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Sahrn spravy EPAR pre verejnost

Myozyme

alglukozidaza alfa

Toto je sthrn Eurdpskej verejnej hodnotiacej spravy (EPAR) o lieku Myozyme. Vysvetluje, akym
spésobom Vybor pre lieky na humanne pouzitie (CHMP) vyhodnotil liek a dospel k stanovisku

v prospech vydania povolenia na uvedenie lieku na trh, ako aj k odportiéaniam, ako pouzivat liek
Myozyme.

Co je liek Myozyme?

Liek Myozyme je prasok, z ktorého sa pripravuje infuzny roztok (na kvapkanie do zily). Obsahuje
ucinnu latku alglukozidaza alfa.

Na co sa liek Myozyme pouziva?

Liek Myozyme sa pouziva na lie¢bu pacientov s Pompeho chorobou, ¢o je zriedkava dedi¢na porucha.
Pacienti s Pompeho chorobou nemaju dostatok enzymu nazyvaného alfa-glukozidaza. Tento enzym
zvycajne rozklada cukor ulozeny ako glykogén na glukdzu, ktord telové bunky mézu vyuzit ako zdroj
energie. Ak tento enzym chyba, glykogén sa hromadi v urcitych tkanivach, najma vo svaloch vratane
srdca a branice (hlavného dychacieho svalu pod plicami). Progresivne hromadenie glykogénu
zapricifiuje rézne priznaky vratane zva¢seného srdca, dychacich tazkosti a svalovej slabosti. Tato
choroba sa mdze prejavit hned po narodeni (ndstup choroby hned po narodeni) alebo neskér (nastup
choroby v neskorSom veku).

KedZe je pocet pacientov s Pompeho chorobou nizky, choroba sa povaZuje za zriedkavl, a preto bol
liek Myozyme 14. februara 2001 oznaceny za liek na zriedkavé choroby.

Vydaj lieku je viazany na lekarsky predpis.
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Ako sa liek Myozyme uziva?

Na lie¢bu liekom Myozyme by mal dohliadat lekar, ktory ma sklsenosti s lie¢enim pacientov s Pompeho
chorobou alebo inymi dedi¢nymi chorobami rovnakého druhu.

Liek Myozyme sa podava ako infuzia v davke 20 mg na kilogram telesnej hmotnosti, a to jedenkrat za
dva tyzdne. InfGzia by sa mala zacat podavat pomaly a mala by sa postupne zrychlovat, ak sa
neobjavia zZiadne vedlajsie ucinky inflzie.

Akym sposobom liek Myozyme uUcinkuje?

Myozyme je lieCba, ktorou sa nahradza enzym. LieCbou, ktorou sa nahradza enzym, sa pacientom
dodava chybajlci enzym. V tomto pripade je to alfa-glukozidaza. U¢inna latka lieku Myozyme,
alglukozidaza alfa, je kopiou ludskej alfa-glukozidazy, ktora sa vyraba metédou znamou ako
technolégia rekombinantnej DNA: enzym sa vytvara v bunke, do ktorej bol viozeny gén (DNA), ktory
jej umozriuje produkovat enzym. Nahradny enzym pomaha rozkladat glykogén a zabraruje jeho
abnormalnemu hromadeniu v bunkach.

Ako bol liek Myozyme skumany?

Liek Myozyme bol skiimany v dvoch hlavnych Stadiach, na ktorych sa zucastnilo celkovo 39 dojciat

a deti vo veku do tri a pol roka postihnutych Pompeho chorobou, ktora nastupila hned po narodeni.
Tito pacienti sa porovnavali s retrospektivnou porovnavacou skupinou dojciat a malych deti s Pompeho
chorobou, ktoré neboli liecené ani sa nezucastnili na studiach. Hlavnou mierou ucinnosti bol pocet
pacientov, ktori prezili, a poCet pacientov, ktori nepotrebovali ventilaciu na pomoc pri dychani.

Liek Myozyme sa takisto porovnaval s placebom (zdanlivym liekom) v jednej hlavnej stadii, na ktorej
sa zucastnilo 90 pacientov s nastupom choroby v neskorSom veku. Hlavnou mierou c¢innosti bolo
prediZenie vzdialenosti, ktor pacienti dokazali prejst za $est minut, ako aj zlepsenie ich nutenej
vitélnej kapacity (ukazovatel toho, ako dobre im funguju pltca). Studia trvala najviac 18 mesiacov.

AKky prinos preukazal liek Myozyme v tychto studiach?

V prvej hlavnej stddii, na ktorej sa zUcastnili doj¢atd mladsie ako Sest mesiacov, vietkych 18 pacientov
lieCenych liekom Myozyme Zilo vo veku 18 mesiacov a 15 z nich nepotrebovalo ventilaciu na pomoc pri
dychani. Na porovnanie, len jeden zo 42 pacientov z retrospektivnej porovnavacej skupiny zil vo veku
18 mesiacov. Tieto vysledky sa potvrdili v dal$ej studii, na ktorej sa z(¢astnili deti vo veku od Sest
mesiacov do tri a pol roka.

V pripade choroby s nastupom v neskor$om veku bol liek Myozyme v ramci tejto Studie ucinnejsi ako
placebo, a to pri predlZovani vzdialenosti, ktor( pacienti dokazali prejst, ako aj pri zlepSovani
funkcnosti ich plic.

Akeé rizika sa spajaju s uzivanim lieku Myozyme?

Pocas studii pacientov s Pompeho chorobou s nastupom hned’' po narodeni boli najcastejsie vedlajsie
ucinky lieku Myozyme (pozorované u viac ako 1 pacienta z 10) tachykardia (rychly srdcovy pulz),
navaly (sCervenanie), kasel, tachypnoe (zrychlené dychanie), vracanie, urtikaria (zihlavka), vyrazka,
pyrexia (horucka) a znizena saturacia kyslikom (nizka hladina kyslika v krvi). V §tadii choroby

s nastupom v neskorom veku boli u pacientov zaznamenané mnohé podobné vedlajsie ucinky, ktoré
sa vSak vyskytovali zriedkavejsie ako v pripade $tadii choroby s nastupom hned’ po narodeni. Takmer
vSetky vedlajsie ucinky pozorované pri uzivani lieku Myozyme sa vyskytli pocas infuzie alebo okamzite
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po nej a boli mierne alebo stredne zdvazné. Zoznam vsetkych vedlajsich uc¢inkov pozorovanych pri
pouzivani lieku Myozyme sa nachadza v pisomnej informacii pre pouzivatelov.

U pacientov, ktori uzivaju liek Myozyme, sa mbzu vytvorit protildtky (proteiny, ktoré sa produkuju ako
reakcia na liek Myozyme). Vplyv tychto protildtok na bezpecénost a ucinnost lieku Myozyme zatial nie je
znamy.

Liek Myozyme nesmu uzivat osoby, ktoré uz mali Zivot ohrozujlicu anafylaktick( (zavaznu alergickd)
reakciu na alglukozidazu alfa alebo akékolvek iné zlozky lieku, ktoré nie je mozné kontrolovat
podavanim lieku prostrednictvom pomalSej infazie a v znizenej davke.

Preco bol liek Myozyme povoleny?

Vybor CHMP rozhodol, Ze prinos lieku Myozyme je vacsi nez rizika spojené s jeho uzivanim a odporucil
udelit povolenie na uvedenie lieku na trh.

Aké opatrenia sa prijimaju na bezpecné pouzivanie lieku Myozyme?

Spolo¢nost, ktora vyraba liek Myozyme, pripravuje plan na zabezpedenie bezpeéného pouzivania lieku
Myozyme, a to predovSetkym prostrednictvom sledovania spésobu vytvarania protilatok u pacientov,
ktori uzivaju liek Myozyme, zavedenia registra v3etkych pacientov s Pompeho chorobou a zabezpecenia
toho, Ze lekari budud informovani o moznych reakciach pacientov na infaziu.

Dalsie informacie o lieku Myozyme:

Dria 29. marca 2006 Eurdpska komisia vydala spolocnosti Genzyme Europe B.V. povolenie na uvedenie
lieku Myozyme na trh platné v celej Eurépskej unii. Platnost povolenia na uvedenie na trh je éasovo
neobmedzena.

Uplné znenie spravy EPAR o lieku Myozyme na nachadza na webovej stranke agentary

EMA ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European Public Assessment Reports. Ak
potrebujete dalsie informacie o liecbe liekom Myozyme, precitajte si pisomnu informaciu pre
pouzivatelov (sucast spravy EPAR), alebo sa obratte na svojho oSetrujlceho lekdra, resp. lekarnika.

Suhrn stanoviska Vyboru pre lieky na zriedkavé choroby k lieku Myozyme sa nachadza na webovej
stranke agentdry EMA: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designations.

Poslednda aktualizacia tohto sthrnu: 01-2014.
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/000636/human_med_000917.jsp&murl=menus/medicines/medicines.jsp&mid=WC0b01ac058001d125
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000076.jsp&murl=menus/medicines/medicines.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
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