EUROPEAN MEDICINES AGENCY

SCIENCE MEDICINES HEALTH

EMA/109796/2014
EMEA/H/C/002779

Sahrn spravy EPAR pre verejnost

Vimizim
elosulfaza alfa

Tento dokument je sihrn Eurépskej verejnej hodnotiacej spravy (EPAR) o lieku Vimizim. Vysvetluje,
akym spdsobom agentura vyhodnotila liek s cielom odporudit jeho povolenie na uvedenie na trh v EU
a podmienky jeho pouzivania. U¢elom tohto dokumentu nie je poskytnut praktické rady o tom, ako
pouzivat liek Vimizim.

Ak pacienti potrebuju praktické informacie o pouzivani lieku Vimizim, najdu ich v pisomnej informacii
pre pouzivatela alebo sa mézu obréatit na svojho oSetrujlceho lekara, resp. lekarnika.

Co je liek Vimizim a na ¢o sa pouziva?

Vimizim je liek, ktory obsahuje Gcinnu latku elosulfaza alfa. Liek sa pouziva na lieCbu pacientov

s mukopolysacharidézou typu IVA (MPS IVA, znamou tiez ako Morquio syndrom A). Tato choroba je
zapri¢inena nepritomnostou enzymu s nazvom N-acetylgalaktozamin-6-sulfataza, ktory je potrebny na
rozklad latok v tele, ktoré sa nazyvaju glykozaminoglykany (GAG). Ak tento enzym nie je pritomny
alebo je pritomny len vo velmi malom mnoZstve, GAG sa nemdzu rozlozit a ukladaju sa v kostiach

a organoch. To spdsobuje priznaky choroby, ku ktorym patria najméa kratke kosti, problémy pri pohybe
a dychani, zakalenie odi a strata sluchu.

KedZe je pocet pacientov s MPS IVA nizky, ochorenie sa povazuje za zriedkavé, a preto bol liek Vimizim
dna 24. jula 2009 oznaceny za liek na ojedinelé ochorenia.

Ako sa liek Vimizim pouziva?

Na lie¢bu liekom Vimizim ma dozerat lekar, ktory ma sklsenosti s MPS IVA alebo podobnymi
chorobami. Vydaj lieku je viazany na lekarsky predpis a liek ma podavat prislusne zaskoleny
zdravotnicky pracovnik.

Liek Vimizim je dostupny vo forme koncentratu, z ktorého sa pripravuje infazny roztok (kvapka do
zily). Odporucana davka je 2 mg na kilogram telesnej hmotnosti poddvana raz tyzdenne. Inflzia ma

7 Westferry Circus e Canary Wharf e London E14 4HB e United Kingdom
Telephone +44 (0)20 7418 8400 Facsimile +44 (0)20 7418 8416 -
E-mail info@ema.europa.eu Website www.ema.europa.eu An agency of the European Union

© European Medicines Agency, 2014. Reproduction is authorised provided the source is acknowledged.



trvat asi 4 hodiny. Pred podanim lieku Vimizim ma pacient dostat liek na prevenciu alergickej reakcie
na liek Vimizim. Pacienti mdzu dostat tiez liek na prevenciu horucky.

Akym sposobom liek Vimizim Gcinkuje?

Liek Vimizim je liecba nahradnym enzymom. Lie¢ba ndhradnym enzymom dodava pacientom enzym,
ktory im chyba. U¢inna latka lieku Vimizim, elosulfaza alfa, je képiou ludského enzymu
N-acetylgalaktozamin-6-sulfatdza. Nahradny enzym pomaha rozlozit GAG a zastavit ich ukladanie

v bunkach, ¢im sa zlepsSia symptomy MPS IVA.

Elosulfaza alfa je vyrobena metdédou, ktora je znama ako technoldgia rekombinantnej DNA: vyrabaju ju
bunky, do ktorych bol vioZzeny gén (DNA), a preto mdZu produkovat tento enzym.

Aké prinosy lieku Vimizim boli preukazané v studiach?

Liek Vimizim sa skamal v jednej hlavnej $tudii, ktorej sa zUcastnilo 176 pacientov s MPS IVA, ktora
porovnavala liek Vimizim s placebom (zdanlivym liekom). Hlavnym meradlom Gcinnosti bola zmena vo
vzdialenosti, ktor( pacienti mohli prejst za $est mindt po 6 mesiacoch liecby.

Pred lie¢cbou mohli pacienti prejst priemerne iba 200 metrov za $est minut. Po 6 mesiacoch mohli
pacienti lie¢eni odporucanou davkou lieku Vimizim prejst za Sest minut priemerne o 37 metrov viac
v porovnani s predizenim vzdialenosti o 14 metrov v pripade pacientov dostavajtcich placebo.

Z vysledkov $tudie tiez vyplyva, zZe liek by mohol u pacientov zleps$it dychanie alebo stipanie do
schodov a u deti by mohol zlepsit rast.

Aké rizika sa spajaju s pouzivanim lieku Vimizim?

NajcastejSie vedlajsie G¢inky lieku Vimizim (ktoré mézu postihnat viac ako 1 osobu z 10) su reakcie
sUvisiace s inflziou vratane bolesti hlavy, nauzea (pocit nevolnosti), vracanie, horucka, zimnica

a abdominalna bolest (bolest zalidka). Tieto vedlajsie G¢inky st zvydajne mierne alebo stredne
zavazné a Castejsie sa vyskytuju v prvych 12 tyzdrioch lieCby. Zavazné, ale menej Casté reakcie
suvisiace s inflziou zahfnali anafylaxiu (zavaznu alergicku reakciu). Zoznam vsetkych vedlajsich
ucinkov pozorovanych pri pouzivani lieku Vimizim sa nachadza v pisomnej informacii pre pouzivatela.

Liek Vimizim sa nesmie pouzivat v pripade pacientov, ktori mali Zivot ohrozujlcu alergickl reakciu na
elosulfazu alfa alebo na ktorukolvek dalSiu zlozku lieku Vimizim.

Preco bol liek Vimizim povoleny?

Vybor pre lieky na humanne pouzitie (CHMP) agentlry rozhodol, Ze prinosy lieku Vimizim su vacsie ako
rizika spojené s jeho pouzivanim a odporudil udelit povolenie na jeho pouzivanie v EU. Vybor CHMP
dospel k zaveru, ze liek Vimizim sa preukazal po 6 mesiacoch liecby ako ucinny pri zlepseni
vzdialenosti, ktord pacienti mohli prejst za Sest minut, ¢o bolo sprevadzané dalsimi prinosmi vratane
zlepSenia schopnosti vykonavat kazdodenné ¢innosti. Vybor tieZ usudil, Zze bezpeénostny profil lieku
Vimizim je zrejme kontrolovatelny a zavazné vedlajsie UCinky si menej ¢asté, ale musia sa
zhromazdovat dalSie Udaje o dlhodobej bezpecnosti.

va

Aké opatrenia sa prijimaja na bezpecné a Gucinné pouzivanie lieku Vimizim?

Na zaistenie ¢o najbezpecnejsieho pouzivania lieku Vimizim bol vypracovany plan riadenia rizik. Na
zaklade tohto planu boli do sihrnu charakteristickych viastnosti lieku a pisomnej informacie pre
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pouzivatela zahrnuté informacie o bezpecnosti lieku Vimizim vratane prislusnych opatreni, ktoré maju
zdravotnicki pracovnici a pacienti dodrziavat.

Spoloénost, ktora vyraba liek Vimizim, musi tieZz zabezpedit, aby vsetci zdravotnicki pracovnici, ktori
pravdepodobne bud( predpisovat alebo pouzivat tento liek, dostali vzdeldvaci material, ktory ich bude
informovat o pouzivani lieku a riziku zavaznych alergickych reakcii. Spolo¢nost vytvori tiez register na
posudenie dlhodobych prinosov a rizik lieku Vimizim.

Viac informéacii sa nachadza v suhrne planu riadenia rizik.

Dalsie informacie o lieku Vimizim

Dria 28. aprila 2014 Eurdpska komisia vydala povolenie na uvedenie lieku Vimizim na trh platné v celej
Eurdpskej Unii.

Uplné znenie spravy EPAR o lieku Vimizim a sthrn planu riadenia rizik sa nachadzaji na webovej
stranke agentiry: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment

reports. Ak potrebujete dalSie informacie o lieCbe liekom Vimizim, precitajte si pisomnu informaciu pre
pouzivatela (sUéast spravy EPAR) alebo sa obratte na svojho oSetrujiceho lekara, resp. lekarnika.

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

Posledna aktualizacia tohto sGhrnu: 04-2014
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http://www.ema.europa.eu/docs/en_GB/document_library/EPAR_-_Risk-management-plan_summary/human/002779/WC500162269.pdf
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/002779/human_med_001759.jsp
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/002779/human_med_001759.jsp
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000678.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
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