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SGhrn spravy EPAR pre verejnost

Naglazyme
galsulfaza

Toto je suhrn Eurdpskej verejnej hodnotiacej spravy (EPAR) o lieku Naglazyme. Vysvetluje, akym
spOésobom 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 odportc¢aniam, ako pouzivat liek
Naglazyme.

€o je liek Naglazyme?
Naglazyme je inflzny roztok (na kvapkanie do zily), ktory obsahuje G¢innu latku galsulfaza (1 mg/ml).

Na co sa liek Naglazyme pouziva?

Liek Naglazyme sa pouziva na lieCbu pacientov s mukopolysacharidézou VI (MPS VI alebo aj
Maroteaux-Lamyho syndrom). Toto ochorenie je sp6sobené nedostatkom enzymu nazyvaného N-
acetylgalaktozamin 4-sulfataza, ktory je potrebny na Stiepenie latok v tele oznacovanych ako
glykézaminoglykany (GAGs). Ak tento enzym nie je v tele pritomny, glykézaminoglykany sa nemézu
Stiepit a hromadia sa v bunkach. To spdsobuje priznaky ochorenia, z ktorych najnapadnejsie si maly
vzrast, velkd hlava a taZzkosti s pohybom. Ochorenie je obvykle diagnostikované u malych deti vo veku
1 az 5 rokov.

KedZe je pocet pacientov s ochorenim MPS VI nizky, ochorenie sa povazuje za zriedkavé, a preto bol
liek Naglazyme 14. februara 2001 oznaceny za liek na ojedinelé ochorenia.

Vydaj lieku je viazany na lekarsky predpis.

Ako sa liek Naglazyme uziva?

Lie¢ba liekom Naglazyme by mala prebiehat pod dohladom lekara, ktory ma skdsenosti s lie¢bou

pacientov s MPS VI alebo podobnymi chorobami. Liek by sa mal podavat tam, kde je k dispozicii
zariadenie na resuscitaciu v akutnych pripadoch.
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Liek Naglazyme sa podava ako 4-hodinova inflzia raz za tyzden. Odporucana davka je 1 mg
na kilogram telesnej védhy. Pred kaZdou infUziou by mali pacienti dostat antihistaminikum na zniZenie
rizika alergickej reakcie. Pacientom sa mbze podat aj liek na zabranenie vzniku horucky.

Akym sposobom liek Naglazyme Gcinkuje?

Liek Naglazyme je lieCba, ktorou sa nahradza enzym. V ramci liecby, ktorou sa nahradza enzym, sa

pacientom dodava tento chybajlici enzym. U¢inna latka lieku Naglazyme, galsulfaza, je képiou
ludského enzymu N-acetylgalaktozamin 4-sulfatazy. Liek Naglazyme pomaha Stiepit
glykézaminoglykany a zastavuje ich hromadenie sa v bunkach. To méze zmiernit symptémy MPS VI
vratane zlep$enia schopnosti pacientov pohybovat sa.

Galsulfaza sa vyraba tzv. technoldgiou rekombinantnej DNA: vyraba ho bunka, do ktorej bol viozeny
gén (DNA), ktory jej umoziiuje produkovat tento enzym.

Ako bol liek Naglazyme skiimany?

Liek Naglazyme sa porovnaval s placebom (zdanlivym liekom) v jednej hlavnej stadii, ktora zahfnala
39 pacientov s ochorenim MPS VI vo veku medzi 5 az 29 rokov. Hlavnou mierou Uc¢innosti lieku bola
vzdialenost, ktor mohli pacienti prejst chédzou po 24 tyzdrioch liecby.

Aky prinos preukazal liek Naglazyme v tychto stadiach?

Liek Naglazyme bol G¢innejsi ako placebo. Po 24 tyzdrioch lie¢by sa priemerna vzdialenost, ktord boli
schopni pacienti prekonat chddzou za 12 minUt prediZila o 109 metrov u pacientov lie¢enych liekom
Naglazyme v porovnani s predizenim o 18 metrov u pacientov uzivajlcich placebo.

Aké rizika sa spajaju s uzivanim lieku Naglazyme?

V Studidch najcastejsSie vedlajsie ucinky lieku Naglazyme (pozorované u viac ako 1 pacienta z 10) boli
bolest usi, dyspnoe (taZkosti s dychanim), bolest brucha a celkovéd bolest. Pacienti méZu zaznamenat
aj reakcie na inflziu (ako su horucka, zimnica, vyrazka a zihlavka). Zoznam vsetkych vedlajsich
ucinkov pozorovanych pri pouzivani lieku Naglazyme sa nachadza v pisomnej informécii pre
pouzivatelov.

Liek Naglazyme by nemali uzivat osoby, ktoré mézu byt precitlivené (alergické) na galsulfazu
alebo na iné zlozky lieku.

Preco bol liek Naglazyme povoleny?

Vybor CHMP rozhodol, Ze prinos lieku Naglazyme je vacsi nez rizikd spojené s jeho uzivanim
a odporudil udelit povolenie na uvedenie lieku na trh.

Vybor poznamenal, Ze hoci pacienti mladsi ako p&t rokov neboli zaradeni do hlavnej studie skimajlcej
liek Naglazyme, je dolezité liecit ich, ak majd zédvaznu formu ochorenia MPS VI.

Liek Naglazyme bol povoleny za ,mimoriadnych okolnosti". To znamena, ze kvoli zriedkavosti tohto
ochorenia nebolo mozZné ziskat vietky informdcie o lieku Naglazyme. Eurdpska agentira pre lieky
kazdy rok prehodnocuje vSetky nové dostupné informacie a podla potreby aktualizuje tento suhrn.
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Aké informacie o lieku Naglazyme dosial’' neboli predlozené?

Spoloénost, ktora vyraba liek Naglazyme vykondva $tidie, v ktorych sa skiima dlhodoba bezpeénost

a ucinnost lieku Naglazyme u tehotnych a dojciacich Zien a u deti mladsich ako pat rokov, pricom sa
sleduje, Ci sa u nich tvoria protilatky (bielkoviny, ktoré produkuje telo ako reakciu na liek Naglazyme,
¢o by mohlo ovplyvnit odpoved na lie¢bu) a skimaju sa aj vedlajsie Ucinky lieku. Spolo¢nost vykonava
aj studie na urCenie najlepsej davky na uzivanie u pacientov pri pravidelnej dlhodobej liecbe.

Dalsie informacie o lieku Naglazyme:

Dna 24. januara 2006 Eurdpska komisia vydala spolo¢nosti BioMarin Europe Limited povolenie
na uvedenie lieku Naglazyme na trh platné v celej Eurépskej Unii. Platnost povolenia na uvedenie na
trh je ¢asovo neobmedzena.

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

UplIné znenie spravy EPAR o lieku Naglazyme sa nachddza na webovej stranke agentlry EMA
ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European Public Assessment Reports. Ak potrebujete

dalsie informacie o liecbe liekom Naglazyme, preditajte si pisomnu informaciu pre pouzivatelov (stucéast
spravy EPAR), alebo sa obratte na svojho oSetrujiceho lekara, resp. lekarnika.

Posledna aktualizacia tohto sihrnu: 12-2010
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http://www.emea.europa.eu/pdfs/human/comp/opinion/006902en.pdf
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/000640/human_med_000918.jsp&murl=menus/medicines/medicines.jsp&mid=WC0b01ac058001d125

