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Replagal

agalsidaza alfa

Prezentul document este un rezumat al Raportului public european de evaluare (EPAR) pentru
Replagal. 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 Replagal.

Ce este Replagal?

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

Pentru ce se utilizeaza Replagal?

Replagal se utilizeaza in tratarea pacientilor cu boala Fabry, o tulburare ereditara rara. Pacientii cu
boala Fabry au un deficit al enzimei numite alfa-galactozidaza A. Aceasta enzima descompune in mod
normal o substantd grasd numita globotriaozilceramida (Gb3 sau GL-3). Tn lipsa acestei enzime, Gb3
nu poate fi descompusa si se acumuleaza in celulele organismului, ca de exemplu n 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 Replagal?

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

Replagal se administreaza o data la 2 saptamani sub forma de perfuzie de 0,2 mg/kg greutate
corporala cu durata de 40 de minute. Este destinat utilizarii de lunga durata.
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Cum actioneaza Replagal?

Replagal este o terapie de substitutie enzimatica. Prin terapia de substitutie enzimatica li se asigura
pacientilor enzima lipsa. Replagal este destinat inlocuirii enzimei umane alfa-galactozidaza A, care
lipseste la persoanele cu boala Fabry. Substanta activa din Replagal, algasidaza alfa, este o copie a
enzimei umane, produsa printr-o metoda cunoscuta sub denumirea de ,,tehnologia ADN-ului
recombinant”; aceasta este produsa de celule care au primit o gena (ADN) care le face capabile sa
producd enzima. Enzima de substitutie ajuta la descompunerea Gb3 si impiedica acumularea sa in
celule.

Cum a fost studiat Replagal?

Replagal a fost comparat cu placebo (un preparat inactiv) in doua studii principale care au cuprins in
total 40 de pacienti barbati. Primul studiu a examinat efectele Replagal asupra durerii, iar al doilea a
examinat efectul sau asupra masei ventriculului (muschiul inimii) stang, un indicator al cantitatii de
Gb3 din celulele inimii. A fost investigat de asemenea efectul dozelor administrate saptamanal in loc de
o data la doud saptamani. Un studiu suplimentar a fost desfasurat pe 15 pacienti femei. Replagal a fost
evaluat, de asemenea, in studii suplimentare care au cuprins 38 de copii cu varsta de 7 ani sau peste.

Ce beneficii a prezentat Replagal pe parcursul studiilor?

Dupa 6 luni de tratament, Replagal a redus considerabil durerea la pacienti, fata de placebo. Replagal a
redus masa ventriculului stang cu 11,5 g in medie, in timp ce pacientii care au primit placebo au
prezentat o crestere a masei ventriculare stangi de 21,8 g. Efectele la pacientii femei au fost
comparabile cu efectele la pacientii barbati si dozele saptamanale nu au prezentat niciun avantaj fata
de dozele standard. Copiii care au primit Replagal nu au prezentat o crestere neasteptata a masei
inimii, iar nivelurile de Gb3 in sange s-au redus.

Care sunt riscurile asociate cu Replagal?

Cele mai frecvente efecte secundare asociate cu Replagal (observate la mai mult de 1 pacient din 10)

sunt reactiile legate de perfuzie. Acestea sunt frisoane, dureri de cap, greata, pirexie (febra), dureri si
disconfort, roseata fetei si extenuare (oboseald) si sunt rareori grave. Pentru lista completa a efectelor
secundare si a restrictiilor asociate cu Replagal, consultati prospectul.

De ce a fost aprobat Replagal?

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

Replagal a fost initial autorizat in ,,conditii exceptionale”, deoarece, din cauza ca boala este rar3,
informatiile puse la dispozitie la momentul aprobarii erau limitate. Intrucat compania a furnizat
informatiile suplimentare solicitate, ,conditiile exceptionale” au incetat la 20 iulie 2015.

Alte informatii despre Replagal

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

Prezentul rezumat a fost actualizat ultima data in 06-2015.
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/000369/human_med_001029.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
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