere pe piata
si recomandarile privind conditiile de utilizare pentru Fabrazyme.

Ce este Fabrazyme?

Fabrazyme este un medicament care contine substanta activa agalsidaza beta. Este disponibil sub
forma de pulbere din care se prepara o solutie pentru perfuzie intravenoasa (picurare in vena).

Pentru ce se utilizeaza Fabrazyme?

Fabrazyme se utilizeaza pentru a trata pacientii cu boala Fabry, o afectiune ereditara rara. Pacientii cu
boala Fabry nu au o cantitate suficienta din enzima numita alfa-galactosidaza A. Aceasta enzima
descompune in mod normal o substantd grasd numité globotriaozilceramida (GL-3 sau Gb3). Tn lipsa
enzimei, GL-3 nu poate fi descompusa si se acumuleaza in celulele organismului, ca de exemplu in
celulele renale.

Persoanele cu boala Fabry pot prezenta o varietate de semne si simptome, inclusiv afectiuni severe
cum ar fi insuficienta renald, probleme cardiace si accidente vasculare cerebrale.

Medicamentul se poate obtine numai pe baza de reteta.
Cum se utilizeaza Fabrazyme?

Fabrazyme trebuie administrat numai de catre un medic care are experienta in tratarea pacientilor cu
boala Fabry sau cu alte boli metabolice ereditare.

Fabrazyme se administreaza o data la doud saptamani sub forma de perfuzie in doza de 1 mg pe
kilogram de greutate corporald. Initial viteza de perfuzie nu trebuie sa depaseasca 0,25 mg pe minut
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(15 mg pe ora) pentru a reduce riscul de efecte secundare legate de perfuzie. La urmatoarele
administrari viteza de perfuzie poate fi marita treptat.

Fabrazyme este destinat administrarii pe termen lung. Perfuziile se administreaza in spital dar pot fi
administrate si la domiciliu daca se demonstreaza ca pacientul tolereaza bine perfuziile.

Cum actioneaza Fabrazyme?

Fabrazyme este o terapie de substitutie enzimatica. Scopul terapiilor de substitutie enzimatica este de
a asigura pacientilor enzima deficitarda. Fabrazyme este destinat inlocuirii enzimei umane alfa-
galactosidaza A, care este deficitara la persoanele cu boala Fabry. Substanta activa din Fabrazyme,
agalsidaza beta, este o copie a enzimei umane, care este produsa printr-o metoda cunoscuta sub
denumirea de ,,tehnologia ADN-ului recombinant”: este obtinuta din celule care au primit o gena
(ADN), care le face capabile sa produca aceasta enzima. Enzima de substitutie ajutd la descompunerea
GL-3 si opreste acumularea ei in celulele pacientului.

Cum a fost studiat Fabrazyme?

Fabrazyme a fost evaluat in trei studii care au cuprins in total 73 de adulti. Tn studiul principal,
Fabrazyme a fost comparat cu placebo (un preparat inactiv) pe 58 de pacienti. Studiul a cercetat
efectul medicamentului asupra eliminarii GL-3 din rinichi. Eficacitatea Fabrazyme a fost, de asemenea,
testata pe 16 copii cu boala Fabry, cu varste intre opt si 16 ani.

Ce beneficii a prezentat Fabrazyme pe parcursul studiilor?

in studiul principal, dupd 20 de s&ptdmani de tratament, Frabrazyme a dus la un clearance foarte mare
si aproape complet al GL-3 la nivelul celulelor renale. 69% din pacientii tratati cu Fabrazyme au
prezentat cel mai bun rezultat al clearance-ului, comparativ cu niciun pacient din grupul placebo.

Copiii tratati cu Fabrazyme au prezentat de asemenea scaderea nivelelor sanguine de GL-3, toti copiii
avand valori normale dupa 20 de saptamani de tratament. Acest lucru a fost insotit de imbunatatirea
simptomelor si a calitatii vietii copiilor.

Care sunt riscurile asociate cu Fabrazyme?

Cele mai frecvente efecte secundare asociate cu Fabrazyme (observate la mai mult de 1 pacient

din 10) sunt cauzate de perfuzie si nu de medicament. Acestea sunt febra, frisoane, dureri de cap,
parestezie (senzatii anormale, de exemplu intepaturi), greata, varsaturi si senzatie de frig. Pentru lista
completa a efectelor secundare raportate asociate cu Fabrazyme, consultati prospectul.

Fabrazyme este contraindicat la persoanele care sunt hipersensibile (alergice) la agalsidaza beta sau la
oricare dintre celelalte ingrediente.

De ce a fost aprobat Fabrazyme?

CHMP a hotarat ca pentru pacientii cu boala Fabry tratamentul bolii cu Fabrazyme poate oferi beneficii
clinice pe termen lung. CHMP a hotarat ca beneficiile Fabrazyme sunt mai mari decat riscurile asociate
si a recomandat acordarea autorizatiei de introducere pe piata pentru acest produs.

Alte informatii despre Fabrazyme

Comisia Europeana a acordat o autorizatie de introducere pe piata pentru Fabrazyme, valabild pe
intreg teritoriul Uniunii Europene, la 3 august 2001.
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EPAR-ul complet pentru Fabrazyme 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 Fabrazyme, cititi prospectul (care face parte, de asemenea, din EPAR) sau
adresati-va medicului sau farmacistului.

Prezentul rezumat a fost actualizat ultima data in 02-2013.
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/000370/human_med_000784.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
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