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Loargys (pegzilarginaza)
Prezentare generala a Loargys si motivele autorizarii medicamentului in UE

Ce este Loargys si pentru ce se utilizeaza?

Loargys este un medicament care se utilizeaza pentru tratarea persoanelor cu varsta peste 2 ani cu
hiperargininemie.

Pacientii cu hiperargininemie nu pot descompune aminoacidul arginina din cauza ca le lipseste enzima
hepatica arginaza 1. Prin urmare, arginina se acumuleaza in organism, ceea ce poate cauza probleme
ale sistemului nervos, de exemplu convulsii si rigiditatea picioarelor.

Hiperargininemia este rarg, iar Loargys a fost desemnat ,medicament orfan” (medicament utilizat in
boli rare) la 14 iulie 2016. Mai multe informatii despre medicamentele desemnate orfane se pot gasi pe
site-ul EMA: ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu-3-16-1701.

Loargys contine substanta activa pegzilarginaza.

Cum se utilizeaza Loargys?

Medicamentul se poate obtine numai pe baza de prescriptie medicald, iar tratamentul trebuie initiat si
supravegheat de un medic cu experienta in tratarea pacientilor cu boli metabolice ereditare. Primele
doze trebuie administrate intr-un loc in care exista asistentd medicala adecvata pentru gestionarea
reactiilor alergice.

Loargys se administreaza o data pe saptamana, sub forma de perfuzie intravenoasa (picurare in vena)
sau de injectie subcutanata (sub piele). Doza depinde de greutatea pacientului si poate fi ajustata in
functie de concentratia de arginina din sangele pacientului. Trebuie efectuate regulat analize de sange
pentru monitorizarea argininei si ajustarea dozei, daca este nevoie.

Pacientii sau persoanele care i ingrijesc pot administra singuri injectia cu Loargys dupa o instruire
corespunzatoare. Ca sa-si poata administra singuri injectia cu Loargys, pacientii trebuie sa fi facut
tratament cel putin 8 sdptdmani si s primeascd o doz& de intretinere stabild. In plus, trebuie s3 aib
un risc de reactii alergice la Loargys evaluat ca fiind scazut.

Loargys se utilizeaza impreuna cu alte masuri de gestionare a bolii, de exemplu un regim alimentar
sarac in proteine, suplimente cu aminoacizi si orice alte medicamente necesare pentru tratarea bolii.
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Pentru informatii suplimentare cu privire la utilizarea Loargys, cititi prospectul sau adresati-va
medicului dumneavoastra sau farmacistului.

Cum actioneaza Loargys?

Substanta activa din Loargys, pegzilarginaza, actioneaza in mod similar cu arginaza 1, enzima care
lipseste la persoanele cu hiperargininemie. Pegzilarginaza descompune arginina in exces din sange,
ceea ce previne deteriorarea creierului si a altor organe.

Ce beneficii a prezentat Loargys pe parcursul studiilor?

Loargys a fost comparat cu placebo (un preparat inactiv) intr-un studiu care a cuprins 32 de adulti,
adolescenti si copii cu hiperargininemie. Principala masura a eficacitatii a fost modificarea concentratiei
de arginina din sédnge dupa 24 de saptamani de tratament. Studiul a aratat ca, la pacientii tratati cu
Loargys, concentratia de arginind s-a redus cu 77 %, iar la pacientii carora li s-a administrat placebo
nu s-a inregistrat nicio reducere a concentratiei de arginina.

Desi studiul a sugerat, de asemenea, ca Loargys poate imbunatati functia motorie fata de placebo,
diferenta nu a fost semnificativa statistic (adica poate fi intamplatoare). Cu toate acestea, datele
preliminare pe termen mai lung colectate dupa perioada de tratament de 24 de saptamani au indicat
ca functia motorie (mersul pe jos si statul in picioare) se poate stabiliza sau se poate imbunatati
treptat in cazul utilizarii medicamentului pe termen lung.

Care sunt riscurile asociate cu Loargys?

Pentru lista completa a reactiilor adverse si a restrictiilor asociate cu Loargys, cititi prospectul.

Cele mai frecvente reactii adverse asociate cu Loargys sunt reactiile alergice (care pot afecta mai mult
de 1 persoana din 10).

De ce a fost autorizat Loargys in UE?

S-a aratat ca Loargys reduce concentratia de arginina la pacientii cu hiperargininemie. De asemenea,
datele au indicat ca tratamentul de lunga durata cu Loargys imbunatateste sau stabilizeaza treptat
functiile motorii ale pacientilor. Desi datele privind siguranta sunt limitate, reactiile adverse sunt, in
general, considerate gestionabile terapeutic. Prin urmare, Agentia Europeana pentru Medicamente a
hotarat ca beneficiile Loargys sunt mai mari decat riscurile asociate si acest medicament poate fi
autorizat pentru utilizare in UE.

Loargys a fost autorizat in ,conditii exceptionale”. Aceasta inseamna ca, din cauza raritatii bolii, nu s-
au putut obtine informatii complete despre Loargys. In fiecare an, agentia va analiza informatiile nou
aparute, iar aceasta prezentare generala va fi actualizata, dupa caz.

Intrucat Loargys a fost autorizat in conditii exceptionale, la momentul autorizdrii, compania care
comercializeaza Loargys trebuia sa furnizeze actualizari anuale cu privire la colectarea datelor din doua
studii de registru privind eficacitatea si siguranta pe termen lung a pegzilarginazei la pacientii cu
hiperargininemie. Compania va furniza, de asemenea, rezultatele finale din doua studii privind
siguranta, tolerabilitatea si eficacitatea pegzilarginazei pe termen lung la adulti, adolescenti si copii cu
hiperargininemie. Va furniza, de asemenea, o actualizare anuala a informatiilor noi privind eficacitatea
si siguranta medicamentului in randul populatiei vizate.
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Ce masuri se iau pentru utilizarea sigura si eficace a Loargys?

Compania care comercializeaza Loargys va furniza pacientilor si ingrijitorilor materiale educationale cu
privire la manipularea si injectarea medicamentului, pentru a-i informa despre riscurile de reactii
alergice severe si necesitatea de a se adresa medicului daca au simptome.

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

Ca pentru toate medicamentele, datele cu privire la utilizarea Loargys sunt monitorizate continuu.
Reactiile adverse suspectate raportate pentru Loargys sunt evaluate cu atentie si sunt luate toate
masurile necesare pentru protectia pacientilor.

Alte informatii despre Loargys

Mai multe informatii despre Loargys se pot gasi pe site-ul agentiei:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/loargys.
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