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EPAR kopsavilkums plasakai sabiedribai

Myozyme

alfa alglikozidaze

Sis dokuments ir Eiropas Publiska novért&juma zinojuma (EPAR) kopsavilkums par Myozyme. Taja ir
paskaidrots, ka Cilvékiem paredzéto zalu komiteja (CHMP) novértgja Sis zales, pirms sniegt pozitivu
regdistracijas apliecibas pieskirSanas atzinumu un ieteikumus par Myozyme lietosanu.

Kas ir Myozyme?

Myozyme ir pulveris, no kura gatavo skidumu inflzijai (ievadiSanai véna pa pilienam). Tas satur aktivo
vielu alfa alglikozidazi.

Kapeéec lieto Myozyme?

Myozyme lieto retas iedzimtas slimibas — Pompes slimibas — pacientu arstésanai. Pacientiem, kas slimo
ar Pompes slimibu, trikst fermenta, ko sauc par alfa glikozidazi. Sis ferments noarda cukura rezerves,
kas organisma ir glikogéna veida, parvérsot to glikozg, kuru organisma Stinas var izmantot ka
energijas avotu. Trikstot Sim fermentam, daZos audos, Tpasi muskulos, tostarp sirdi un diafragma
(galvenaja elposanas muskull, kas atrodas zem plausam), uzkrajas glikogéns. Pakapeniska glikogéna
uzkrasanas rada dazadus simptomus, pieméram, palielinas sirds izméri, ir apgritinata elposana un
muskulu vajums. ST slimiba var attistities tdlit p&c dzim$anas (,zidaina vecuma” forma) vai ari vélaka
dzives posma (,,vélina” forma).

Ta ka Pompes slimibas pacientu skaits ir mazs, slimibu uzskata par retu, un 2001. gada 14. februari
Myozyme apstiprindja ka zales retu slimibu arstésanai.

Sis zales var iegadaties tikai pret recepti.
Ka lieto Myozyme?

Myozyme lietoSana ir jauzrauga arstam, kam ir pieredze Pompes slimibas vai citu tada pasa veida
iedzimtu slimibu arstésana.
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Myozyme ievada inflzijas veida, zalu deva ir 20 mg uz 1 kermena svara kilogramu vienu reizi divas
ned€las. Infuzija jasak Iéni, péc tam pakapeniski paatrinot, ja nenovéro inflzijas izraisitas
blakusparadibas.

Ka Myozyme darbojas?

Myozyme ir fermenta aizstasanas terapijas zales. Fermentu aizstasanas terapija nodrosina pacientus ar
trikstoso fermentu; Saja gadijuma ta ir alfa glikozidaze. Myozyme aktiva viela alfa alglikozidaze ir
cilvéka fermenta alfa-glikozidazes kopija, ko iegist ar ta dévéto “rekombinanto DNS tehnologiju”: 3o
fermentu razo Sinas, kuras ir ievadits géns (DNS), kas nodroSina $a fermenta sintézi. Fermenta
aizstajéjs palidz noardit glikogénu un aptur ta parmérigu uzkrasanos Sinas.

Ka noritéja Myozyme izpete?

Myozyme novért€ja divos pamatpéetijumos, tajos ieklaujot kopuma 39 zidainus un bérnus lidz trisarpus
gadu vecumam ar ,zidaina vecuma” Pompes slimibas formu. Sos pacientus salidzindja ar , vésturiska
salidzinajuma grupu”— ar Pompes slimibu saslimusiem zidainiem un maziem bérniem, kuri nebija
arstéti un nebija ieklauti pétijumos. Efektivitates pamatraditaji bija izdzivojuso pacientu skaits un to
pacientu skaits, kuriem elposanas atvieglosanai nebija nepiecieSamas elpinasanas ierices.

Turklat Myozyme salidzinaja ar placebo (fiktivu arstésanu) viena pamatpétijuma, taja ieklaujot 90
pacientus ar slimibas vélino formu. Efektivitates pamatraditaji bija seSas mindtés pacientu noieta
attaluma palielinaanas un viniem noteikta ,forséta vitala kapacitate” (plausu darbibas raditajs). Sa
pétljuma ilgums neparsniedza 18 ménesus.

Kads ir Myozyme iedarbigums sSajos pétijumos?

Pirmaja pamatpétijuma, kura ieklava zidainus lidz seSu ménesu vecumam, visi 18 pacienti, kurus
arstéja ar Myozyme, 18 ménesu vecuma bija dzivi, un 15 no viniem nebija nepiecieSama elpinasanas
ierice, lai atvieglotu elpoSanu. Turpreti vésturiska salidzindjuma grupa 18 ménesu vecumu sasniedza
tikai viens no 42 pacientiem. Sie rezultati tika apstiprinati otraja pétijuma, kura iek|ava bérnus vecuma
no seSiem ménesiem lidz trisarpus gadiem.

Slimibas vélinas formas pacientiem Myozyme bija efektivakas par placebo, pétijuma gaita uzlabojot
gan pacientu noieta attaluma, gan plausu darbibas raditajus.

Kads pastav risks, lietojot Myozyme?

P&ttjumos ar pacientiem, kam bija Pompes slimibas zidaina vecuma forma, visbiezak novérotas
Myozyme blakusparadibas (vairak neka vienam pacientam no desmit) bija tahikardija (paatrinata
sirdsdarbiba), sejas piesartums, klepus, tahipnoja (paatrinata elposana), vemsana, natrene (niezosi
izsitumi), izsitumi, hipertermija un pazeminats piesatinajums ar skabekli (zems skabekla limenis
asinis). Pétijuma ar pacientiem, kam bija slimibas vélina forma, novéroja daudzas tadas pasas
blakusparadibas, bet tas izpaudas retak neka slimibas zidaina vecuma formas pétijumos. Gandriz visas
Myozyme blakusparadibas novéroja inflizijas laika vai uzreiz péc tas, un tas bija vaji vai vid€ji izteiktas.
Pilns visu Myozyme izraisito blakusparadibu apraksts ir atrodams zalu lietoSanas pamaciba.

Pacientiem, kuriem ievada Myozyme, var veidoties antivielas (proteini, kas tiek sintezéti, reagéjot uz
Myozyme). So antivielu ietekme uz Myozyme nekaitigumu un efektivitati vél nav noskaidrota.

Myozyme nedrikst lietot cilvéki, kam ir bijusi dzivibai bistama anafilaktiska reakcija (smaga alerdiska
reakcija) uz alfa alglikozidazi vai kadu citu So zalu sastavdalu, un S1 reakcija nebija kontroléjama,
samazinot inflzijas atrumu vai pazeminot devu.
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Kapec Myozyme tika apstiprinatas?

CHMP noléma, ka pacienta ieguvums, lietojot Myozyme, parsniedz So zalu radito risku, un ieteica
izsniegt So zalu redistracijas apliecibu.

Kas tiek darits, lai nodrosinatu nekaitigu Myozyme lietoSanu?

Uznémums, kas razo Myozyme, izstrada planu, ka nodrosinat Myozyme lietoSanas nekaitigumu,
galvenokart uzraugot, ka veidojas antivielas pacientiem, kuri sanem Myozyme, ievieSot visaptverosSu
Pompes slimibas pacientu registru, ka ari panakot arstu informétibu par iespéjamo reakciju pacientiem,
kuriem veic infuziju.

Cita informacija par Myozyme.

Eiropas Komisija 2006. gada 29. marta izsniedza Myozyme redistracijas apliecibu, kas deriga visa
Eiropas Savieniba, uznémumam Genzyme Europe B.V. Redistracijas apliecibas deriguma termins nav
ierobezZots.

Pilns Myozyme EPAR teksts ir atrodams adgentiras timekla vietné ema.europa.eu/Find medicine/Human
medicines/European Public Assessment Reports. Plasaka informacija par arstéSanu ar Myozyme
pieejama zalu lietoSanas pamaciba (kas ari ir dala no EPAR) vai ieglistama, sazinoties ar arstu vai
farmaceitu.

Retu slimibu arstéSanai paredzéto zaJu komitejas atzinuma kopsavilkums par Myozyme ir pieejams
agentiiras timekla vietné ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designations.

So kopsavilkumu p&dgjo reizi atjauninaja 01./2014.
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