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idursulfas

Detta ar en sammanfattning av det offentliga europeiska utredningsprotokollet (EPAR) for Elaprase.
Det forklarar hur kommittén fér humanlakemedel (CHMP) bedémt lakemedlet och hur den kommit
fram till sitt stallningstagande om att bevilja godkdnnande for forsaljning och sina rekommendationer
om hur lakemedlet ska anvandas.

Vad ar Elaprase?

Elaprase ar ett lakemedel som innehaller den aktiva substansen idursulfas. Det finns som ett
koncentrat som bereds till en infusionsvéatska, 16sning (ges som dropp i en ven).

Vad anvands Elaprase for?

Elaprase anvands for att behandla patienter med Hunters syndrom. Det &r avsett for
langtidsbehandling.

Hunters syndrom kallas ocksd mukopolysackaridos Il och ar en sallsynt och &arftlig sjukdom som framst
drabbar mén. Patienter med Hunters syndrom producerar inte enzymet iduronat-2-sulfatas. Detta
enzym ar ndédvandigt for att bryta ner &mnen i kroppen som kallas glykosaminoglykaner (GAG).
Eftersom glykosaminoglykanerna inte bryts ner hos patienter med Hunters syndrom ansamlas de sa
smaningom i de flesta av kroppens organ och skadar dem. Detta framkallar en mangd olika symtom,
framst svarigheter att andas och att ga. Om patienten inte far behandling blir symtomen varre med
tiden.

Eftersom antalet patienter med Hunters syndrom &r litet betraktas sjukdomen som sallsynt och
Elaprase klassificerades som sarlakemedel (ett lakemedel som anvands vid sallsynta sjukdomar) den
11 december 2001.

Lakemedlet ar receptbelagt.
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Hur anvands Elaprase?

Behandling med Elaprase ska dvervakas av ldkare eller annan vardpersonal som har erfarenhet av att
behandla patienter med Hunters syndrom eller andra arftliga sjukdomar som paverkar
amnesomsattningen.

Elaprase ges varje vecka som infusion i en ven med en dos pa 0,5 mg per kilogram kroppsvikt.
Infusionen ska paga i tre timmar. Sa lange patienten inte drabbas av reaktioner under infusionen
(hudutslag, klada, feber, huvudvark, forhojt blodtryck eller blodvallning) kan infusionstiden successivt
minskas till en timme.

For patienter som tolererar infusionerna val i flera manader pa en klinik kan det vara mojligt att borja
fA dem hemma. Nar infusionerna ges i hemmet maste de 6vervakas av lakare eller sjukskoterska.

Hur verkar Elaprase?

Den aktiva substansen i Elaprase, idursulfas, &r en kopia av det humana enzymet iduronat-2-sulfatas.
Idursulfas ersatter det enzym som patienter med Hunters syndrom saknar eller har brist pd. Genom
att enzymet tillférs forbattras nedbrytningen av glykosaminoglykanerna och de hindras fran att
ansamlas i kroppens vavnader. Pa sa satt kan sjukdomssymtomen forbattras.

Hur har Elaprases effekt undersokts?

Huvudstudien av Elaprase omfattade 96 manliga patienter i aldern 5-31 ar. | studien jamfordes
Elaprase med placebo (overksam behandling). De viktigaste effektmatten var lungfunktion (“forcerad
vitalkapacitet”, den maximala luftvolym som patienten kan andas ut) och den stracka som patienterna
kunde ga pa sex minuter. Detta ger ett matt pa de samlade effekter som sjukdomen har pa hjarta,
lungor, leder och andra organ. Matningarna gjordes vid studiens borjan och efter ett ars behandling.

Vilken nytta har Elaprase visat vid studierna?

Elaprase forbattrade patienternas lungfunktion och formaga att ga. Nar studien inleddes kunde
patienterna i genomsnitt ga cirka 395 meter pa sex minuter. Efter ett ar kunde de patienter som fick
Elaprase i genomsnitt ga 43 meter langre och de patienter som fick placebo kunde ga 8 meter langre.
Elaprase forbattrade ocksa lungfunktionen, medan lungfunktionen hos placebopatienterna férsamrades
nagot.

Vilka ar riskerna med Elaprase?

De vanligaste biverkningarna som orsakas av Elaprase har samband med infusionen och ar bland
annat hudreaktioner (utslag eller klada), feber, huvudvark, hégt blodtryck och hudrodnad. Andra
biverkningar som upptrader hos fler an 1 av 10 patienter ar vasande andning, dyspné
(andningssvarigheter), magsmartor, illamaende, dyspepsi (halsbranna), diarré, krakningar, svullnad pa
injektionsstallet och brostsmartor. Allvarliga allergiska reaktioner har observerats hos vissa patienter
som tagit Elaprase. En fullstandig forteckning dver biverkningar som rapporterats for Elaprase finns i
bipacksedeln.

Elaprase far inte ges till patienter som tidigare drabbats av svéara eller livshotande allergiska
(anafylaktiska) reaktioner mot idursulfas eller ndgot annat innehallsamne om deras allergi inte kan
kontrolleras. Om Elaprase ges till patienter som tidigare haft allvarliga allergiska reaktioner maste det
ges med forsiktighet och utbildad personal och utrustning for akut aterupplivning ska finnas tillganglig
under infusionen.
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Varfor har Elaprase godkants?

CHMP kom fram till att de forbattringar, om an begransade, som studien visat ger kliniska fordelar vid
behandling av Hunters syndrom. Kommittén fann att nyttan med Elaprase ar storre an riskerna och
rekommenderade att Elaprase skulle godkannas for férsaljning.

Elaprase har godkants enligt reglerna om “godkdnnande i undantagsfall”’. Detta innebar att det inte
varit mojligt att fa fullstandig information om Elaprase eftersom sjukdomen ar séllsynt. Europeiska
lakemedelsmyndigheten kommer att granska ny information om produkten varje ar och uppdatera
denna sammanfattning nar sa behovs.

Vilken information om Elaprase saknas for narvarande?

Foretaget som tillverkar Elaprase kommer att understka langtidseffekterna av lakemedlet, sarskilt med
avseende pa lungor, hjarta och blodkarl, och om det stimulerar kroppen att producera antikroppar som
kan paverka lakemedlets sékerhet och effekt.

Vad gors for att garantera séker och effektiv anvandning av Elaprase?

Rekommendationer och forsiktighetsatgarder som halso- och sjukvardspersonal och patienter ska
iaktta for saker och effektiv anvandning av Elaprase har tagits med i produktresumén och
bipacksedeln.

Mer information om Elaprase

Den 8 januari 2007 beviljade Europeiska kommissionen ett godkannande for forsaljning av Elaprase
som galler i hela EU.

EPAR for Elaprase finns i sin helhet p4 EMA:s webbplats ema.europa.eu/Find medicine/Human

medicines/European public assessment reports. Mer information om behandling med Elaprase finns i
bipacksedeln (ingar ocksa i EPAR). Du kan ocksa kontakta din lakare eller apotekspersonal.

Sammanfattningen av stallningstagandet om Elaprase fran kommittén for sarlakemedel finns p&d EMA:s
webbplats ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.

Denna sammanfattning uppdaterades senast 09-2016.
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/000700/human_med_000757.jsp&amp;mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/000700/human_med_000757.jsp&amp;mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2010/10/human_orphan_000836.jsp&amp;mid=WC0b01ac058001d12b
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