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SGhrn spravy EPAR pre verejnost

Aldurazyme
laronidaza

Tento dokument je suhrn Eurépskej verejnej hodnotiacej spravy (EPAR) o lieku Aldurazyme.
Vysvetluje, akym sp6sobom Vybor pre lieky na humanne pouzitie (CHMP) vyhodnotil liek a dospel

k stanovisku v prospech vydania povolenia na uvedenie na trh, ako aj k odporiéaniam, ako pouzivat
liek Aldurazyme.

Co je liek Aldurazyme?
Aldurazyme je inflzny roztok podavany (kvapkanim) do zily, ktory obsahuje Ucinnu latku larodinazu.
Na co sa liek Aldurazyme pouziva?

Liek Aldurazyme sa pouziva u pacientov s potvrdenou diagnézou mukopolysacharidézy | (MPS 1,
nedostatok a -L-iduronidazy) na lieCbu neneurologickych prejavov choroby (t.j. symptémov, ktoré
nesuvisia s mozgom alebo nervami). MPS I je zriedkava dedi¢na choroba, pri ktorej je hladina enzymu a
-L-iduronidazy ovela nizsia, ako by mala byt. To znamena, ze latky nazyvané glykozaminoglykany
(GAG) sa nerozkladaju, ale sa hromadia v takmer vSetkych organoch v tele a poskodzuju ich.
Neneurologické prejavy MPS I sa mbzu prejavit zva¢senou pecefiou, stuhnutim kibov stazujlcim pohyb,
zmensenim kapacity pltc, ochorenim srdca a oci.

Vydaj lieku je viazany na lekarsky predpis.
Ako sa liek Aldurazyme pouziva?

Lie¢ba liekom Aldurazyme ma prebiehat pod dohladom lekara, ktory ma skisenosti so starostlivostou
o pacientov s MPS I alebo inymi dedi¢nymi metabolickymi chorobami. Liek Aldurazyme sa ma podavat
v nemocnici alebo na klinike, kde je k dispozicii zariadenie na resuscitaciu a kde mdzu pacienti dostat
pred infaziou v pripade potreby lieky na zabranenie alergickej reakcie. Liek Aldurazyme sa podava
jedenkrat tyzdenne formou inflzie do zily. Liek je ur¢eny na dlhodobé pouzivanie.
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Akym sposobom liek Aldurazyme uUcinkuje?

U¢inna latka lieku Aldurazyme, laronidéza, je kdépiou lfudského enzymu a -L-iduronidazy. Vyraba sa tzv.
technolégiou rekombinantnej DNA: enzym vyrabaju bunky, do ktorych bol vlozeny gén (DNA)
umozfiujlci tvorit laronidazu. Laroniddza sa pouziva ako tzv. substitué¢na enzymova liecba, t. j.
pacientom s MPS I sa fiou dopifia chybajlci enzym. Upravuju sa tak prejavy choroby MPS I a zlep$uje
sa kvalita zivota pacienta.

Ako bol liek Aldurazyme skimany?

Liek Aldurazyme sa porovnaval s placebom (zdanlivym liekom) v pripade 45 pacientov vo veku 6 rokov
a starsich s potvrdenou diagnézou MPS 1. Hlavnym meradlom Gcinnosti bola ndtena vitalna kapacita
(ukazovatel, ako dobre funguju plica) a vzdialenost, ktor( pacienti dokazali prejst za $est minut.
Merania sa uskutocnili pred zaciatkom lie¢by a po 26 tyzdnoch lieCby. Potom sStudia pokracovala dalsie
Styri roky a vSetci pacienti dostavali liek Aldurazyme.

U¢inky lieku Aldurazyme sa skimali aj u 20 deti mladsich ako 5 rokov, ktoré dostavali tento liek pocas
jedného roka. Studia bola zamerana predovietkym na bezpeénost lieku, ako aj na stanovenie miery
schopnosti lieku znizovat hladiny glykozaminoglykanov v mod¢i a na meranie velkosti pecene.

Aky prinos preukazal liek Aldurazyme v tychto Studiach?

Studiou sa preukazalo, ze liek Aldurazyme zlep$il ndtend vitdlnu kapacitu plic a schopnost chodze
pacientov po 26 tyzdnioch. Toto zlepsSenie sa udrzalo az Styri roky.

V pripade deti mladsich ako 5 rokov sa liekom Aldurazyme znizili hladiny glykozaminoglykanov v moci
o priblizne 60 %. Polovica lieCenych deti mala na konci Studie pecen normalnej velkosti.

AkKké rizika sa spajaju s pouzivanim lieku Aldurazyme?

Véacsina pozorovanych vedlajsich ucinkov lieku Aldurazyme st reakcie spésobené skor postupom

pri podavani infUzie ako samotnym liekom. Niektoré z nich su zavazné, ale postupom casu sa ich pocet
znizuje. NajcastejSie vedlajsie Ucinky u pacientov starsich ako pat rokov (pozorované u viac ako 1
pacienta z 10) su bolesti hlavy, nauzea (pocit nevolnosti), abdominalna (brusna) bolest, vyrazka,
artropatia (po$kodenie kibov), artralgia (bolest kibov), bolesti chrbta, bolesti v kon¢atinach (ruky a
chodidld), navaly, pyrexia (horucka) a reakcie v mieste podania infazie. V pripade pacientov mladsich
ako pét rokov su najéastejsimi vedlajsimi u¢inkami (pozorovanymi u viac ako 1 pacienta z 10) zvySeny
krvny tlak, znizena saturacia kyslikom (miera funkcie pluc), tachykardia (rychly srdcovy pulz), pyrexia
a triaSka. Zoznam vsSetkych vedlajsich Gcinkov pozorovanych pri pouzivani lieku Aldurazyme sa
nachadza v pisomnej informacii pre pouzivatela.

Takmer u vSetkych pacientov, ktori dostavaju liek Aldurazyme, sa vytvoria protilatky (proteiny, ktoré
sa vytvoria ako odpoved na liek Aldurazyme). Ich G¢inok na bezpecnost a Géinnost lieku nie je celkom
znamy.

Liek Aldurazyme nesmu pouzivat osoby s vaznou alergiou na laronidazu alebo na iné zlozky lieku.
Preco bol liek Aldurazyme povoleny?
Vybor CHMP rozhodol, Ze liek Aldurazyme poskytuje ucinnd kontrolu symptémov MPS I. Vybor CHMP

rozhodol, Ze prinosy lieku Aldurazyme su vacsie nez rizikd spojené s jeho pouzivanim a odporudil udelit
povolenie na uvedenie na trh.
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Liek Aldurazyme bol pdévodne povoleny za tzv. mimoriadnych okolnosti, pretoze kvéli zriedkavosti tohto
ochorenia bolo v ¢ase povolenia dostupné len obmedzené mnoZstvo Udajov. KedZe spolo¢nost
predlozila dalSie pozadované informacie, tieto mimoriadne okolnosti sa 16. decembra 2015 skondili.

Dalsie informacie o lieku Aldurazyme

Dna 10. juna 2003 Eurdpska komisia vydala povolenie na uvedenie lieku Aldurazyme na trh platné
v celej Eurépskej unii.

Uplné znenie spravy EPAR o lieku Aldurazyme sa nachadza na webovej stranke

agentury: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports. Ak
potrebujete dalsie informacie o liecbe liekom Aldurazyme, preditajte si pisomnu informaciu pre
pouzivatela (sUéast spravy EPAR), alebo sa obratte na svojho osetrujiceho lekara, resp. lekarnika.

Poslednéa aktualizacia tohto sthrnu: 11-2015
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/000477/human_med_000636.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
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