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Sammanfattning av EPAR for allménheten

Naglazyme
galsulfas

Detta &r en sammanfattning av det offentliga europeiska utredningsprotokollet (EPAR) for Naglazyme.

Det forklarar hur Kommittén fér humanldkemedel (CHMP) beddmt lakemedlet och hur den kommit
fram till sitt yttrande om att bevilja godk&nnande for forséljning och sina rekommendationer om hur
lakemedlet ska anvandas.

Vad ar Naglazyme?

Naglazyme ar en infusionsvatska, 16sning (ges som dropp i en ven) som innehaller den aktiva
substansen galsulfas (1 mg/ml).

Vad anvands Naglazyme for?

Naglazyme anvands for att behandla patienter med mukopolysackaridos typ VI (MPS VI eller
Maroteaux-Lamys syndrom). Sjukdomen orsakas av brist pa ett enzym kallat N-acetylgalaktosamin 4-
sulfatas som behdvs for att bryta ned a&mnen i kroppen som kallas glykosaminoglykaner (GAG). Om
enzymet saknas kan inte GAG brytas ner utan ansamlas i cellerna. Foljden blir olika sjukdomstecken.
De mest patagliga ar att patienten blir kortvaxt, far stort huvud och svarigheter att réra pa sig.
Sjukdomen diagnosticeras vanligen pa barn mellan ett och fem ars alder.

Eftersom antalet patienter med MPS VI ar litet betraktas sjukdomen som séallsynt. Den 14 februari
2001 klassificerades Naglazyme som sarlakemedel (ett lakemedel som anvénds vid séllsynta
sjukdomar).

Lakemedlet ar receptbelagt.
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Hur anvands Naglazyme?

Behandlingen med Naglazyme ska dvervakas av lakare med erfarenhet av att behandla patienter med
MPS VI eller liknande sjukdomar. Behandling ska ges dar det finns aterupplivningsutrustning sa att det
ar mojligt att hantera eventuella akuta krissituationer.

Naglazyme ges som en fyra timmar lang infusion en gang i veckan. Den rekommenderade dosen &r
1 mg per kilogram kroppsvikt. Fére varje infusion ska patienten fa ett antihistaminpreparat for att

minska risken for en allergisk reaktion. Patienterna kan eventuellt ocksa f& ett medel som férebygger
feber.

Hur verkar Naglazyme?

Naglazyme ar en enzymerséttningsbehandling. Enzymerséattningsbehandling ger patienter det enzym
de saknar. Den aktiva substansen i Naglazyme, galsulfas, ar en kopia av det humana enzymet N-
acetylgalaktosamin 4-sulfatas. Naglazyme hjalper till att bryta ner glykosaminoglykanerna och hindrar
dem fran att ansamlas i cellerna. Det gor att symtomen pa MPS VI kan lindras, bland annat att
patienternas formaga att rora sig forbattras.

Galsulfas framstalls med en metod som kallas rekombinant DNA-teknik, vilket innebar att det

framstalls av en cell som fatt en gen (DNA) som gor att cellen kan producera enzymet.

Hur har Naglazymes effekt undersokts?

Naglazyme har jamforts med placebo (overksam behandling) i en huvudstudie som omfattade 39
patienter med MPS VI i &ldrarna 5-29 ar. Huvudmattet pa effekt var hur langt patienterna kunde ga
efter 24 veckors behandling.

Vilken nytta har Naglazyme visat vid studierna?

Naglazyme var effektivare an placebo. Efter 24 veckor hade den stracka som Naglazyme-behandlade
patienter kunde gé under 12 minuter 6kat med i genomsnitt 109 meter och med 18 meter fér dem
som fick placebo.

Vilka ar riskerna med Naglazyme?

| studierna var de vanligaste biverkningarna (upptrader hos fler &n 1 av 10 patienter) ont i 6ronen,
dyspné (andningssvarigheter), magont och allman smarta. Patienter kan ocksa f& reaktioner pa
infusionen (t.ex. feber, frossa, hudutslag och nasselfeber). Férteckningen déver samtliga biverkningar
som rapporterats for Naglazyme finns i bipacksedeln.

Naglazyme ska inte ges till personer som kan vara dverkansliga (allergiska) mot galsulfas eller nagot

annat innehallsamne.

Varfor har Naglazyme godkants?

CHMP fann att fordelarna med Naglazyme ar stdrre an riskerna och rekommenderade att Naglazyme
skulle godkannas for forsaljning.

Kommittén noterade att A&ven om patienter under fem ars alder inte ingick i huvudstudien av
Naglazyme &ar det 4nda viktigt att de behandlas om de har en svar form av MPS VI.
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Naglazyme har godkants enligt forfarandet for undantagsfall. Detta innebér att det inte varit mojligt att
fa fullstandig information om Naglazyme eftersom sjukdomen &r sallsynt. Europeiska
lakemedelsmyndigheten gar varje ar igenom eventuell ny information som kan ha kommit fram och
aktualiserar denna sammanfattning nar sa behovs.

Vilken information om Naglazyme saknas for narvarande?

Foretaget som tillverkar Naglazyme genomfor studier for att félja upp Naglazymes langsiktiga sakerhet
och effekt vid behandling av gravida och ammande kvinnor liksom av barn under fem ars alder, for att
se om de utvecklar antikroppar (proteiner som kroppen bildar som en reaktion mot Naglazyme och
som skulle kunna paverka effekten av behandlingen) och for att undersoka biverkningarna av
lakemedlet. Foretaget genomfor ocksa studier for att faststalla basta dos vid regelbunden behandling
under langre tid.

Mer information om Naglazyme:

Den 24 januari 2006 beviljade Europeiska kommissionen BioMarin Europe Limited ett godkannande for
forséljning av Naglazyme som galler i hela Europeiska unionen. Godkadnnandet for forsaljning galler
utan tidsbegrénsning.

Sammanfattningen av yttrandet om Naglazyme frdn Kommittén for sarlakemedel finns pd EMA:s

webbplats ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.

EPAR finns i sin helhet p4 EMA:s webbplats under ema.europa.eu/Find medicine/Human
medicines/European Public Assessment Reports. Mer information om behandling med Naglazyme finns i
bipacksedeln (ingar ocksd i EPAR). Du kan ocksa kontakta din lakare eller ditt apotek.

Denna sammanfattning aktualiserades senast 12-2010.
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