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EPAR-Osszefoglald a nyilvanossag szamara

Myozyme

alfa-alglikozidaz

Ez a dokumentum a Myozyme-re vonatkozo6 eurépai nyilvanos értékel6 jelentés (EPAR) dsszefoglaldja.
Azt mutatja be, hogy az emberi felhasznalasra szant gyégyszerek bizottsaganak (CHMP) a gyogyszerre
vonatkoz6 értékelése miként vezetett a forgalomba hozatali engedély kiadasat tamogatoé
véleményéhez és a Myozyme alkalmazasi feltételeire vonatkozé ajanlasaihoz.

Milyen tipusua gyogyszer a Myozyme?
A Myozyme por oldatos infazié készitéséhez. A gyoégyszer hatéanyagként alfa-algliikozidazt tartalmaz.
Milyen betegségek esetén alkalmazhaté a Myozyme?

A Myozyme-et Pompe-kdrban, egy ritka 6rokletes betegségben szenved6 betegek kezelésére
alkalmazzak. A Pompe-betegségben szenvedd betegek szervezetében nincsen elegendé mennyiségli
alfa-glikozidaz enzim. Normal korilmények kozott ez az enzim végzi a glikogénként tarolt cukor
gliikozza torténd lebontasat, amit a szervezet sejtjei energiaforrasként hasznositanak. Ha az enzim
hianyzik, a glikogén felszaporodik bizonyos szévetekben, kiulénésen az izomszovetekben, ideértve a
szivet és a rekeszizmot (a tiid6 alatt elhelyezkedd f6 1€gz6 izmot) is. A glikogén progressziv
felhalmozédasa sokféle panaszt okoz, ideértve a sziv megnagyobbodasat, a légzési nehézségeket és az
izomgyengeséget. A betegség kialakulhat csecsemdkorban (,,csecsemdkorban kialakuld forma”), illetve
az élet késObbi szakaszaban is (,kés6i megjelenés(i forma”).

Mivel a Pompe-betegségben szenvedd betegek szama alacsony, a betegség ,ritkanak” mindsll, ezért a
Myozyme 2001. februar 14-én megkapta a ,ritka betegség gyodgyszere” mindsitést.

A gyogyszer csak receptre kaphato.
Hogyan kell alkalmazni a Myozyme-et?

A Myozyme-kezelést a Pompe-betegség vagy mas, hasonld tipusu orékletes betegség kezelésében
jartas orvosnak kell feltigyelnie.
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A Myozyme-et kéthetente egyszer, 20 mg/ttkg doézisu infazié formajaban alkalmazzak. Az infaziét
lassan kell kezdeni, majd sebességét fokozatosan lehet novelni, mindaddig, amig az infazi6 nem okoz
mellékhatasokat.

Hogyan fejti ki hatasat a Myozyme?

A Myozyme egy enzimpotl6 terapia. Az enzimp6tlo terapia ellatja a beteget a hianyzé enzimmel, ebben
az esetben az alfa-glikozidazzal. A Myozyme hatbéanyaga, az alfa-algliikozidaz, a human alfa-
glikozidaz masolata, amelyet egy ,rekombinans DNS technolégia” néven ismert médszerrel allitanak
el6: az enzimet egy olyan sejt termeli, amelyet az enzim elGallitdsara képessé tevé génnel (DNS)
lattak el. A helyettesitdé enzim segiti a glikogén lebontasat és megakadalyozza annak abnormalis
felszaporodasat a sejtekben.

Milyen moédszerekkel vizsgaltak a Myozyme-et?

A Myozyme-et két f6 vizsgalatban tanulmanyoztak, amelyekbe 6sszesen 39, csecsemOkorban kialakuld
Pompe-betegségben szenvedd csecsemét és harom és fél évesnél nem idésebb gyermeket vontak be.
A betegeket olyan, Pompe-betegségben szenved6 csecsemdbk és kisgyermekek ,hisztorikus
6sszehasonlitd csoportjaval” hasonlitottak dssze, akiket korabban nem kezeltek, és akik a
vizsgalatokban nem vettek részt. A hatdsossag f6 mértéke a tulélék és azon betegek szama volt,
akiknek nem volt sziiksége lélegeztetésre.

A Myozyme-et egy f6 vizsgalatban placebdval (hatdéanyag nélkili kezeléssel) is 6sszehasonlitottak,
amelyben 90, a betegség késséi megjelenés(i formajaban szenveds beteg vett részt. A hatdsossag f6
mértéke azon tavolsag névekedésének aranya volt, amelyet a betegek hat perc alatt le tudtak
gyalogolni, valamint a ,terheléses kilégzési vitalkapacitas” (tidejik miikodésének mértéke) javulasa
volt. A vizsgalat legfeljebb 18 hénapig tartott.

Milyen elonyei voltak a Myozyme alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

A hat honapnal fiatalabb csecsemdk bevonasaval végzett, els6 f6 vizsgalatban a Myozyme-mel kezelt
18 beteg mindegyike életben volt 18 hdnapos koraban, és ezen betegek kodzil 15-nek lIélegeztetésre
sem volt szilksége. Ezzel szemben, a hisztorikus ¢sszehasonlité csoportban 42-bdl csupan 1 beteg élte
meg a 18 honapos kort. Az eredményeket megerGsitette a masik vizsgalat, amelyben hat héonap és
harom és fél év kozotti gyermekek vettek részt.

A kés6i megjelenési betegség esetében a Myozyme hatékonyabbnak bizonyult a placebdnal a vizsgalat
alatt annak a tavolsagnak a ndvelésében, amelyet a betegek le tudtak gyalogolni, illetve a betegek
ttid6funkciéjanak javitasaban.

Milyen kockazatokkal jar a Myozyme alkalmazasa®?

A csecsemdkorban kialakuld Pompe-betegségben szenved6 betegekre iranyuld vizsgalatok soran a
Myozyme alkalmazasaval kapcsolatban leggyakrabban (10 beteg kozil tébb mint 1-nél) jelentkez6
mellékhatasok a tachikardia (gyors szivverés), arcpir, kbhoégés, tachypnoea (gyors légzés), hanyas,
urtikaria (csalankittés), kittés, laz, valamint csokkent oxigén szaturacio (alacsony oxigénszint a
vérben) voltak. A késGi megjelenés( betegségre vonatkozo vizsgalatban a betegeknél nagyrészt
ugyanezen mellékhatasok jelentkeztek, azonban ritkdbban, mint a csecsemdkorban kialakuld
betegségre iranyuld vizsgalatokban. A Myozyme csaknem valamennyi mellékhatasa enyhe vagy
mérsékelten sdlyos volt, és az infazié beadasakor vagy rogton utana jelentkezett. A Myozyme
hasznalataval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatas teljes felsorolasat lasd a betegtajékoztatoban!
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A Myozyme-mel kezelt betegeknél antitestek (a Myozyme-re valaszként képz6do fehérjék)
termeldédhetnek. Az antitesteknek a Myozyme biztonsagossagéara és hatékonysagara gyakorolt hatasa
még nem teljesen ismert.

A Myozyme nem alkalmazhaté olyan személyek esetében, akiknél életveszélyes anafilaktikus (sulyos
allergias) reakci6 alakult ki az alfa-alglikozidazzal vagy a készitmény barmely mas Osszetevéjével
szemben, amelyet nem lehetett kontrollalni a gyégyszer lassabb infGzidéban és alacsonyabb dézisban
torténd alkalmazasaval.

Miért engedélyezték a Myozyme forgalomba hozatalat?

A CHMP megallapitotta, hogy a Myozyme alkalmazasanak elényei meghaladjak a kockazatokat, ezért
javasolta a gyogyszerre vonatkoz6 forgalomba hozatali engedély kiadasat.

Milyen intézkedéseket hoztak a Myozyme biztonsagos hasznalatanak
biztositasa céljabol?

A Myozyme-et gyarté vallalatnal folyamatban van egy, a Myozyme biztonsagos hasznalatat szavatolé
terv megvaldsitasa, melynek soran azt figyelik meg, hogy a Myozyme-mel kezelt betegek
szervezetében termelédnek-e antitestek, mégpedig Ugy, hogy nyilvantartast készitenek az dsszes
Pompe-betegségben szenvedd betegrdl, és biztositjak, hogy az orvosok tisztaban legyenek az infuzié
altal a betegeknél kivaltott reakcidkkal.

A Myozyme-mel kapcsolatos egyéb informacio:

2006. marcius 29-én az Eurdpai Bizottsag a Genzyme Europe B.V részére a Myozyme-re vonatkozéan
kiadta az Eurépai Uni6 egész teriletére érvényes forgalomba hozatali engedélyt.

A forgalomba hozatali engedély korlatlan ideig érvényes.

A Myozyme-re vonatkozo teljes EPAR az Ugynokség weboldalan talalhat6: ema.europa.eu/Find
medicine/Human medicines/European Public Assessment Reports. Amennyiben a Myozyme-vel torténd
kezeléssel kapcsolatban bévebb informacidra van sziiksége, olvassa el a (szintén az EPAR részét
képezs) betegtajékoztatot, illetve forduljon orvosahoz vagy gyogyszerészéhez!

A ritka betegségek gyogyszereivel foglalkozé bizottsag Myozyme-re vonatkozo véleményének
osszefoglaldja az Ugynokség weboldalan talalhato: ema.europa.eu/Find medicine/Human
medicines/Rare disease designations.

Az Osszefoglald utolsé aktualizalasa: 01-2014.
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