EUROPEAN MEDICINES AGENCY

SCIENCE MEDICINES HEALTH

EMA/670094/2015
EMEA/H/C/002145

Sammanfattning av EPAR for allméanheten

Glybera

alipogentiparvovek

Detta ar en sammanfattning av det offentliga europeiska utredningsprotokollet (EPAR) for Glybera. Det
forklarar hur kommittén for humanlakemedel (CHMP) beddmt lakemedlet och hur den kommit fram till
sitt stallningstagande om att bevilja godkannande for forsaljning ach sina rekommendationer om hur
Glybera ska anvéndas.

Vad ar Glybera?

Glybera ar ett lakemedel som innehaller den.aktiva substansen alipogentiparvovek. Det finns som
injektionsvatska, 16sning.

Glybera &r en typ av lakemedel for avancerad terapi som kallas "genterapiprodukt”. Det &r en typ av
lakemedel som verkar genom att gener fors in i kroppen.

Vad anvands Glybera'for?

Glybera anvands for atbbehandla vuxna patienter med lipoproteinlipasbrist som haft svara eller
multipla pankreatitanfall (inflammation i bukspottkdrteln) trots en fettsnal kosthallning.

Lipoproteinlipasbrist &r en sallsynt sjukdom dar patienterna har ett fel i genen for lipoproteinlipas, ett
enzym som svarar for fettnedbrytningen. Patienter med denna sjukdom maste std pa en strikt fettsnal
kost och-riskerar att fa aterkommande anfall av pankreatit, som ar en allvarlig och livshotande
komplikation.

Glybera ges bara till patienter som har fatt sin sjukdom bekraftad genom lampliga gentester och som
har sparbara halter av enzymet lipoproteinlipas i blodet.

Eftersom antalet patienter med lipoproteinlipasbrist ar litet betraktas sjukdomen som sallsynt och
Glybera klassificerades som sarlakemedel (ett lakemedel som anvands vid sallsynta sjukdomar) den
8 mars 2004.

Lakemedlet ar receptbelagt.
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Hur anvands Glybera?

Glybera far bara ordineras av och ges under 6verinseende av en lakare med utbildning i att behandla
lipoproteinlipasbrist och i genterapi.

Glybera ges som engangsbehandling med hjalp av flera injektioner i musklerna i I&r och underben.
Mangden lakemedel som ska injiceras och antalet injektioner ar beroende av patientens kroppsvikt.
Mer information om den dos Glybera som ska ges finns i produktresumén (ingar ocksa i EPAR).

Under tre dagar fore behandlingen med Glybera och tolv veckor darefter far patienterna
immunsuppressiv behandling fér att minska immunsystemets reaktioner mot lakemedlet. Till f6ljd av
de manga injektioner som kravs bor de ges med ryggmargsbedovning eller regional bedévning
(lakemedel som beddvar vissa delar av kroppen fér att blockera smartan).

Hur verkar Glybera?

Den aktiva substansen i Glybera, alipogentiparvovek, kommer fran ett virus som-har modifierats sa att
det kan béra lipoproteinlipasgenen in i kroppens celler. Nar den injiceras in i musklerna korrigerar den
lipoproteinlipasbristen genom att gora det mojligt for musklerna att producera enzymet. Enzymet som
produceras av dessa celler kan sedan hjalpa till att bryta ner fetter i blodet-0ch minskar pa sa vis
antalet pankreatitanfall och sjukdomens svarighetsgrad.

Det modifierade virusmaterial som anvénds i Glybera orsakar.inga infektioner och kan inte géra kopior
av sig sjalvt.

Hur har Glyberas effekt undersokts?

Glybera har studerats p& 27 patienter med lipopreteinlipasbrist som stod pa en fettsnal kost. De flesta
patienter som fick Glybera fick dessutom immunsuppressiv behandling. De huvudsakliga effektmatten
var sankning av fettnivderna i blodet efter méaltid och minskning av antalet pankreatitanfall.

Vilken nytta har Glybera visatvid studierna?

Uppgifterna visade att fettnivaerna'i blodet efter maltid sanktes hos vissa patienter. Man sag ocksa en
minskning av antalet pankreatitanfall hos vissa patienter, liksom farre intagningar pa sjukhus och
vistelser pa intensivvardsavdelning. Trots att det bara fanns data for ett litet antal patienter visar
resultaten att Glybera skulle vara gynnsamt for patienter som har haft svara eller multipla
pankreatitanfall.

Vilka ar riskerna med Glybera?

Den oftdst rapporterade biverkningen av Glybera ar smarta i benen efter injektionerna, som intraffar
hos en tredjedel av patienterna. Andra vanligen rapporterade biverkningar &r huvudvark, trétthet,
hypertermi (forhojd kroppstemperatur), blamarken och férhéjda nivaer i blodet av enzymet
kreatinkinas (ett tecken pa skadad muskelvavnad). En patient fick diagnosen lungemboli (koagel i
blodkarlen till lungorna) sju veckor efter behandlingen. Med tanke pa hur fa patienter som behandlats
med lakemedlet ger dessa biverkningar inte nagon heltackande bild av frekvensen och typen av
biverkningar for Glybera. En fullstandig forteckning dver biverkningar som rapporterats for Glybera
finns i bipacksedeln.

Glybera far inte ges till patienter med immunbrist (nedsatt motstandskraft mot sjukdomar), 6kad
blédningsrisk eller muskelsjukdom. Antikoagulantia, som kan 6ka bloédningen, far inte tas fran veckan
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fore behandlingen med Glybera till dagen efter. Patienter far heller inte anvanda p-piller. En fullstandig
forteckning Over restriktioner finns i bipacksedeln.

Varfor har Glybera godkants?

Efter att noggrant gatt igenom alla uppgifter och omstandigheter kring sjukdomen, daribland hur
extremt séllsynt den &r, drog CHMP slutsatsen att studiernas resultat visade att nyttan med Glybera &ar
storre an dess risker hos patienter som har haft svara eller multipla pankreatitanfall trots en fettsnal
kosthallning. Detta &r en undergrupp av allvarligt drabbade patienter med ett stort ouppfylit
medicinskt behov. CHMP rekommenderade darfor att lakemedlet skulle godkannas for forséljning.

Glybera har godkants i enlighet med reglerna om "godkannande i undantagsfall” da det inte varit
mojligt att fa fullstandig information om lakemedlet eftersom sjukdomen &r siallsynt. Europeiska
lakemedelsmyndigheten kommer att granska ny information om produkten varje ar och‘uppdatera
denna sammanfattning nar det behovs.

Vilken information om Glybera saknas for narvarande?

Enligt villkoren for godkannandet maste foretaget lamna in kompletterande uppgifter om fettnivaer i
blodet efter maltid och om immunreaktionen pa Glybera hos nya patienter. Foretaget kommer aven att
lamna in uppgifter fran ett register for att folja resultatet hos patienter som behandlats med Glybera.
Dessutom kommer ett steg att laggas till i tillverkningsprocessen for att forbattra lakemedlets
sakerhetsprofil.

Vad gors for att garantera sdker och effektiv anvandning av Glybera?

En riskhanteringsplan har tagits fram for att se till att Glybera anvands sa sakert som mojligt. |
enlighet med denna plan har sékerhetsinformation tagits med i produktresumén och bipacksedeln for
Glybera. Dar anges ocksa lampliga forsiktighetsatgarder som vardpersonal och patienter ska vidta.

Vidare har foretaget upprattat ett program for begransad atkomst for att sakerstalla att Glybera
anvands korrekt nar diagnosen har/ekraftats. Lakemedlet kommer bara att vara tillgangligt for lakare
som fatt lampligt utbildningsmaterial och kommer endast att anvandas for att behandla patienter som
deltar i registret. Foretaget kommer aven att forse patienter och vardpersonal med utbildningsmaterial
som innehaller informatiori,om hur Glybera administreras och hur riskerna med lakemedlet hanteras.
Patienterna kommer dessutom att fa ett patientvarningskort.

Mer information om Glybera

Den 25 oktobéer 2012 beviljade Europeiska kommissionen ett godkannande for forsaljning av Glybera
som galler'i, hela EU.

Det offentliga europeiska utredningsprotokollet (EPAR) finns i sin helhet pa EMA:s

webbplats ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports. Mer
information om behandling med Glybera finns i bipacksedeln (ingar ocksa i EPAR). Du kan ocksa
kontakta din lakare eller apotekspersonal.

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

Denna sammanfattning uppdaterades senast 10-2015.
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/002145/human_med_001480.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000542.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
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