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Xenpozyme (olipudaza alfa)
Pregled zdravila Xenpozyme in zakaj je odobreno v EU

Kaj je zdravilo Xenpozyme in za kaj se uporablja?

Xenpozyme je zdravilo za zdravljenje bolnikov s pomanjkanjem kisle sfingomielinaze (ASMD),

tj. genetske motnje, znane kot Niemann-Pickova bolezen tipa A, A/B in B. Obstajajo tri vrste Niemann-
Pickove bolezni (A, B in C), ki imajo razlicne genetske vzroke in simptome. Zdravilo Xenpozyme se
uporablja za zdravljenje bolnikov z boleznijo tipa A/B ali B. Namenjeno je zdravljenju

simptomov ASMD, ki niso povezani z mozgani.

Niemann-Pickova bolezen je redka, zato je bilo zdravilo Xenpozyme 5. decembra 2016 doloceno kot
»zdravilo sirota® (zdravilo za zdravljenje redkih bolezni). Nadaljnje informacije glede doloditve zdravila
sirote lahko najdete tukaj: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu-3-01-056.

Zdravilo Xenpozyme vsebuje ucinkovino olipudaza alfa.
Kako se zdravilo Xenpozyme uporablja?

Predpisovanje in izdaja zdravila Xenpozyme je le na recept, zdravljenje z njim pa mora nadzorovati
zdravstveni delavec z izkusnjami z zdravljenjem ASMD ali drugih dednih presnovnih motenj. Zdravilo
Xenpozyme mora dati zdravstveni delavec, ki ima dostop do ustrezne medicinske opreme za
obvladovanje morebitnih hudih reakcij, kot so preobcutljivostne (alergijske) reakcije, ki prizadenejo
celotno telo (glejte poglavje o tveganjih spodaj).

Zdravilo Xenpozyme se daje z infundiranjem (kapalno infuzijo) v veno vsaka dva tedna. Priporoceni
odmerek je odvisen od bolnikove telesne mase. Zdravljenje se za¢ne z nizkim odmerkom, ki se
postopoma povecuje, dokler ni dosezen priporoceni odmerek, obicajno po 14 do 16 tednih. Infuzija
traja od 18 do 220 minut (skoraj 3,7 ure), odvisno od odmerka.

Za vec informacij glede uporabe zdravila Xenpozyme glejte navodilo za uporabo ali se posvetujte z
zdravnikom ali farmacevtom.

Kako zdravilo Xenpozyme deluje?

Zaradi genske mutacije bolniki z ASMD tipa A, A/B in B nimajo delujoCega encima, tj. kisle
sfingomielinaze, ki je prisotna v lizosomih (delih telesnih celic, ki razgrajujejo hranila in druge
materiale) in je potrebna za razgradnjo nekaterih mascob. Posledi¢no kopic¢enje mascob spremeni
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nacin delovanja celic in povzroci njihovo odmrtje, kar vpliva na normalno delovanje tkiv in organov,
vkljuéno z jetri, vranico, pljuci, srcem in mozgani.

Ucinkovina v zdravilu Xenpozyme, olipudaza alfa, je kopija encima normalne kisline sfingomielinaze.
Pricakuje se, da bo pri bolnikih nadomestil okvarjeni encim in s tem zmanjsal kopic¢enje mascob v
lizosomih ter omilil nekatere simptome bolezni. Ne pricakuje pa se, da bo izboljSal simptome, ki
prizadenejo mozgane, saj zdravilo ne more prehajati krvno-mozganske pregrade, ki kri loCuje od
mozganskega tkiva.

Kaksne koristi zdravila Xenpozyme so se pokazale v studijah?

Dokazano je bilo, da zdravilo Xenpozyme izboljSa delovanje pljuc in zmanjsa volumen vranice pri
odraslih in otrocih.

V glavni Studiji, izvedeni pri 36 odraslih z ASMD tipa B ali tipa A/B, so izboljSanje delovanja plju¢ merili
na podlagi spremembe difuzne kapacitete plju¢ za ogljikov monoksid (DLco), tj. vrste plina, ki se
uporablja v majhnih koli¢inah za merjenje kolicine kisika, ki potuje iz pljuc¢ v kri. Po enem letu
zdravljenja je bilo povecanje vrednosti DLco vecdje v skupini bolnikov, ki so prejemali zdravilo
Xenpozyme (v povprecju za 22 %), kot v skupini, ki je prejemala placebo, tj. zdravilo brez ucinkovine
(v povprecju za 3 %). Na podlagi drugih bolezni, povezanih s pljuci, se za pomembno izboljSanje Steje
povecanje za vec kot 15 %.

Poleg tega se je po enem letu zdravljenja volumen vranice pri bolnikih, ki so prejemali zdravilo
Xenpozyme, v povprecju zmanjsal za 39 %, medtem ko se je pri bolnikih, ki so prejemali placebo, v
povprecju povecal za 0,5 %. Na podlagi Gaucherjeve bolezni (druge genetske bolezni, pri kateri se
mascobe kopicijo v vranici in drugih organih) velja za kliniéno pomembno vec kot 30 -odstotno
zmanjsanje volumna vranice.

Druga glavna sStudija je bila izvedena pri 20 bolnikih, mlajSih od 18 let (Stirih mladostnikih, devetih
otrocih, sedmih dojenckih/majhnih otrocih), ki so vsi prejemali zdravilo Xenpozyme. Zdravilo je ocitno
delovalo na enak nacin in imelo enake ucinke pri otrocih in odraslih. Opazili so tudi izboljsanje
delovanja pljuc in volumna vranice, in sicer s povprecnim povecanjem vrednosti DLco za 33 % in
zmanjsanjem volumna vranice za 49 % po enem letu zdravljenja.

Kaksna tveganja so povezana z zdravilom Xenpozyme?

Najpogostejsi nezeleni ucinki zdravila Xenpozyme (ki se lahko pojavijo pri vec kot 1 od 10 bolnikov) so
glavobol, zvisana telesna temperatura, srbenje, urtikarija (srbec izpuscaj), navzeja (siljenje na
bruhanje), bruhanje, bolecine v trebuhu, bolecdine v misicah in poviSana raven C-reaktivne beljakovine
(oznacevalec vnetja) v krvi. V klini¢nih preskusanjih so se reakcije, povezane z infundiranjem, vklju¢no
s preobcutljivostnimi (alergijskimi) reakcijami, pojavile pri ve¢ kot 1 od 2 odraslih in pri priblizno 2 od
3 otrok.

Resni nezeleni ucinki, o katerih so porocali med klini¢nimi preskusanji, so ekstrasistole (dodatni srcni
utrip, ki prekine normalen srcni ritem) pri bolniku, ki je Ze imel poskodbe sréne misice. Pri otrocih so
porocali o anafilakti¢ni reakciji (nenadni, hudi alergijski reakciji) in hudih primerih urtikarije, izpuscajih,
preobcutljivosti ter zviSani ravni alanin-aminotransferaze (jetrnega encima) v krvi. Resne
preobdutljivostne reakcije, povezane z infundiranjem, so bile pri otrocih pogostejse kot pri odraslih.

Za celoten seznam nezelenih ucinkov in omejitev pri uporabi zdravila Xenpozyme glejte navodilo za
uporabo.
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Zakaj je bilo zdravilo Xenpozyme odobreno v EU?

Za bolnike z ASMD obstajajo zelo omejene moznosti zdravljenja. Dokazano je bilo, da zdravilo
Xenpozyme zagotavlja klinicno pomembne koristi bolnikom z ASMD tipa B ali tipa A/B, saj izboljSuje
delovanje plju¢ in zmanjsuje volumen vranice. Z vidika varnosti so nezeleni ucinki zdravila Xenpozyme
na sploSno blagi do zmerni. Pojavijo se lahko resnejsi nezeleni ucinki, zlasti hude alergijske reakcije,
vendar jih je mogoce obvladati z vzpostavljenimi ukrepi za zmanjSanje tveganja. Evropska agencija za
zdravila je zakljucila, da so koristi zdravila Xenpozyme vecje od z njim povezanih tveganj in da se
lahko odobri za uporabo v EU.

Kateri ukrepi se izvajajo za zagotovitev varne in ucinkovite uporabe
zdravila Xenpozyme?

Podjetje, ki trzi zdravilo Xenpozyme, mora zdravstvenim delavcem, bolnikom ali negovalcem zagotoviti
izobrazevalno gradivo, ki jim bo v pomoc pri obvladovanju tveganja za resne nezelene ucinke, zlasti
hude alergijske reakcije, povezane z infundiranjem. To vkljucuje informacije o znakih in simptomih, ki
jih je treba spremljati, ter priporocene ukrepe, ¢e se pojavijo nezeleni ucinki.

Priporocila in previdnostni ukrepi, ki jih morajo za varno in ucinkovito uporabo zdravila Xenpozyme
upostevati zdravstveni delavci in bolniki, so vkljueni tudi v povzetek glavnih znacilnosti zdravila in
navodilo za uporabo.

Tako kot za vsako zdravilo se tudi podatki o uporabi zdravila Xenpozyme stalno spremljajo. Nezeleni
ucinki, o katerih so porocali pri zdravilu Xenpozyme, se skrbno ovrednotijo in po potrebi se sprejmejo
ukrepi za zascito bolnikov.

Druge informacije o zdravilu Xenpozyme

Nadaljnje informacije za zdravilo Xenpozyme so na voljo na spletni strani agencije:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/xenpozyme.
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