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SGhrn spravy EPAR pre verejnost

Glybera

alipogén tiparvovek

Tento dokument je sihrn Eurépskej verejnej hodnotiacej spravy (EPAR) e‘lieku Glybera. Vysvetluje,
akym spdsobom Vybor pre lieky na huméanne pouzitie (CHMP) vyhodnotil liek a dospel k stanovisku
v prospech vydania povolenia na uvedenie na trh, ako aj k odpofud¢aniam, ako pouzivat liek Glybera.

€o je liek Glybera?

Glybera je liek, ktory obsahuje Uc¢inna latku alipogen tiparvovek. Je dostupny vo forme injekéného
roztoku.

Glybera je druh lieku na inovativnu lieCbu“a 0znacuje sa ako tzv. liek na génovu terapiu. Ide o druh
lieku, ktory Ucinkuje tak, Ze telu dodavaigény.

Na co sa liek Glybera pouziva?

Liek Glybera sa pouziva na liecbu dospelych s deficitom lipoproteinovej lipazy a so zavaznymi alebo
viacnasobnymi epizédami pankreatitidy (zapal pankreasu), napriek strave s nizkym obsahom tuku.

Deficit lipoproteinoyvej lipazy je zriedkavé ochorenie, pri ktorom pacientom v dosledku genetickej
poruchy chyba wtele gén lipoproteinovej lipazy, teda enzym zodpovedny za odbuUravanie tukov.
Pacienti s tymtd ochorenim musia dodrziavat prisnu diétu s nizkym obsahom tuku a st nachylni na
opakované epizédy pankreatitidy, ¢o je zavazna komplikacia, ktora moze viest k ohrozeniu zivota.

Liek Glybera je uréeny iba pre tych pacientov, ktorych ochorenie sa potvrdilo primeranym genetickym
testovanim a ktori maju v krvi zistitelnd hladinu enzymu lipoproteinovej lipazy.

KedZe je pocet pacientov s deficitom lipoproteinovej lipazy nizky, ochorenie sa povazuje za zriedkavé,
a preto bol liek Glybera 8. marca 2004 oznaceny za liek na ojedinelé ochorenia (liek pouzivany pri
zriedkavych chorobach).

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

Liek Glybera sa ma predpisovat a podavat len pod dohladom lekara so skisenostami s lie¢bou deficitu
lipoproteinovej lipazy a podavanim génovej terapie.

Liek Glybera sa podava ako samostatna lieCba zahffiajluca viaceré injekcie, ktoré sa podavaja do svalov
v hornej i dolnej ¢asti néh. Mnozstvo podavaného lieku a pocet injekcii zavisi od hmotnosti pacienta.
Dalsie informécie o dévkach lieku Glybera, ktoré sa majl podévat, sa nachadzaju v sthrne
charakteristickych vlastnosti lieku (sicast spravy EPAR).

Tri dni pred podanim lieku Glybera a dvanast tyzdriov po fiom dostdvaju pacienti imunosupresivnu
liecbu na znizenie reakcie imunitného systému tela proti lieku. Vzhladom na pocet potrebnych injekcii
sa odporuda podavat ho so spinalnou alebo regiondlnou anestéziou (s liekmi, ktoré znecitliveja urcité
dasti tela, aby zablokovali bolest).

Akym sposobom liek Glybera Gcinkuje?

U¢inna latka lieku Glybera, alipogén tiparvovek, pochadza z virusu, ktory bol upraveny tak, aby
prenésal gén lipoproteinovej lipazy do buniek v tele. Pri podani do svalov upravuje nedostatok
lipoproteinovej lipazy tym, ze svalovym bunkam umozfiuje produkovat énzym. Enzym, ktory produkuju
tieto bunky, méze pomdct odblravat tuky v krvi, ¢&im sa znizi polet epizdd pankreatitidy a zavaznost
tohto ochorenia.

Virusovy material pouzity v lieku Glybera bol upraveny tak, abysnespdsoboval infekcie a nevytvaral
vlastné képie.

Ako bol liek Glybera skumany?

Liek Glybera bol skimany u 27 pacientov s deficitom lipoproteinovej lipazy, ktori jedli stravu s nizkym
obsahom tukov. Vacsina pacientov, ktorymrsa-podaval liek Glybera, dostavali aj imunosupresivnu
liecbu. Hlavnym meradlom ucinnosti bol6 ‘zrifZzenie hladiny tuku v krvi po jedle a znizenie poctu epizdd
pankreatitidy.

AKy prinos preukazal liek.Glybera v tychto studiach?

Udaje poukazali na znizenie hladiny tuku v krvi po jedle u niektorych pacientov. U niektorych pacientov
doslo aj k znizeniu podtusepizdéd pankreatitidy, ako aj k mensiemu poctu hospitalizacii a pobytov na
jednotke intenzivriej.starostlivosti. Aj ked' iSlo o Udaje iba malého poctu pacientov, vysledky naznacuju,
ze liek Glyberarbude prinosom pre pacientov so zavaznymi alebo viacnasobnymi epizédami
pankreatitidy:

Aké rizika sa spajaju s pouzivanim lieku Glybera?

NajcastejSie pozorovanym vedlajsim ucinkom lieku Glybera je bolest ndh po podani injekcii, ktora sa
vyskytla u tretiny pacientov. Dal§imi ¢asto pozorovanymi vedlajéimi G¢inkami st bolest hlavy, nava,
hypertermia (vysoka telesna teplota), kontdzia (tvorba modrin) a zvySené hladiny enzymu nazyvaného
kreatinkinaza v krvi (miera poSkodenia svalového tkaniva). Jeden pacient bol diagnostikovany s
plicnou embdliou (zrazeniny v krvnych cievach zasobujucich pltca) sedem tyzdnov po liecbe.
Vzhladom na maly pocet lieCenych pacientov tieto vedlajsie Ucinky neposkytuju Uplny obraz

o frekvencii a povahe vedlajsich Gcinkov lieku Glybera. Zoznam vSetkych vedlajsich Gcinkov
pozorovanych pri pouzivani lieku Glybera sa nachadza v pisomnej informacii pre pouzivatela.
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Liek Glybera sa nesmie pouzivat u pacientov s imunodeficienciou (oslabenou imunitou), so zvy$enym
rizikom krvécania a ochorenim svalov. Antikoagulancid, ktoré moézu zvysit krvacanie, sa nesmu
pouzivat tyzden pred lie¢bou liekom Glybera a jeden der po nej. Pacienti nesmu uzivat ani peroralnu
antikoncepciu. Zoznam vietkych obmedzeni sa nachadza v pisomnej informacii pre pouzivatela.

Preco bol liek Glybera povoleny?

Po dékladnom zvazeni vSetkych dékazov a okolnosti ochorenia vratane jeho mimoriadnej zriedkavosti
vybor CHMP dospel k zaveru, ze vysledky Studii preukazali, Ze prinosy lieku Glybera prevazuju nad
jeho rizikami u pacientov so zavaznymi alebo viacnasobnymi epizddami pankreatitidy, aj napriek
dodrziavaniu diéty s nizkym obsahom tukov. Ide o podskupinu vazne postihnutych pacientov, ktori
velmi potrebuji lie¢bu. Vybor CHMP preto odporudil vydat povolenie na uvedenie lieku na trh.

Liek Glybera bol povoleny za tzv. mimoriadnych okolnosti. To znamena, Ze kvoli zriedkavosti tohto
ochorenia nebolo mozné ziskat vietky informécie o lieku. Eurépska agentira pre lieky kazdy rok
prehodnocuje vSetky nové dostupné informacie a podla potreby aktualizuje tento,suhrn.

Aké informacie o lieku Glybera dosial’ neboli predlozené?

Podla podmienok povolenia je spoloénost povinna poskytnut dalsie dddjé-e hladine tuku v krvi po jedle
a o imunitnej odpovedi novych pacientov na liek Glybera. Spolo¢nost predloZi aj Udaje z registra na
monitorovanie vysledku u pacientov lieCenych liekom Glybera a zajucelom zlepSenia bezpecnostného
profilu lieku doplni jeho vyrobny proces o dalsi krok.

Aké opatrenia sa prijimaji na bezpecné a Gcinné pouzivanie lieku Glybera?

Na zaistenie ¢o najbezpecnejSieho pouZzivania lieku, Glybera bol vypracovany plan riadenia rizik.

Na zéklade tohto planu boli do suhrnu charakteristickych vlastnosti lieku a pisomnej informacie

pre pouzivatela zahrnuté informacie o bezpecnosti o lieku Glybera vratane prisludnych opatreni, ktoré
majl zdravotnicki pracovnici a pacienti dodrZiavat.

Spolo&nost navyse zaviedla programi obmedzeného pristupu, ktorym zabezpedi, aby sa liek Glybera po
potvrdeni diagnézy podaval naleZitym spdsobom. Tento liek sa bude doddvat iba lekdrom, ktori dostali
prisluéné vzdeldvacie materidly.a’bude sa pouZivat len na lie¢bu pacientov zaradenych do registra.
Spolo¢nost takisto poskytnépacientom a zdravotnickym pracovnikom vzdeldvacie materidly vratane
informacii o spésobe pedavania lieku Glybera, ako aj riadenia suvisiacich rizik. Pacientom sa poskytne
aj pohotovostna karta pacienta.

Dalsie informacie o lieku Glybera

Dna 25. oktobra 2012 Eurdpska komisia vydala povolenie na uvedenie lieku Glybera na trh platné
v celej Eurdpskej anii.

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

agentury: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports. Ak
potrebujete dalsie informacie o liecbe liekom Glybera, precitajte si pisomnua informaciu pre pouZivatela
(sUcast spravy EPAR) alebo sa obréatte na svojho oSetrujiceho lekédra, resp. lekarnika.

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

Poslednda aktualizacia tohto sGhrnu: 10-2015
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/002145/human_med_001480.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000542.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
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