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idursulfaza

Tento dokument je suhrn Eurdpskej verejnej hodnotiacej spravy (EPAR) o lieku Elaprase. 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 odporuc¢aniam, ako pouzivat liek Elaprase.

Co je liek Elaprase?

Elaprase je liek, ktory obsahuje Ucinna latku idursulfaza. Je dostupny ako koncentrat, z ktorého sa
pripravuje infuzny roztok (na kvapkanie) do zily.

Na co sa liek Elaprase pouziva?

Liek Elaprase sa pouziva na lieCbu pacientov s Hunterovym syndromom. Tento liek je uréeny na
dlhodobé pouzivanie.

Hunterov syndrém, znamy aj ako mukopolysacharidéza 11, je zriedkava dedi¢na choroba, ktora
postihuje hlavne muzov. Pacienti s Hunterovym syndrémom neprodukujd enzym iduronat-2-sulfatazu.
Tento enzym je potrebny na Stiepenie latok v tele, ktoré sa nazyvaju glykézaminoglykany (GAG).
Ked%e pacienti s Hunterovym syndrémom nie s schopni tieto latky Stiepit, glykézaminoglykany sa
postupne hromadia takmer vo vSetkych telesnych organoch a posSkodzuju ich. Toto sa prejavuje celym
radom symptomov, predovséetkym tazkostami s dychanim a s chédzou. Bez lie¢by sa tieto symptomy
postupne zhorsuja.

KedZe je pocet pacientov s Hunterovym syndrémom nizky, toto ochorenie sa povazuje za zriedkavé, a
preto bol liek Elaprase 11. decembra 2001 oznaceny za liek na ojedinelé ochorenia.

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

Lie¢ba liekom Elaprase ma prebiehat pod dohladom lekara alebo iného zdravotnickeho odbornika, ktory
ma sklsenosti so starostlivostou o pacientov s Hunterovym syndrémom alebo s inymi dedi¢nymi
chorobami ovplyviiujucimi metabolizmus.

Liek Elaprase sa podava kazdy tyzden vo forme inflzie do Zily v davke 0,5 mg na kilogram telesnej
hmotnosti. Infizia ma trvat tri hodiny. Ak sa v$ak u pacienta nevyskytnul reakcie na inflziu (vyrazka,
svrbenie, hortcka, bolest hlavy, vysoky krvny tlak alebo navaly), liek mozno podavat rychlejsie
postupnym skracovanim dizky infazie na jednu hodinu.

Pacienti, ktori dobre znasaju inflzie pocas niekolkych mesiacov v nemocnici, mézu zacat s ich
pouZivanim doma. Domace inflzie sa maju podavat pod dohladom lekara alebo zdravotnej sestry.

Akym sposobom liek Elaprase ucinkuje?

U¢inna latka lieku Elaprase, idursulfaza, je kopiou ludského enzymu iduronat-2-sulfatazy. Nahradza
chybajuci alebo nefunkény enzym u pacientov s Hunterovym syndrémom. Nahradzanie enzymu
prispieva k rozkladu glykézaminoglykanov a zastavuje ich hromadenie v telesnom tkanive, ¢im pomaha
zlepSovat priznaky ochorenia.

Ako bol liek Elaprase skumany?

Na hlavnej $tudii, v ktorej sa porovnavala Uc¢innost lieku Elaprase s placebom (zdanlivym liekom), sa
zucastnilo 96 muzskych pacientov vo veku od 5 do 31 rokov. Hlavnym meradlom Gcinnosti bola funkcia
pllc (tzv. nutena vitalna kapacita, ¢o je maximalne mnozstvo vzduchu, ktoré pacient dokazal
vydychnut) a vzdialenost, aku bol pacient schopny prejst za Sest mindt, ¢im sa meraju kombinované
vplyvy ochorenia na srdce, plica, kiby a iné organy. Tieto merania sa uskutocnili na zacdiatku $tidie a
po jednom roku liecCby.

Aky prinos preukazal liek Elaprase v tychto stadiach?

Liek Elaprase zlepSil funkciu pltUc a schopnost chddze pacientov. Na zadiatku $tudie pacienti dokazali za
$est minut prejst priemerne priblizne 395 metrov. Po roku lieéby liekom Elaprase pacienti dokazali
prejst v priemere o0 43 m viac, pri¢om pacienti, ktori dostavali placebo, dokazali prejst iba dalsich 8

metrov. Liek zaroven zlepsil funkciu pluc, zatial' Co u pacientov lieCenych placebom doslo k miernemu
zhorSeniu.

Aké rizika sa spajaju s pouzivanim lieku Elaprase?

NajCastejsie vedlajsie UcCinky lieku Elaprase suvisia s infliziou a patria sem kozné reakcie (vyrazka
alebo svrbenie), horucka, bolest hlavy, vysoky krvny tlak a navaly. Dalsie vedlajsie Gcinky lieku
pozorované u viac ako 1 pacienta z 10 su sipot, dyspnoe (taZkosti pri dychani), abdominalna bolest
(bolest Zalidka), nauzea (pocit nevolnosti), dyspepsia (palenie zahy), hnacka, zvracanie, opuch v
mieste vpichu a bolest hrudnika. U niektorych pacientov pouzivajucich liek Elaprase boli pozorované
zavazné alergické reakcie. Zoznam vsetkych vedlajsich G¢inkov pozorovanych pri pouZivani lieku
Elaprase sa nachadza v pisomnej informacii pre pouzivatela.

Liek Elaprase nesmu pouzivat osoby, u ktorych sa v minulosti vyskytli zdvazné alebo zivot ohrozujlce
alergické (anafylactické) reakcie na idursulfazu alebo na iné zlozky lieku, ak ich alergia nie je
kontrolovatelna. Pri podavani lieku pacientom, ktori v minulosti mali zavazné alergické reakcie, sa liek
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Elaprase ma pouzivat obozretne a podas inflzie ma byt k dispozicii zaSkoleny personal a zariadenie
na resuscitaciu.

Preco bol liek Elaprase povoleny?

Vybor CHMP dospel k zaveru, Ze hoci su zlepSenia zistené v Studii obmedzené, predstavuju klinicky
prinos v liecbe Hunterovho syndrému. Vybor rozhodol, Ze prinosy lieku Elaprase su vacsie nez rizika
spojené s jeho pouzivanim a odporudil udelit povolenie na uvedenie na trh.

Liek Elaprase bol povoleny za mimoriadnych okolnosti. To znamena, ze Uplné informacie o lieku
Elaprase nebolo mozné ziskat, kedZe tato choroba je zriedkava. Eurdpska agentura pre lieky kazdy rok
prehodnocuje v3etky nové dostupné informécie a podla potreby aktualizuje tento stdhrn.

Aké informacie o lieku Elaprase dosial’ neboli predlozené?

Spoloénost vyrabajlca liek Elaprase bude skimat dlhodoby Gcinok lieku, konkrétne na plica, srdce a
krvné cievy, ako aj to, ¢i liek stimuluje telo na vytvaranie protilatok, ktoré by mohli ovplyvnit jeho
bezpecnost a Ucinnost.

va

Aké opatrenia sa prijimaja na bezpecné a ucinné pouzivanie lieku Elaprase?

Na bezpecné a ucinné pouzivanie lieku Elaprase boli do sihrnu charakteristickych vlastnosti lieku a
pisomnej informacie pre pouzivatela zahrnuté odporutcania a opatrenia, ktoré maji zdravotnicki
pracovnici a pacienti dodrziavat.

Dalsie informacie o lieku Elaprase

Dna 8. januara 2007 Eurdpska komisia vydala povolenie na uvedenie lieku Elaprase na trh platné
v celej Europskej unii.

Uplné znenie spravy EPAR o lieku Elaprase sa hachadza na webovej stranke

agentury: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports. Ak
potrebujete dalsie informacie o liecbe liekom Elaprase, precitajte si pisomnul informaciu pre pouzivatela
(sulast spravy EPAR) alebo sa obratte na svojho oSetrujiceho lekara, resp. lekarnika.

Suhrn stanoviska Vyboru pre lieky na ojedinelé ochorenia k lieku Elaprase sa nachadza na webovej
stranke agentury: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.

Posledné& aktualizacia tohto sthrnu: 09-2016
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/000700/human_med_000757.jsp&amp;mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2010/10/human_orphan_000836.jsp&amp;mid=WC0b01ac058001d12b
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