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Povzetek EPAR za javnost

Aldurazyme
laronidaza

To je povzetek evropskega javnega porocila o oceni zdravila (EPAR) za zdravilo Aldurazyme. Pojasnjuje,
kako je Odbor za zdravila za uporabo v humani medicini (CHMP) ocenil to zdravilo, na podlagi Cesar je
oblikoval mnenje za izdajo dovoljenja za promet z njim in priporocila glede pogojev njegove uporabe.

Kaj je zdravilo Aldurazyme?

Zdravilo Aldurazyme je raztopina za infundiranje (kapalno infuzijo v veno), ki vsebuje zdravilno
ucinkovino laronidaza.

Za kaj se zdravilo Aldurazyme uporablja?

Zdravilo Aldurazyme se uporablja pri bolnikih s potrjeno diagnozo mukopolisaharidoze tipa | (MPS 1I; tj.
pomanjkanjem a-L-iduronidaze), in sicer za zdravljenje nenevroloskih simptomov bolezni (ki niso
povezani z mozgani ali Zivénim sistemom). Mukopolisaharidoza tipa I je redka dedna bolezen, pri kateri
je stopnja delovanja encima a-L-iduronidaze mnogo nizja od normalne. To pomeni, da se nekatere
snovi, imenovane glikozaminoglikani (GAG), ne razgradijo in se kopicijo v vecini telesnih organov, v
katerih povzrocajo Skodo. Nenevroloski znaki mukopolisaharidoze tipa | so lahko povecanje jeter, togost
sklepov, ki otezuje gibanje, manjsi volumen plju¢, sréne bolezni in oesna obolenja.

Izdaja zdravila je le na recept.
Kako se zdravilo Aldurazyme uporablja?

Zdravljenje z zdravilom Aldurazyme mora nadzorovati zdravnik, ki ima izkuSnje z zdravljenjem bolnikov
z mukopolisaharidozo tipa | ali drugimi dednimi presnovnimi boleznimi. Zdravilo Aldurazyme je treba
dati v ustreznem bolniSni¢nem ali klinicnem okolju, kjer je na voljo oprema za ozivljanje, bolniki pa
bodo pred infuzijo morda morali prejeti dolo¢ena zdravila za prepreCevanje alergijske reakcije. Zdravilo
se daje enkrat na teden kot infuzija v veno. Namenjeno je dolgotrajni uporabi.
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Kako zdravilo Aldurazyme deluje?

Zdravilna ucinkovina zdravila Aldurazyme, laronidaza, je kopija ¢love$kega encima a-L-iduronidaza.
Proizvaja se z metodo, imenovano ,tehnologija rekombinantne DNK", pri kateri encim izdelajo celice, ki
so prejele gen (DNK), kar jim omogoca tvorjenje laronidaze. Laronidaza se uporablja kot ,terapija z
nadomestnimi encimi“, kar pomeni, da nadomesca encim, ki manjka bolnikom z mukopolisaharidozo
tipa I. S tem se nadzorujejo simptomi te bolezni in izboljSa bolnikova kakovost Zivljenja.

Kako je bilo zdravilo Aldurazyme raziskano?

Zdravilo Aldurazyme so primerjali s placebom (zdravilom brez zdravilne udinkovine) pri 45 bolnikih,
starejsih od Sest let, pri katerih je bila potrjena diagnoza MPS 1. Glavno merilo ucinkovitosti je bila
forsirana vitalna kapaciteta (FVC, tj. merilo delovanja pljuc) in razdalja, ki so jo bolniki lahko prehodili v
Sestih minutah. Meritve so bile opravljene pred 26-tedenskim zdravljenjem in po njem. Po tem se je
Studija nadaljevala Se Stiri leta, vsi bolniki pa so bili zdravljeni z zdravilom Aldurazyme.

Zdravilo so proucevali tudi pri 20 otrocih, mlaj$ih od pet let, ki so zdravilo Aldurazyme prejemali eno
leto. S Studijo so proucevali zlasti varnost zdravila, merili pa so tudi njegovo sposobnost zmanjsanja
ravni GAG v urinu ter velikost jeter.

KaksSne koristi je zdravilo Aldurazyme izkazalo med Studijami?

Studija je pokazala, da je zdravilo Aldurazyme izboljsalo forsirano vitalno kapaciteto (FVC) in zmoZnost
hoje bolnikov po 26 tednih. Ta ucinek je trajal do stiri leta.

Pri otrocih, mlajSih od pet let, je zdravilo Aldurazyme zmanjSalo ravni GAG v urinu za priblizno 60 %.
Polovica zdravljenih otrok je imela ob koncu Studije jetra normalne velikosti.

Kaksna tveganja so povezana z zdravilom Aldurazyme?

Vecina nezelenih ucinkov, opazenih pri uporabi zdravila Aldurazyme, so reakcije, ki se pojavijo zaradi
postopka infuzije, in ne reakcije na samo zdravilo. Nekateri ucinki so resni, vendar njihovo Stevilo
sCasoma upade. Najpogostejsi nezeleni ucinki pri bolnikih, starejsih od pet let (opazeni pri ve¢ kot 1
bolniku od 10), so glavobol, navzeja (slabost), bolecine v trebuhu, izpuscaji, artropatija (poskodbe
sklepov), artralgija (bolecine v sklepih), bolecine v hrbtu, boleine v okoncinah (dlaneh in stopalih),
zardevanje, pireksija (poviSana telesna temperatura) ter reakcije na mestu infuzije. Pri bolnikih, mlajSih
od pet let, so najpogostejsi nezeleni ucinki (opazeni pri vec kot 1 bolniku od 10) zviSan krvni tlak,
zmanjSana nasicenost s kisikom (merilo uspesnosti delovanja pljuc), tahikardija (hitro bitje srca),
pireksija in mrzlica. Za celoten seznam nezelenih ucinkov, o katerih so porocali pri uporabi zdravila
Aldurazyme, glejte navodilo za uporabo.

Skoraj pri vseh bolnikih, ki prejemajo zdravilo Aldurazyme, nastanejo protitelesa (beljakovine, ki
nastanejo v odziv na zdravljenje s tem zdravilom). Ucinek teh na varnost in ucinkovitost zdravila Se ni
v celoti znan.

Zdravila Aldurazyme ne smejo uporabljati osebe, ki so hudo alergi¢ne na laronidazo ali katero koli
drugo sestavino zdravila.
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Zakaj je bilo zdravilo Aldurazyme odobreno?

CHMP je zakljucil, da zdravilo Aldurazyme zagotavlja ucinkovit nadzor simptomov mukopolisaharidoze
tipa I. Zakljucil je, da so koristi zdravila Aldurazyme vecje od z njim povezanih tveganj, in priporocil,
da se zanj izda dovoljenje za promet.

Zdravilo Aldurazyme je pridobilo dovoljenje za promet v ,izjemnih okolis¢inah", saj so bile zaradi
redkosti bolezni ob odobritvi zdravila na voljo le omejene informacije. Ker je druzba predloZila
zahtevane dodatne informacije, so ,izjemne okolis¢ine" prenehale veljati 16. decembra 2015.

Druge informacije o zdravilu Aldurazyme

Evropska komisija je dovoljenje za promet z zdravilom Aldurazyme, veljavno po vsej Evropski uniji,
izdala 10. junija 2003.

Celotno evropsko javno porocilo o oceni zdravila (EPAR) za zdravilo Aldurazyme je na voljo na spletni
strani agencije: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports.

Za vec informacij o zdravljenju z zdravilom Aldurazyme preberite navodilo za uporabo (ki je prav tako
del EPAR) ali se posvetujte z zdravnikom ali farmacevtom.

Povzetek je bil nazadnje posodobljen 11-2015.
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