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Souhrn zpravy EPAR urceny pro verejnost

Myozyme

alglucosidasum alfa

Tento dokument je souhrnem Evropské verejné zpravy o hodnoceni (European Public Assessment
Report, EPAR) pro pripravek Myozyme. Objasfiuje, jakym zplsobem Vybor pro humanni [é&ivé
pripravky (CHMP) vyhodnotil tento pFipravek, aby mohl vypracovat své stanovisko k vydani rozhodnuti
o registraci a doporuceni ohledné podminek pro pouzivani pfipravku Myozyme.

Co je Myozyme?

Myozyme je prasek pro pfipravu infuzniho roztoku (kapani do Zily). Obsahuje lécivou latku
alglukosidazu alfa.

Na co se pripravek Myozyme pouziva?

PFipravek Myozyme je uréen k 1é¢bé pacientl, ktefi trpi Pompeho nemoci, coZ je vzacné dédi¢né
onemocnéni. Pacienti s timto onemocnénim nemaji dostatek enzymu nazyvaného alfa-glukosidaza.
Tento enzym obvykle Stépi cukr ulozeny ve formé glykogenu na glukézu, kterou mohou buriky téla
pouzivat jako zdroj energie. Pokud tento enzym neni v téle pfitomen, glykogen se hromadi v urcitych
tkanich, zejména ve svalech, vCetné srdce a branice (hlavniho dychaciho svalu, ktery se nachazi pod
plicemi). Postupné hromadéni glykogenu je pti¢inou &iroké 8kaly ptiznakd, véetné zvétdeného srdce,
dychacich potizi a svalové slabosti. Tato nemoc se mize projevit hned po narozeni (tzv. infantilni
forma), objevit se viak mize i pozdé&ji (tzv. pozdni forma).

JelikoZ pocet pacientd s Pompeho nemoci je nizky, toto onemocnéni se povazuje za zfidka se
vyskytujici a pfipravek Myozyme byl dne 14. inora 2001 oznacen jako ,léCivy pfipravek pro vzacna
onemocnéni*.

Tento lék je dostupny pouze na |ékafsky predpis.
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Jak se pripravek Myozyme pouziva?

Lécba pripravkem Myozyme by méla probihat pod dohledem Iékare, ktery ma zkusenosti s 1é¢bou
pacientl s Pompeho nemoci nebo jinymi dédiénymi onemocnénimi stejného typu.

Pfipravek Myozyme se podava jednou za dva tydny ve formé infuze v davce 20 mg na 1 kg télesné
hmotnosti. Infuze by se méla zacit podavat pomalu a jeji rychlost by se méla postupné zvySovat,
pokud se nevyskytnou zadné vedlejsi Ucinky spojené s infuzi.

Jak pripravek Myozyme plisobi?

Pripravek Myozyme predstavuje enzymatickou substitucni 1é¢bu. Prostfednictvim enzymatické
substituéni 1é¢by je pacientim dodavan enzym, ktery jim chybi. V tomto pfipadé se jednd o alfa-
glukosidazu. Léciva latka v pripravku Myozyme, alglukosidaza alfa, je kopii lidské alfa-glukosidazy

a vyrabi se metodou oznacovanou jako ,technologie rekombinantni DNA": enzym je vytvaren bunkou,
do které byl viozen gen (DNA), diky némuz je schopna produkovat enzym. Substitu¢ni enzym
napomaha stépeni glykogenu a zabranuje jeho abnormalnimu hromadéni v burikach.

Jak byl pripravek Myozyme zkouman?

P¥ipravek Myozyme byl zkouman ve dvou hlavnich studii, do kterych bylo zafazeno celkem 39 kojencl
a déti ve véku do tfi a pdl let s infantilni formou Pompeho nemoci. Tito pacienti byli srovnavani

s ,,anamnestickou srovnavaci skupinou® kojencd a malych déti s Pompeho nemoci, ktefi nepodstoupili
Ié¢bu a nel&astnili se studii. Hlavnim méFitkem Géinnosti byl pocet pacient(, ktefi prezili, a pocet
pacientd, ktefi nepotfebovali k dychani dychaci pFistroj.

Pfipravek Myozyme byl srovnavan také s placebem (Ié¢bou nedcinnym pfipravkem) v jedné hlavni
studii, do které bylo zafazeno 90 pacientl s pozdni formou nemoci. Hlavnim méfitkem Gé&innosti bylo
zvétsSeni vzdalenosti, kterou pacienti dokazali ujit za 6 minut, a zlep3eni ,,usilovné vitalni kapacity*
(ukazatele toho, jak dobfe pracuji plice). Studie trvala az 18 mésicu.

Jaky pFinos pripravku Myozyme byl prokazan v pribéhu studii?

V prvni hlavni studii, do které byli zafazeni kojenci do 6 mésicl véku, se véech 18 pacientd Ié¢enych
piipravkem Myozyme dozilo véku 18 mésicl, pficemz 15 z nich nepotfebovalo k dychani dychaci
pristroj. V anamnestické srovnavaci skupiné se oproti tomu ze 42 pacientl jen jeden dozZil véku 18
mésicl. Tyto vysledky potvrdila dalsi studie, do které byly zafazeny déti ve véku od 6 mésict do 3,5
roku.

U pozdni formy nemoci byl v priib&hu této studie pFipravek Myozyme (&innéjéi nez placebo, pokud jde
o zvétSeni vzdalenosti, kterou pacienti dokazali ujit, a zlepseni funkce plic.

Jaka rizika jsou spojena s pripravkem Myozyme?

Mezi nejbéznéjsi vedlejsi ucinky pripravku Myozyme (zaznamenané u vice nez 1 pacienta z 10) patfily
v pribé&hu studii u pacientl s infantilni formou Pompeho nemoci tachykardie (zrychleni srdeéni
¢innosti), navaly (zrudnuti), kasel, tachypnoe (zrychlené dychani), zvraceni, kopfivka, vyrazka, pyrexie
(horecka) a snizena saturace kyslikem (nizké hladiny kysliku v krvi). V ramci studie pozdni formy
nemoci vykazovali pacienti mnoho stejnych vedlejsich G&ink{, avéak méné &asto neZ ve studiich
infantilni formy tohoto onemocnéni. Témér vSechny vedlejsi UCinky zaznamenané u pfipravku Myozyme
se objevily béhem podavani infuze nebo bezprostiedné poté a byly mirné az stiredné zavazné povahy.
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Upliny seznam vedlejsich Gcink{ hldSenych v souvislosti s pfipravkem Myozyme je uveden v piibalovych
informacich.

U pacientd, kterym je podan pfipravek Myozyme, mGze dojit k tvorbé protilatek (v reakci na podani
pfipravku Myozyme se tvofi bilkoviny). Vliv téchto protildtek na bezpecnost a Ucinnost pripravku
Myozyme dosud nebyl objasnén.

Pripravek Myozyme nesméji uzivat osoby, které mély v minulosti anafylaktickou (zavaznou alergickou)
reakci na alglukosidazu alfa nebo na kteroukoli jinou slozku pfipravku, kterd ohrozovala jejich zZivot
a kterou nebylo mozné kontrolovat podavanim pripravku formou pomalejsi infuze a snizenim davky.

Na zakladé ceho byl pripravek Myozyme schvalen?

Vybor CHMP rozhodl, Zze pfinosy pfipravku Myozyme prevysuji jeho rizika, a proto doporucil, aby mu
bylo udéleno rozhodnuti o registraci.

Jaka opatreni jsou uplatnovana k zajisténi bezpecného pouzivani pripravku
Myozyme?

Spolecnost, ktera Iécivy pFipravek Myozyme vyrabi, zavadi program pro zajisténi bezpecného pouzivani
piipravku Myozyme, a to zejména pomoci sledovani zplisobu tvorby protilatek u pacientl Ié¢enych
timto pFipravkem, zavedeni rejstiiku piistupného véem pacientlim trpicich Pompeho nemoci a zajiténi
informovanosti |ékafll ohledné& moznych reakci pacientll na infuze.

Dalsi informace o pripravku Myozyme

Evropska komise udélila rozhodnuti o registraci pfipravku Myozyme platné v celé Evropské unii
spole¢nosti Genzyme Europe B.V. dne 29. bifezna 2006. Registrace je platna po neomezenou dobu.

PIné znéni Evropské vefejné zpravy o hodnoceni (EPAR) pro pfipravek Myozyme je k dispozici na
internetovych strankach agentury na adrese ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European
Public Assessment Reports. Dalsi informace o 1é¢bé pripravkem Myozyme naleznete v pfibalovych
informacich (rovnéz soucasti zpravy EPAR) nebo kontaktujte svého lékare &i 1ékarnika.

Shrnuti stanoviska k pfipravku Myozyme, vydaného Vyborem pro |écivé pripravky pro vzacna
onemocnéni, je k dispozici na internetovych strankach agentury na adrese ema.europa.eu/Find

medicine/Human medicines/Rare disease designations.

Tento souhrn byl naposledy aktualizovan v 01-2014.
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