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1. NAZWA PRODUKTU LECZNICZEGO 
 
Fabrazyme 35 mg proszek do sporządzania koncentratu roztworu do infuzji 
Fabrazyme 5 mg proszek do sporządzania koncentratu roztworu do infuzji 
 
 
2. SKŁAD JAKOŚCIOWY I ILOŚCIOWY 
 
Fabrazyme 35 mg proszek do sporządzania koncentratu roztworu do infuzji 
 
Każda fiolka produktu leczniczego Fabrazyme zawiera 35 mg agalzydazy beta. Po dodaniu 7,2 ml 
wody do wstrzykiwań, każda fiolka produktu leczniczego Fabrazyme zawiera 5 mg/ml (35 mg/7 ml) 
agalzydazy beta. Rekonstytuowany koncentrat należy rozcieńczyć (patrz punkt 6.6). 
 
Fabrazyme 5 mg proszek do sporządzania koncentratu roztworu do infuzji 
 
Każda fiolka produktu leczniczego Fabrazyme zawiera 5 mg agalzydazy beta. Po dodaniu 1,1 ml 
wody do wstrzykiwań, każda fiolka produktu leczniczego Fabrazyme zawiera 5 mg/ml agalzydazy 
beta. Rekonstytuowany koncentrat należy rozcieńczyć (patrz punkt 6.6). 
 
Agalzydaza beta jest postacią ludzkiej α-galaktozydazy A i wytwarzana jest metodą rekombinacji 
DNA z użyciem hodowli komórek jajnika chomika chińskiego (CHO). Sekwencja aminokwasów 
postaci rekombinowanej, jak również sekwencja nukleotydów, która ją koduje są identyczne 
z naturalną postacią α-galaktozydazy A. 
 
Pełny wykaz substancji pomocniczych, patrz punkt 6.1. 
 
 
3. POSTAĆ FARMACEUTYCZNA 
 
Proszek do sporządzania koncentratu roztworu do infuzji. 
Liofilizat lub proszek o barwie białej lub białawej. 
 
 
4. SZCZEGÓŁOWE DANE KLINICZNE  
 
4.1 Wskazania do stosowania 
 
Produkt leczniczy Fabrazyme jest stosowany w długotrwałej enzymatycznej terapii zastępczej 
u pacjentów z potwierdzonym rozpoznaniem choroby Fabry’ego (niedobór α-galaktozydazy A).  
 
Produkt leczniczy Fabrazyme jest wskazany do stosowania u dorosłych, dzieci i młodzieży w wieku 
8 lat i starszych. 
 
4.2 Dawkowanie i sposób podawania  
 
Leczenie produktem leczniczym Fabrazyme powinno być prowadzone pod nadzorem lekarza 
mającego doświadczenie w leczeniu pacjentów z chorobą Fabry’ego lub innymi dziedzicznymi 
chorobami metabolicznymi. 
 
Dawkowanie 
 
Zalecana dawka produktu leczniczego Fabrazyme wynosi 1 mg/kg mc. podawana raz na dwa tygodnie 
w infuzji dożylnej. 
 
Infuzje produktu leczniczego Fabrazyme w domu można rozważyć u pacjentów, którzy dobrze je 
tolerują. Decyzja o przeprowadzaniu infuzji w domu powinna zostać podjęta zgodnie z oceną 
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i zaleceniem lekarza prowadzącego. Pacjenci, u których podczas infuzji domowych występują reakcje 
niepożądane muszą natychmiast przerwać infuzję i skorzystać z pomocy fachowego personelu 
medycznego. Przeprowadzenie kolejnych infuzji może wymagać warunków klinicznych. Dawka 
i szybkość infuzji w domu powinny być stałe i nie należy ich zmieniać bez nadzoru fachowego 
personelu medycznego. 
 
Szczególne grupy pacjentów 
 
Zaburzenia czynności nerek 
U pacjentów z niewydolnością nerek nie ma konieczności zmiany dawki leku. 
 
Zaburzenia czynności wątroby 
Nie przeprowadzono badań u pacjentów z niewydolnością wątroby. 
 
Pacjenci w podeszłym wieku 
Nie ustalono bezpieczeństwa i skuteczności produktu leczniczego Fabrazyme u pacjentów w wieku 
powyżej 65 lat, dlatego nie można obecnie zalecić schematu dawkowania u tych pacjentów.  
 
Dzieci i młodzież 
Nie ustalono bezpieczeństwa i skuteczności produktu leczniczego Fabrazyme u dzieci w wieku od 
0 do 7 lat. Aktualnie dostępne dane są przedstawione w punktach 5.1 i 5.2, jednak na ich podstawie 
nie można zalecić schematu dawkowania u dzieci w wieku od 5 do 7 lat. Brak dostępnych danych 
dotyczących dzieci w wieku od 0 do 4 lat. 
Nie jest konieczne dostosowanie dawki u dzieci w wieku 8-16 lat 
 
U pacjentów o masie ciała <30 kg, maksymalna szybkość infuzji powinna wynosić 0,25 mg/min 
(15 mg/godz.). 
 
Sposób podawania 
 
Produkt leczniczy Fabrazyme należy podawać we wlewie dożylnym (iv.). 
 
Początkowa szybkość infuzji (iv.) nie powinna być większa niż 0,25 mg/min (15 mg/godzinę). 
Szybkość infuzji można zmniejszyć w przypadku wystąpienia reakcji związanych z infuzją.  
 
Po ustaleniu tolerancji pacjenta, szybkość podawania można zwiększać w zakresie od 0,05 do 
0,083 mg/min (zakres od 3 do 5 mg/godz.) podczas każdej kolejnej infuzji. W badaniach klinicznych z 
udziałem pacjentów z klasyczną postacią choroby, szybkość infuzji zwiększano stopniowo, aż do 
osiągnięcia minimalnego czasu infuzji wynoszącego 2 godziny. Osiągnięto go po podaniu 8 
początkowych infuzji z szybkością 0,25 mg/min (15 mg/godz.), bez żadnych reakcji związanych z 
infuzją (ang. Infusion associated reactions, IARs), zmiany szybkości infuzji lub przerwania infuzji. 
Dalsze skrócenie czasu infuzji do 1,5 godziny było możliwe u pacjentów, u których nie wystąpiły 
nowe IARs podczas ostatnich 10 infuzji lub nie zgłoszono ciężkich działań niepożądanych podczas 
ostatnich 5 infuzji. Każdy wzrost szybkości o 0,083 mg/min (~5 mg/godz.) był utrzymywany przez 3 
kolejne infuzje, bez żadnych nowych IARs, zmiany szybkości infuzji lub przerwania infuzji przed 
kolejnym zwiększeniem szybkości infuzji.  
 
Instrukcja dotycząca rekonstytucji i rozcieńczania produktu leczniczego przed podaniem, patrz 
punkt 6.6. 
 
4.3 Przeciwwskazania 
 
Zagrażająca życiu nadwrażliwość (reakcja anafilaktyczna) na substancję czynną lub na którąkolwiek 
substancję pomocniczą wymienioną w punkcie 6.1. 
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4.4 Specjalne ostrzeżenia i środki ostrożności dotyczące stosowania  
 
Immunogenność 
 
Ponieważ agalzydaza beta (r-hαGAL) jest rekombinowanym białkiem, u pacjentów z niewielką lub 
z brakiem rezydualnej aktywności enzymu można spodziewać się pojawienia przeciwciał IgG. 
U większości pacjentów przeciwciała IgG przeciwko r-hαGAL pojawiają się najczęściej w ciągu 
3 miesięcy od pierwszego podania produktu leczniczego Fabrazyme. Podczas badań klinicznych 
w miarę upływu czasu, u większości serododatnich pacjentów stwierdzono zarówno zmniejszenie 
miana przeciwciał (na podstawie więcej niż czterokrotnego zmniejszenia miana przeciwciał pomiędzy 
najwyższym pomiarem a ostatnim pomiarem u 40% pacjentów), tolerancję (brak wykrywalnych 
przeciwciał potwierdzony przez 2 kolejne analizy radioimmunoprecypitacji u 14% pacjentów) jak 
i brak zmian (35% pacjentów). 
 
Reakcje związane z infuzją 
 
U pacjentów z przeciwciałami przeciwko r-hαGAL istnieje większe ryzyko wystąpienia reakcji 
związanych z infuzją (IARs), które są określane jako reakcje niepożądane występujące w dniu podania 
infuzji. W przypadku takich pacjentów, podczas ponownego podawania agalzydazy beta należy 
zachować ostrożność (patrz punkt 4.8). Należy monitorować stężenie przeciwciał. 
 
Podczas badań klinicznych u sześćdziesięciu siedmiu procent (67%) pacjentów wystąpiła 
przynajmniej jedna reakcja związana z infuzją (patrz punkt 4.8). Częstość występowania takich reakcji 
malała wraz z upływem czasu. Podczas badań klinicznych pacjenci, u których pojawiły się łagodne 
lub umiarkowane reakcje związane z infuzją podczas leczenia agalzydazą beta kontynuowali leczenie 
po zmniejszeniu szybkości podawania produktu leczniczego (~ 0,15 mg/min; 10 mg/godzinę) i (lub) 
stosowaniu premedykacji lekami przeciwhistaminowymi, paracetamolem, ibuprofenem i (lub) 
kortykosteroidami. 
 
Nadwrażliwość 
 
Tak, jak w przypadku innych podawanych dożylnie produktów leczniczych zawierających białko, 
mogą wystąpić reakcje nadwrażliwości typu alergicznego. 
 
U niewielkiej liczby pacjentów wystąpiły reakcje przypominające nadwrażliwość wczesną (Typu I). 
Jeśli wystąpią ciężkie reakcje typu alergicznego lub typu anafilaktycznego, należy natychmiast 
przerwać podawanie produktu leczniczego Fabrazyme i rozpocząć odpowiednie leczenie. Należy 
przestrzegać aktualnych standardów medycznych obowiązujących w leczeniu nagłych przypadków. 
W badaniu klinicznym sześciu pacjentom z dodatnim wynikiem na obecność przeciwciał IgE lub 
z dodatnim wynikiem testu skórnego na produkt ponownie, ostrożnie podawano produkt leczniczy 
Fabrazyme. Podczas tego badania klinicznego produkt był podawany w małej dawce i z mniejszą 
szybkością infuzji (1/2 dawki leczniczej z 1/25 początkowej standardowo zalecanej szybkości). Jeśli 
pacjent toleruje produkt leczniczy, dawkę można zwiększyć do osiągnięcia dawki leczniczej 
wynoszącej 1 mg/kg mc., a w miarę dalszej poprawy tolerancji szybkość podawania można stopniowo 
zwiększać. 
 
Pacjenci z zaawansowaną chorobą nerek 
 
U pacjentów z zaawansowaną chorobą nerek wpływ leczenia produktem leczniczym Fabrazyme na 
nerki może być ograniczony. 
 
Sód 
 
Ten produkt leczniczy zawiera mniej niż 1 mmol (23 mg) sodu na fiolkę, to znaczy produkt uznaje się 
za „wolny od sodu”. 
 
Identyfikowalność 



   5 

 
W celu poprawienia identyfikowalności biologicznych produktów leczniczych należy czytelnie 
zapisać nazwę i numer serii podawanego produktu. 
 
4.5 Interakcje z innymi produktami leczniczymi i inne rodzaje interakcji 
 
Nie przeprowadzono badań dotyczących interakcji i badań in vitro dotyczących metabolizmu. Biorąc 
pod uwagę metabolizm agalzydazy beta, nie wydaje się, aby uczestniczyła ona w interakcjach 
z innymi produktami leczniczymi, w których pośredniczy cytochrom P450. 
 
Produktu leczniczego Fabrazyme nie należy podawać z chlorochiną, amiodaronem, monobenzonem 
czy gentamycyną z powodu teoretycznego ryzyka zahamowania aktywności wewnątrzkomórkowej 
α-galaktozydazy A.  
 
4.6 Wpływ na płodność, ciążę i laktację 
 
Ciąża 
 
Dostępne są ograniczone dane dotyczące stosowania agalzydazy beta u kobiet w ciąży. 
 
Badania na zwierzętach nie wykazały bezpośredniego ani pośredniego toksycznego wpływu na 
reprodukcję (patrz punkt 5.3). W celu zachowania ostrożności należy unikać stosowania produktu 
leczniczego Fabrazyme w okresie ciąży.  
 
Karmienie piersią 
 
Agalzydaza beta przenika do mleka ludzkiego. Wpływ agalzydazy beta na noworodki/niemowlęta jest 
nieznany. Należy podjąć decyzję, czy przerwać karmienie piersią czy odstawić produkt leczniczy 
Fabrazyme, biorąc pod uwagę korzyści z karmienia piersią dla dziecka oraz korzyści z leczenia dla 
kobiety.  
 
Płodność 
 
Nie przeprowadzono badań oceniających potencjalny wpływ produktu leczniczego Fabrazyme na 
płodność. 
 
4.7 Wpływ na zdolność prowadzenia pojazdów i obsługiwania maszyn 
 
Produkt leczniczy Fabrazyme wywiera niewielki wpływ na zdolność prowadzenia pojazdów 
i obsługiwania maszyn w dniu jego podania, ponieważ mogą wystąpić zawroty głowy pochodzenia 
ośrodkowego, senność, zawroty głowy pochodzenia obwodowego (błędnikowego) i omdlenia (patrz 
punkt 4.8). 
 
4.8 Działania niepożądane 
 
Podsumowanie profilu bezpieczeństwa 
 
Ponieważ agalzydaza beta (r-hαGAL) jest białkiem rekombinowanym, u pacjentów z niewielką 
rezydualną aktywnością enzymu lub jej brakiem można spodziewać się pojawienia przeciwciał IgG. 
U pacjentów z przeciwciałami przeciwko r-hαGAL istnieje większe ryzyko wystąpienia reakcji 
związanych z infuzją (IARs). U niewielkiej liczby pacjentów wystąpiły reakcje przypominające 
nadwrażliwość wczesną (Typu I) (patrz punkt 4.4).  
 
Do bardzo częstych reakcji niepożądanych należały: dreszcze, gorączka, uczucie zimna, nudności, 
wymioty, ból głowy i parestezje. U sześćdziesięciu siedmiu procent (67%) pacjentów wystąpiła 
przynajmniej jedna reakcja związana z infuzją. Po wprowadzeniu produktu leczniczego do obrotu 
zgłaszano reakcje anafilaktoidalne. 
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Tabelaryczne zestawienie działań niepożądanych 
 
Działania niepożądane zgłaszane w badaniach klinicznych obejmujących 168 pacjentów 
(154 mężczyzn i 14 kobiet) leczonych produktem leczniczym Fabrazyme podawanym w dawce 
1 mg/kg mc. co dwa tygodnie w co najmniej jednej infuzji w okresie do 5 lat zostały wymienione w 
tabeli poniżej zgodnie z klasyfikacją układów i narządów MedDRA i konwencją dotyczącą częstości 
występowania (bardzo często >1/10, często ≥1/100 do <1/10 i niezbyt często ≥1/1000 do <1/100). 
Wystąpienie działania niepożądanego u pojedynczego pacjenta jest określone jako niezbyt częste, z 
uwagi na względnie małą liczbę leczonych pacjentów. W poniższej tabeli uwzględniono również 
działania niepożądane zgłoszone tylko w okresie po wprowadzeniu produktu leczniczego do obrotu, 
z częstością występowania określoną jako „nieznana” (nie może być określona na podstawie 
dostępnych danych). Opisane reakcje niepożądane miały przeważnie przebieg łagodny do 
umiarkowanego: 

 
Częstość występowania działań niepożądanych związanych z leczeniem produktem leczniczym 
Fabrazyme 
Klasyfikacja układów 
i narządów 

Bardzo 
często 

Często Niezbyt często Częstość nieznana 

Zakażenia i zarażenia 
pasożytnicze 

--- zapalenie jamy 
nosowo-gardłowej 

zapalenie błony 
śluzowej nosa 

--- 

Zaburzenia układu 
immunologicznego 

--- --- --- reakcja anafilaktoidalna 

Zaburzenia układu 
nerwowego 

ból głowy, 
parestezje 

zawroty głowy, 
senność, 
niedoczulica, 
pieczenie, letarg, 
omdlenie 

przeczulica, drżenie --- 

Zaburzenia oka --- zwiększone 
łzawienie 

swędzenie oczu, 
przekrwienie oczu 

--- 

Zaburzenia ucha 
i błędnika 

--- szum w uszach, 
zawroty głowy 

obrzęk uszny, ból 
ucha 

--- 

Zaburzenia serca --- tachykardia, 
kołatanie serca, 
bradykardia  

bradykardia 
zatokowa 

--- 

Zaburzenia naczyniowe --- nagłe 
zaczerwienienie 
twarzy, 
nadciśnienie 
tętnicze, bladość, 
niedociśnienie 
tętnicze, uderzenia 
gorąca 

obwodowe uczucie 
zimna 

- 

Zaburzenia układu 
oddechowego, klatki 
piersiowej i śródpiersia 

--- duszność, 
przekrwienie nosa, 
ucisk w gardle, 
świszczący oddech, 
kaszel, zaostrzenie 
duszności 

skurcz oskrzeli, ból 
gardła i krtani, 
wyciek wodnisty z 
nosa, szybki 
oddech, 
przekrwienie 
górnych dróg 
oddechowych 

niedotlenienie 
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Zaburzenia żołądka 
i jelit 

nudności, 
wymioty 

ból brzucha, ból w 
nadbrzuszu, 
dyskomfort w 
nadbrzuszu, 
dolegliwości 
żołądkowe, 
niedoczulica jamy 
ustnej, biegunka  

dyspepsja, dysfagia --- 

Zaburzenia skóry 
i tkanki podskórnej 

--- świąd, pokrzywka, 
wysypka, rumień, 
świąd uogólniony, 
obrzęk 
naczynioruchowy, 
obrzęk twarzy, 
wysypka 
grudkowo-
plamkowa 

sinica 
marmurkowata, 
wysypka 
rumieniowata, 
wysypka ze 
świądem, 
odbarwienie skóry, 
dyskomfort skóry 

leukocytoklastyczne 
zapalenie naczyń  

Zaburzenia mięśniowo-
szkieletowe i tkanki 
łącznej 

--- ból w kończynach, 
ból mięśni, ból 
pleców, skurcze 
mięśni, ból stawów, 
napięcie mięśni, 
sztywność 
mięśniowo-
szkieletowa 

ból mięśniowo-
szkieletowy 

--- 

Zaburzenia ogólne 
i stany w miejscu 
podania 

dreszcze, 
gorączka, 
uczucie 
chłodu 

zmęczenie, uczucie 
dyskomfortu w 
klatce piersiowej, 
uczucie gorąca, 
obrzęk kończyn, 
ból, astenia, ból w 
klatce piersiowej, 
obrzęk twarzy, 
hipertermia 

uczucie gorąca i 
zimna, objawy 
grypopodobne, ból 
w miejscu infuzji, 
reakcje w miejscu 
infuzji, zakrzepica 
w miejscu 
wstrzyknięcia, złe 
samopoczucie, 
obrzęk 

--- 

Badania diagnostyczne --- --- --- zmniejszone nasycenie 
krwi tlenem 

Dla potrzeb niniejszej tabeli ≥1% jest określone jako działania niepożądane występujące u 2 lub więcej 
pacjentów. 
Terminologię działań niepożądanych określono według MedDRA. 
 
Opis wybranych działań niepożądanych 
 
Reakcje związane z infuzją 
W większości przypadków reakcje związane z infuzją występowały w postaci gorączki i dreszczy. 
Dodatkowo objawy obejmowały łagodne lub umiarkowane uczucie duszności, niedotlenienie 
(zmniejszone nasycenie krwi tlenem), ucisk w gardle, dyskomfort w klatce piersiowej, napady gorąca, 
świąd, pokrzywkę, obrzęk twarzy, obrzęk naczynioruchowy, nieżyt nosa, skurcz oskrzeli, 
przyspieszony oddech, głośny oddech, nadciśnienie tętnicze, niedociśnienie tętnicze, tachykardię, 
kołatanie serca, ból brzucha, nudności, wymioty, ból związany z infuzją leku, w tym ból kończyn, ból 
mięśni oraz ból głowy. 
 
Reakcje związane z infuzją opanowano poprzez zmniejszenie szybkości infuzji oraz jednoczesne 
podawanie niesteroidowych leków przeciwzapalnych, leków przeciwhistaminowych i (lub) 
kortykosteroidów. Przynajmniej jedna reakcja związana z infuzją występowała u sześćdziesięciu 
siedmiu procent (67%) pacjentów. Częstość występowania tych reakcji malała wraz z upływem czasu. 
Większość tych reakcji niepożądanych związanych z podawaniem leku można przypisać tworzeniu się 
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przeciwciał IgG i (lub) aktywacji układu dopełniacza. U niewielkiej liczby pacjentów wykryto 
przeciwciała IgE (patrz punkt 4.4).  
 
Dzieci i młodzież 
 
Ograniczone informacje z badań klinicznych sugerują, że profil bezpieczeństwa stosowania produktu 
leczniczego Fabrazyme u dzieci w wieku 5-7 lat, leczonych dawką 0,5 mg/kg mc. co 2 tygodnie lub 
1 mg/kg mc. co 4 tygodnie jest podobny do pacjentów (w wieku ponad 7 lat) leczonych 1 mg/kg mc. 
co 2 tygodnie. 
 
Zgłaszanie podejrzewanych działań niepożądanych 
Po dopuszczeniu produktu leczniczego do obrotu istotne jest zgłaszanie podejrzewanych działań 
niepożądanych. Umożliwia to nieprzerwane monitorowanie stosunku korzyści do ryzyka stosowania 
produktu leczniczego. Osoby należące do fachowego personelu medycznego powinny zgłaszać 
wszelkie podejrzewane działania niepożądane za pośrednictwem krajowego systemu zgłaszania 
wymienionego w załączniku V. 
 
4.9 Przedawkowanie 
 
W badaniach klinicznych stosowano dawki do 3 mg/kg mc. 
 
 
5. WŁAŚCIWOŚCI FARMAKOLOGICZNE 
 
5.1 Właściwości farmakodynamiczne 
 
Grupa farmakoterapeutyczna: inne leki działające na przewód pokarmowy i metabolizm, enzymy.  
Kod ATC: A16AB04. 
 
Choroba Fabry’ego 
 
Choroba Fabry’ego jest dziedziczną, heterogenną, wieloukładową chorobą progresywną, występującą 
zarówno u mężczyzn, jak i u kobiet. Charakteryzuje się niedoborem α-galaktozydazy. W wyniku 
zmniejszenia lub braku aktywności α-galaktozydazy dochodzi do zwiększenia stężenia GL-3 
i związanej z nim rozpuszczalnej formy lizo-GL-3 w osoczu oraz spichrzenia GL-3 w lizosomach 
wielu typów komórek, w tym w komórkach śródbłonkowych i miąższowych, ostatecznie prowadząc 
do zagrażającego życiu pogorszenia się stanu klinicznego wskutek powikłań nerkowych, sercowych 
i mózgowo-naczyniowych.  
 
Mechanizm działania 
 
Uzasadnieniem do stosowania enzymatycznej terapii zastępczej jest przywrócenie aktywności 
enzymatycznej do poziomu wystarczającego do usunięcia nagromadzonego podłoża w tkankach 
narządów, w ten sposób zapobiegając, stabilizując lub odwracając postępujące pogarszanie się 
czynności tych narządów przed wystąpieniem nieodwracalnych zmian. 
 
Po podaniu dożylnym agalzydaza beta jest szybko usuwana z układu krążenia i wychwytywana przez 
lizosomy komórek śródbłonka naczyń oraz komórek miąższowych, najprawdopodobniej z udziałem 
receptorów mannozo-6-fosforanowych, mannozowych i receptorów asialoglikoproteinowych.  
 
Skuteczność kliniczna i bezpieczeństwo stosowania 
 
Skuteczność i bezpieczeństwo stosowania produktu leczniczego Fabrazyme oceniono w dwóch 
badaniach z udziałem dzieci, w jednym badaniu określającym dawkę, w dwóch badaniach 
kontrolowanych placebo prowadzonych metodą podwójnego zaślepienia wyniku oraz w jednym, 
otwartym badaniu będącym kontynuacją wcześniej prowadzonego badania z udziałem zarówno 
mężczyzn, jak i kobiet, które opublikowano w literaturze naukowej. 

http://www.ema.europa.eu/docs/en_GB/document_library/Template_or_form/2013/03/WC500139752.doc
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W badaniu określającym dawkę dokonano oceny działania dawek 0,3 mg/kg mc., 1 mg/kg mc. 
i 3 mg/kg mc. co dwa tygodnie oraz 1 mg/kg mc. i 3 mg/kg mc. co dwa dni. Przy wszystkich dawkach 
zaobserwowano zmniejszenie GL-3 w nerkach, sercu, skórze i osoczu. Złogi GL-3 w osoczu ulegały 
zmniejszeniu w zależności od dawki, ale zmniejszenie to było mniej wyraźne podczas podawania 
dawki 0,3 mg/kg mc. Reakcje związane z infuzją również były zależne od dawki. 
 
W pierwszym badaniu klinicznym kontrolowanym placebo z udziałem 58 pacjentów z klasycznym 
fenotypem choroby Fabry’ego (56 mężczyzn oraz 2 kobiety), produkt leczniczy Fabrazyme okazał się 
skuteczny w usuwaniu GL-3 ze śródbłonka naczyń nerek po 20 tygodniach leczenia. Usunięcie GL-3 
stwierdzono u 69% (20/29) pacjentów leczonych produktem leczniczym Fabrazyme, czego nie 
stwierdzono u żadnego pacjenta, któremu podawano placebo (p <0,001). Wynik ten został następnie 
potwierdzony statystycznie istotnym zmniejszeniem złogów GL-3 w nerkach, sercu i skórze 
ocenianych wspólnie oraz w poszczególnych narządach u pacjentów otrzymujących agalzydazę beta, 
w porównaniu z pacjentami otrzymującymi placebo (p <0,001). Ponadto w otwartym badaniu 
będącym kontynuacją wcześniej prowadzonego badania, po leczeniu agalzydazą beta wykazano 
utrzymujące się zmniejszenie ilości złogów GL-3 w śródbłonku naczyniowym nerek. Taki wynik 
uzyskano u 47 z 49 pacjentów (96%), których stan można było ocenić w 6. miesiącu badania oraz 
u 8 z 8 pacjentów (100%), których stan można było ocenić na koniec badania (łącznie nie dłużej niż 
do 5 lat leczenia). Zmniejszenie ilości złogów GL-3 uzyskano również w kilku innych rodzajach 
komórek nerek. W wyniku zastosowanego leczenia stężenia GL-3 w osoczu szybko osiągnęły 
wartości prawidłowe, które utrzymywały się przez 5 lat. 
 
U większości pacjentów czynność nerek mierzona wielkością filtracji kłębuszkowej i stężeniem 
kreatyniny w surowicy oraz białkomoczem pozostała stabilna. Jednak u niektórych pacjentów 
z zaawansowaną chorobą nerek, wpływ leczenia produktem leczniczym Fabrazyme na czynność nerek 
był ograniczony. 
 
Pomimo, że nie prowadzono specjalnych badań w celu oceny wpływu produktu na podmiotowe 
i przedmiotowe objawy neurologiczne, wyniki zastosowania enzymatycznej terapii zastępczej 
wskazują na możliwość uzyskania u pacjentów zmniejszenia bólu i poprawę jakości życia.  
 
Przeprowadzono inne badanie kliniczne kontrolowane placebo metodą podwójnego zaślepienia 
wyniku z udziałem 82 pacjentów z klasycznym fenotypem choroby Fabry’ego (72 mężczyzn oraz 10 
kobiet), które miało na celu ustalenie, czy produkt leczniczy Fabrazyme zmniejsza częstość 
występowania chorób nerek, serca i naczyń mózgowych lub zgonu. Wskaźnik zdarzeń klinicznych był 
znacznie niższy u pacjentów leczonych produktem leczniczym Fabrazyme w porównaniu z pacjentami 
otrzymującymi placebo [zmniejszenie ryzyka = 53%, populacja zgodna z zaplanowanym leczeniem 
(ang. intent-to-treat (p=0,0577); zmniejszenie ryzyka = 61% dla populacji według protokołu 
(p=0,0341]. Podobny wynik uzyskano dla zdarzeń związanych z nerkami, sercem i naczyniami 
mózgu. 
 
Dwa duże badania obserwacyjne obejmowały grupę pacjentów (n=89 do 105), którzy otrzymywali 
standardową dawkę produktu leczniczego Fabrazyme (1,0 mg/kg co 2 tygodnie) lub zmniejszoną 
dawkę (0,3-0,5 mg/kg co 2 tygodnie); w tej drugiej grupie podawano następnie agalzydazę alfa 
(0,2 mg/kg co 2 tygodnie) lub następowała bezpośrednia zmiana na agalzydazę alfa (0,2 mg/kg co 
2 tygodnie). Ze względu na obserwacyjny, wieloośrodkowy charakter tych badań, oparty na 
rzeczywistych warunkach klinicznych w różnych ośrodkach klinicznych, istnieją czynniki zakłócające 
interpretację wyników, w tym wybór pacjentów i przydział grup terapeutycznych oraz inne, dostępne 
parametry. Ze względu na rzadkość choroby Fabry'ego badane populacje pokrywały się, a grupy 
terapeutyczne w odpowiednich grupach badanych były małe. Ponadto, większość pacjentów z cięższą 
postacią choroby, zwłaszcza mężczyźni, pozostawała na standardowej dawce produktu leczniczego 
Fabrazyme, podczas gdy zmiana leczenia następowała częściej u pacjentów z lżejszą postacią choroby 
oraz u kobiet. Dlatego należy ostrożnie interpretować porównania między grupami. 
 
W grupie otrzymującej standardową dawkę produktu leczniczego Fabrazyme nie stwierdzono 
istotnych zmian w czynności serca, nerek lub narządów układu nerwowego ani w objawach 
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związanych z chorobą Fabry'ego. Podobnie, nie obserwowano istotnych zmian w czynności serca ani 
funkcjach neurologicznych u pacjentów w grupie otrzymującej produkt leczniczy Fabrazyme w 
zmniejszonej dawce. Jednak u pacjentów leczonych mniejszą dawką obserwowano pogorszenie 
parametrów nerkowych mierzonych w oparciu o szacunkowy współczynnik przesączania 
kłębuszkowego (eGFR) (p <0,05). Roczne spadki wartości eGFR były słabiej wyrażone u pacjentów, 
u których ponownie zastosowano standardową dawkę produktu leczniczego Fabrazyme. Wyniki te są 
zgodne z danymi z 10-letniej obserwacji w kanadyjskim rejestrze pacjentów z chorobą Fabry’ego 
(ang. Canadian Fabry Disease Initiative Registry, CFDI). 
 
W badaniach obserwacyjnych zauważono nasilenie objawów związanych z chorobą Fabry'ego (np. ból 
żołądka i jelit, biegunka) u pacjentów, którzy otrzymali zmniejszone dawki agalzydazy beta. 
 
Dodatkowo, po wprowadzeniu produktu do obrotu uzyskano wyniki z badań pacjentów, którzy 
rozpoczęli leczenie produktem leczniczym Fabrazyme od dawki 1 mg/kg stosowanej co 2 tygodnie i 
otrzymywali stopniowo zmniejszaną dawkę przez dłuższy czas. U niektórych z tych pacjentów 
obserwowano zwiększenie częstości występowania następujących objawów: ból, parestezje i 
biegunka; ponadto obserwowano zaburzenia serca, ośrodkowego układu nerwowego i nerek. Te 
objawy są typowe w przebiegu choroby Fabry’ego. 
 
W analizie przeprowadzonej w ramach rejestru pacjentów z chorobą Fabry’ego (Fabry Registry) 
częstość występowania (95% przedział ufności) pierwszego ciężkiego zdarzenia klinicznego u 
pacjentów płci męskiej z klasyczną postacią choroby, leczonych produktem leczniczym Fabrazyme z 
utrzymującymi się przeciwciałami IgG przeciw agalzydazie beta, wynosiła odpowiednio 43,98 (18,99; 
86,66), 48,60 (32,03; 70,70) i 56,07 (30,65; 94,07) na 1000 osobolat, odpowiednio w grupach z 
niskim, średnim i wysokim maksymalnym mianem przeciwciał. Te zaobserwowane różnice nie były 
istotne statystycznie. 
 
Dzieci i młodzież 
 
W jednym otwartym badaniu u dzieci, szesnastu pacjentów z chorobą Fabry’ego (w wieku 8-16 lat; 
14 płci męskiej, 2 płci żeńskiej) leczono przez jeden rok dawką 1 mg/kg mc. co 2 tygodnie. 
Zmniejszenie złogów GL-3 w śródbłonku naczyniowym powierzchownej warstwy skóry uzyskano 
u wszystkich pacjentów, u których były one obecne w pomiarze wyjściowym. U dwóch pacjentek 
występowały niewielkie złogi GL-3 (lub ich nie było) w śródbłonku naczyniowym powierzchownej 
warstwy skóry, co spowodowało, że wniosek ten odnosi się wyłącznie do pacjentów płci męskiej. 
 
W dodatkowym, 5-letnim, otwartym badaniu u dzieci, 31 pacjentów płci męskiej, w wieku od 5 do 
18 lat, podzielono losowo, przed wystąpieniem objawów klinicznych dotyczących głównych 
narządów, i leczono dwoma schematami dawkowania z mniejszymi dawkami agalzydazy beta, 
0,5 mg/kg mc. co 2 tygodnie lub 1 mg/kg mc. co 4 tygodnie. Wyniki w obu grupach badanych były 
podobne. Podczas leczenia, u 19/27 pacjentów, którzy ukończyli badanie bez zwiększania dawki, złogi 
GL-3 w śródbłonku naczyniowym powierzchniowej warstwy skóry zostały zredukowane do zera lub 
utrzymane na poziomie zera we wszystkich punktach czasowych po rozpoczęciu leczenia. Obie 
biopsje nerek, pobrane na początku jak i po 5 latach, zostały wykonane w podgrupie 6 pacjentów: 
u wszystkich, złogi GL-3 w śródbłonku naczyniowym nerek zredukowano do zera, natomiast wysoce 
zmienne efekty zaobserwowano w przypadku złogów GL-3 w podocytach, z ich zmniejszeniem 
u 3 pacjentów. Dziesięciu (10) pacjentów, zgodnie z protokołem spełniło kryteria zwiększenia dawki, 
dwóm (2) zwiększono dawkę do zalecanej dawki 1 mg/kg mc. co 2 tygodnie. 
 
5.2 Właściwości farmakokinetyczne  
 
Po dożylnym podaniu agalzydazy beta dorosłym pacjentom w dawkach 0,3 mg/kg mc., 1 mg/kg mc. 
i 3 mg/kg mc. wartości AUC wzrastały bardziej niż proporcjonalnie do dawki z powodu 
zmniejszonego klirensu, co wskazuje na jego wysycenie. Okres półtrwania w fazie eliminacji nie 
zależał od dawki i zawierał się w przedziale od 45 do 100 minut. 
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Po podaniu w infuzji agalzydazy beta dorosłym pacjentom przez w przybliżeniu 300 minut w dawce 
1 mg/kg mc. raz na dwa tygodnie, średnie stężenie Cmax w osoczu wynosiło od 2000 ng/ml do 
3500 ng/ml, a wartość AUCinf od 370 µg⋅min/ml do 780 µg⋅min/ml. Wartość Vss wynosiła od 8,3 l do 
40,8 l, klirens osoczowy od 119 ml/min do 345 ml/min, a średni okres półtrwania w fazie eliminacji 
od 80 do 120 minut. 
 
Agalzydaza beta jest białkiem i dlatego przypuszcza się, że jest metabolizowana na drodze hydrolizy 
wiązań peptydowych. Tak, więc nie wydaje się, aby upośledzona czynność wątroby wpływała na 
farmakokinetykę agalzydazy beta w sposób istotny klinicznie. Uważa się, że eliminacja agalzydazy 
beta przez nerki jest mniej znaczącą drogą jej usuwania. 
 
Dzieci i młodzież 
 
Farmakokinetykę produktu leczniczego Fabrazyme oceniano również w dwóch badaniach z udziałem 
dzieci. W jednym z tych badań, 15 dzieci, z dostępnymi danymi farmakokinetycznymi, w wieku od 
8,5 do 16 lat, o masie ciała od 27,1 do 64,9 kg, leczono dawką 1 mg/kg mc. co 2 tygodnie. W tej 
populacji masa ciała nie miała wpływu na klirens (Cl) agalzydazy beta. Początkowy klirens wynosił 
77 ml/min przy objętości dystrybucji w stanie stacjonarnym (Vss) wynoszącej 2,6 l; okres półtrwania 
wynosił 55 min. Po serokonwersji IgG nastąpiło zmniejszenie klirensu do 35 ml/min, zwiększenie Vss 

do 5,4 l i okresu półtrwania do 240 min. W powiązaniu ze zmianami serokonwersji wystąpiło dwu-, 
trzykrotne zwiększenie ekspozycji na podstawie AUC i Cmax. Po zwiększeniu ekspozycji po 
serokonwersji nie wystąpiły nieoczekiwane problemy dotyczące bezpieczeństwa stosowania. 
W innym badaniu, 30 dzieci, z dostępnymi danymi farmakokinetycznymi, w wieku od 5 do 18 lat 
leczono dwoma schematami z mniejszymi dawkami, 0,5 mg/kg mc. co 2 tygodnie lub 1 mg/kg mc. co 
4 tygodnie, średnia wartość Cl wyniosła odpowiednio 4,6 i 2,3 ml/min/kg mc., średnia wartość Vss 
wyniosła odpowiednio 0,27 i 0,22 l/kg, a średnia wartość okresu półtrwania w fazie eliminacji 
wyniosła odpowiednio 88 i 107 minut. Po serokonwersji IgG nie stwierdzono wyraźnej zmiany 
wartości Cl (odpowiednio: +24% i +6%), podczas gdy wartość Vss była 1,8 i 2,2-krotnie większa, przy 
niewielkim spadku końcowej wartości Cmax (odpowiednio: do -34% i -11%) oraz braku zmiany 
wartości AUC (odpowiednio: -19% i -6%). 
 
5.3 Przedkliniczne dane o bezpieczeństwie 
 
Dane niekliniczne, wynikające z konwencjonalnych badań farmakologicznych dotyczących 
bezpieczeństwa, badań toksyczności po podaniu jednorazowym lub wielokrotnym oraz toksycznego 
wpływu na rozwój zarodka/płodu nie ujawniają szczególnego zagrożenia dla człowieka. Nie 
przeprowadzono badań dotyczących innych stadiów rozwoju. Nie podejrzewa się genotoksycznego 
ani rakotwórczego działania produktu. 
 
 
6. DANE FARMACEUTYCZNE 
 
6.1 Wykaz substancji pomocniczych 
 
Mannitol (E421) 
Sodu diwodorofosforan jednowodny (E339) 
Disodu fosforan siedmiowodny (E339) 
 
6.2 Niezgodności farmaceutyczne 
 
Ponieważ nie przeprowadzono badań dotyczących zgodności, nie wolno mieszać tego produktu 
leczniczego z innymi produktami leczniczymi w tej samej infuzji. 
 
6.3 Okres ważności 
 
3 lata. 
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Rekonstytuowane i rozcieńczone roztwory 
 
Z mikrobiologicznego punktu widzenia, produkt leczniczy należy zużyć natychmiast. Jeśli produkt nie 
zostanie zużyty natychmiast, odpowiedzialność za okres i warunki przechowywania produktu 
leczniczego przed użyciem ponosi użytkownik. Rekonstytuowany roztwór nie może być 
przechowywany i należy go natychmiast rozcieńczyć; tylko rozcieńczony roztwór może być 
przechowywany do 24 godzin w temperaturze 2°C-8°C. 
 
6.4 Specjalne środki ostrożności podczas przechowywania 
 
Przechowywać w lodówce (2°C–8°C). 
 
Warunki przechowywania produktu leczniczego po rekonstytucji i rozcieńczeniu, patrz punkt 6.3. 
 
6.5 Rodzaj i zawartość opakowania 
 
Fabrazyme 35 mg proszek do sporządzania koncentratu roztworu do infuzji 
 
Produkt leczniczy Fabrazyme 35 mg jest dostępny w 20 ml fiolkach z przezroczystego szkła typu I. 
Fiolka zamknięta jest silikonowym korkiem butylowym, aluminiowym kołnierzem zabezpieczającym 
oraz plastikową zrywalną nakrywką. 
 
Wielkości opakowań: 1, 5 i 10 fiolek w tekturowym pudełku. 
Nie wszystkie wielkości opakowań muszą znajdować się w obrocie. 
 
Fabrazyme 5 mg proszek do sporządzania koncentratu roztworu do infuzji 
 
Produkt leczniczy Fabrazyme 5 mg jest dostępny w 5 ml fiolkach z przezroczystego szkła typu I. 
Fiolka zamknięta jest silikonowym korkiem butylowym, aluminiowym kołnierzem zabezpieczającym 
oraz plastikową zrywalną nakrywką. 
 
Wielkości opakowań: 1, 5 i 10 fiolek w tekturowym pudełku. 
Nie wszystkie wielkości opakowań muszą znajdować się w obrocie. 
 
6.6 Specjalne środki ostrożności dotyczące usuwania i przygotowania produktu leczniczego 

do stosowania 
 
Proszek do sporządzania koncentratu roztworu do infuzji musi być rekonstytuowany w wodzie do 
wstrzykiwań, a następnie rozcieńczony 0,9% roztworem chlorku sodu do wstrzykiwań i podany w 
infuzji dożylnej. Należy wykonywać w warunkach aseptycznych. 
 
Na podstawie masy ciała pacjenta należy określić liczbę fiolek potrzebnych do rekonstytucji produktu, 
a następnie należy wyjąć je z lodówki, aby osiągnęły temperaturę pokojową (około 30 minut). Każda 
fiolka produktu leczniczego Fabrazyme przeznaczona jest do jednorazowego użytku. 
 
Rekonstytucja  
 
Fabrazyme 35 mg proszek do sporządzania koncentratu roztworu do infuzji 
 
Każdą fiolkę produktu leczniczego Fabrazyme 35 mg należy rekonstytuować w 7,2 ml wody do 
wstrzykiwań. Należy unikać gwałtownego wstrzykiwania wody do fiolki z proszkiem oraz spienienia 
roztworu. W tym celu do fiolki należy dodawać pojedynczymi kroplami wodę do wstrzykiwań, a nie 
bezpośrednio na liofilizat. Każdą fiolkę należy delikatnie okręcać i przechylać. Fiolki nie należy 
odwracać, wirować ani wstrząsać. 
 
Fabrazyme 5 mg proszek do sporządzania koncentratu roztworu do infuzji 
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Każdą fiolkę produktu leczniczego Fabrazyme 5 mg należy rekonstytuować w 1,1 ml wody do 
wstrzykiwań. Należy unikać gwałtownego wstrzykiwania wody do fiolki z proszkiem oraz spienienia 
roztworu. W tym celu do fiolki należy dodawać pojedynczymi kroplami wodę do wstrzykiwań, a nie 
bezpośrednio na liofilizat. Każdą fiolkę należy delikatnie okręcać i przechylać. Fiolki nie należy 
odwracać, wirować ani wstrząsać. 
 
Rekonstytuowany roztwór zawiera 5 mg agalzydazy beta w 1 ml i jest przezroczystym, bezbarwnym 
roztworem o pH około 7,0. Przed rozcieńczaniem rekonstytuowanego roztworu, należy sprawdzić 
w każdej fiolce, czy nie zawiera on jakichkolwiek cząstek stałych lub czy nie zmienił barwy. Nie 
należy używać roztworu, jeśli zauważy się obecność cząstek stałych w roztworze lub zmianę 
zabarwienia roztworu. 
 
Po rekonstytucji zaleca się natychmiastowe rozcieńczenie roztworu w celu zminimalizowania 
tworzenia się cząstek stałych w miarę upływu czasu. 
 
Rozcieńczanie  
 
Fabrazyme 35 mg proszek do sporządzania koncentratu roztworu do infuzji 
 
Przed dodaniem rekonstytuowanego produktu leczniczego Fabrazyme w objętości koniecznej do 
uzyskania dawki dla pacjenta, zaleca się usunięcie równoważnej objętości 0,9% roztworu chlorku 
sodu do wstrzykiwań z worka do infuzji. 
 
Należy usunąć powietrze z worka do infuzji, aby zminimalizować powierzchnię oddziaływania 
powietrza i płynu. 
 
Z każdej fiolki należy powoli pobrać 7 ml (równowartość 35 mg) rekonstytuowanego roztworu do 
uzyskania całkowitej objętości koniecznej do otrzymania dawki dla pacjenta. Nie należy używać igieł 
z filtrem i należy unikać tworzenia się piany.  
 
Następnie należy powoli wstrzyknąć rekonstytuowany roztwór bezpośrednio do 0,9% roztworu 
chlorku sodu do wstrzykiwań (nie do ewentualnej przestrzeni powietrznej), do uzyskania końcowego 
stężenia w zakresie od 0,05 mg/ml do 0,7 mg/ml. Łączną objętość 0,9% roztworu chlorku sodu do 
infuzji (od 50 do 500 ml) należy określić na podstawie indywidualnej dawki. W przypadku dawek 
mniejszych niż 35 mg należy stosować minimum 50 ml, w przypadku dawek od 35 mg do 70 mg 
należy stosować minimum 100 ml, w przypadku dawek od 70 mg do 100 mg należy stosować 
minimum 250 ml, a w przypadku dawek przekraczających 100 mg należy stosować tylko 500 ml. 
Worek do infuzji należy delikatnie odwrócić lub masować, aby wymieszać rozcieńczony roztwór. Nie 
należy wstrząsać ani poruszać nadmiernie workiem do infuzji. 
 
Fabrazyme 5 mg proszek do sporządzania koncentratu roztworu do infuzji 
 
Przed dodaniem rekonstytuowanego produktu leczniczego Fabrazyme w objętości koniecznej do 
uzyskania dawki dla pacjenta, zaleca się usunięcie równoważnej objętości 0,9% roztworu chlorku 
sodu do wstrzykiwań z worka do infuzji. 
 
Należy usunąć powietrze z worka do infuzji, aby zminimalizować powierzchnię oddziaływania 
powietrza i płynu. 
 
Z każdej fiolki należy powoli pobrać 1 ml (równowartość 5 mg) rekonstytuowanego roztworu do 
uzyskania całkowitej objętości koniecznej do otrzymania dawki dla pacjenta. Nie należy używać igieł 
z filtrem i należy unikać tworzenia się piany.  
 
Następnie należy powoli wstrzyknąć rekonstytuowany roztwór bezpośrednio do 0,9% roztworu 
chlorku sodu do wstrzykiwań (nie do ewentualnej przestrzeni powietrznej), do uzyskania końcowego 
stężenia w zakresie od 0,05 mg/ml do 0,7 mg/ml. Łączną objętość 0,9% roztworu chlorku sodu do 
infuzji (od 50 do 500 ml) należy określić na podstawie indywidualnej dawki. W przypadku dawek 
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mniejszych niż 35 mg należy stosować minimum 50 ml, w przypadku dawek od 35 mg do 70 mg 
należy stosować minimum 100 ml, w przypadku dawek od 70 mg do 100 mg należy stosować 
minimum 250 ml, a w przypadku dawek przekraczających 100 mg należy stosować tylko 500 ml. 
Worek do infuzji należy delikatnie odwrócić lub masować, aby wymieszać rozcieńczony roztwór. Nie 
należy wstrząsać ani poruszać nadmiernie workiem do infuzji. 
 
Podawanie  
 
Zaleca się podawanie rozcieńczonego roztworu przez wbudowany filtr 0,2 µm o małej zdolności 
wiązania białek, aby usunąć wszystkie cząsteczki białkowe które nie powodują jakiejkolwiek utraty 
aktywności agalzydazy beta. Początkowa szybkość infuzji (iv.) nie może przekraczać 0,25 mg/min 
(15 mg/godz.). Szybkość infuzji można zmniejszyć w przypadku wystąpienia reakcji związanych z 
infuzją.  
 
Po ustaleniu tolerancji pacjenta, szybkość podawania można zwiększać w zakresie od 0,05 do 
0,083 mg/min (zakres od 3 do 5 mg/godz.) podczas każdej kolejnej infuzji. W badaniach klinicznych z 
udziałem pacjentów z klasyczną postacią choroby, szybkość infuzji zwiększano stopniowo, aż do 
osiągnięcia minimalnego czas infuzji wynoszącego 2 godziny. Osiągnięto go po podaniu 8 
początkowych infuzji z szybkością 0,25 mg/min (15 mg/godz.), bez żadnych IARs, zmiany szybkości 
infuzji lub przerwania infuzji. Dalsze skrócenie czasu infuzji do 1,5 godziny było możliwe u 
pacjentów, u których nie wystąpiły nowe IARs podczas ostatnich 10 infuzji lub nie zgłoszono ciężkich 
działań niepożądanych podczas ostatnich 5 infuzji. Każdy wzrost szybkości o 0,083 mg/min 
(~5 mg/godz.) był utrzymywany przez 3 kolejne infuzje, bez żadnych nowych IARs, zmiany 
szybkości infuzji lub przerwania infuzji przed kolejnym zwiększeniem szybkości infuzji. 
 
U pacjentów o masie ciała <30 kg, maksymalna szybkość infuzji powinna wynosić 0,25 mg/min 
(15 mg/godz.). 
 
Wszelkie niewykorzystane resztki produktu leczniczego lub jego odpady należy usunąć zgodnie 
z lokalnymi przepisami. 
 
 
7. PODMIOT ODPOWIEDZIALNY POSIADAJĄCY POZWOLENIE NA 

DOPUSZCZENIE DO OBROTU 
 
Sanofi B.V., Paasheuvelweg 25, 1105 BP Amsterdam, Holandia 
 
 
8. NUMERY POZWOLEŃ NA DOPUSZCZENIE DO OBROTU 
 
EU/1/01/188/001   
EU/1/01/188/002   
EU/1/01/188/003   
EU/1/01/188/004   
EU/1/01/188/005   
EU/1/01/188/006   
 
 
9. DATA WYDANIA PIERWSZEGO POZWOLENIA NA DOPUSZCZENIE DO 

OBROTU I DATA PRZEDŁUŻENIA POZWOLENIA 
 
Data wydania pierwszego pozwolenia na dopuszczenie do obrotu: 3 sierpnia 2001 
Data ostatniego przedłużenia pozwolenia: 28 lipca 2006 
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10. DATA ZATWIERDZENIA LUB CZĘŚCIOWEJ ZMIANY TEKSTU 
CHARAKTERYSTYKI PRODUKTU LECZNICZEGO 

 
 
Szczegółowe informacje o tym produkcie leczniczym są dostępne na stronie internetowej Europejskiej 
Agencji Leków http://www.ema.europa.eu. 
  

http://www.ema.europa.eu/
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A. WYTWÓRCA BIOLOGICZNEJ SUBSTANCJI CZYNNEJ ORAZ WYTWÓRCA 
ODPOWIEDZIALNY ZA ZWOLNIENIE SERII 

 
Nazwa i adres wytwórcy biologicznej substancji czynnej 
 
Genzyme Corporation 
8, 45, 68, 74, 80 New York Avenue 
Framingham 
MA 01701 Stany Zjednoczone 
 
Nazwa i adres wytwórców odpowiedzialnych za zwolnienie serii 
 
Genzyme Ireland Limited 
IDA Industrial Park 
Old Kilmeaden Road 
Waterford 
Irlandia 
 
 
B. WARUNKI LUB OGRANICZENIA DOTYCZĄCE ZAOPATRZENIA I STOSOWANIA 
 
 
Produkt leczniczy wydawany na receptę do zastrzeżonego stosowania (patrz aneks I: Charakterystyka 
Produktu Leczniczego, punkt 4.2). 
 
 
C. INNE WARUNKI I WYMAGANIA DOTYCZĄCE DOPUSZCZENIA DO OBROTU 

 
• Okresowe raporty o bezpieczeństwie stosowania (ang. Periodic safety update reports, 

PSURs) 
 
Wymagania do przedłożenia okresowych raportów o bezpieczeństwie stosowania tego produktu 
leczniczego są określone w wykazie unijnych dat referencyjnych (wykaz EURD), o którym mowa 
w art. 107c ust. 7 dyrektywy 2001/83/WE i jego kolejnych aktualizacjach ogłaszanych na europejskiej 
stronie internetowej dotyczącej leków. 
 
 
D. WARUNKI I OGRANICZENIA DOTYCZĄCE BEZPIECZNEGO I SKUTECZNEGO 

STOSOWANIA PRODUKTU LECZNICZEGO 
 
• Plan zarządzania ryzykiem (ang. Risk Management Plan, RMP) 

 
Podmiot odpowiedzialny podejmie wymagane działania i interwencje z zakresu nadzoru nad 
bezpieczeństwem farmakoterapii wyszczególnione w RMP, przedstawionym w module 1.8.2 
dokumentacji do pozwolenia na dopuszczenie do obrotu, i wszelkich jego kolejnych aktualizacjach. 
 
Uaktualniony RMP należy przedstawiać: 

• na żądanie Europejskiej Agencji Leków; 
• w razie zmiany systemu zarządzania ryzykiem, zwłaszcza w wyniku uzyskania nowych 

informacji, które mogą istotnie wpłynąć na stosunek ryzyka do korzyści, lub w wyniku 
uzyskania istotnych informacji, dotyczących bezpieczeństwa stosowania produktu leczniczego 
lub odnoszących się do minimalizacji ryzyka. 

 
Jeśli daty przedłożenia PSUR i aktualizacji RMP są zbliżone, raporty należy złożyć w tym samym 
czasie. 
 
• Dodatkowe działania w celu minimalizacji ryzyka 
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Przed zastosowaniem produktu leczniczego Fabrazyme w warunkach domowych w każdym państwie 
członkowskim, podmiot odpowiedzialny musi uzgodnić z właściwym organem krajowym zawartość i 
format materiałów edukacyjnych, w tym sposób komunikacji, metody dystrybucji i wszystkie inne 
aspekty programu. 
 
Podmiot odpowiedzialny zapewnia, iż w każdym państwie członkowskim, w którym produkt 
leczniczy Fabrazyme jest wprowadzany do obrotu, fachowy personel medyczny, który będzie 
przepisywał produkt leczniczy Fabrazyme, otrzyma następujący pakiet edukacyjny, który zawiera 
Poradnik dla fachowego personelu medycznego oraz Poradnik dla pacjenta/opiekuna. 
 
Materiały edukacyjne dla fachowego personelu medycznego: 
Materiały edukacyjne dla fachowego personelu medycznego zawierają następujące elementy: 
• Poradnik dla fachowego personelu medycznego 
• Charakterystykę Produktu Leczniczego 
 
Poradnik dla fachowego personelu medycznego: 
Aby zminimalizować ryzyko wystąpienia reakcji nadwrażliwości i błędów w leczeniu dotyczących 
infuzji w warunkach domowych, Poradnik dla fachowego personelu medycznego zawiera następujące 
kluczowe informacje dotyczące bezpieczeństwa w celu wsparcia pracowników fachowego personelu 
medycznego (przepisujących i (lub) podających produkt leczniczy Fabrazyme) w postępowaniu 
z pacjentami otrzymującymi produkt leczniczy Fabrazyme w warunkach domowych: 
 
Informacje dla fachowego personelu medycznego przepisującego produkt leczniczy Fabrazyme:  

• Informacje na temat ryzyka błędów w leczeniu potencjalnie związanych ze stosowaniem 
produktu leczniczego Fabrazyme w warunkach domowych 

• Kryteria określające uprawnienia do infuzji domowej 
• Korzystanie z dziennika 
• Informacje o potrzebie dostarczenia materiałów dla pacjenta wszystkim pacjentom 

otrzymującym wlew produktu leczniczego Fabrazyme w warunkach domowych 
 
Informacje dla fachowego personelu medycznego podającego produkt leczniczy Fabrazyme: 

• Informacje na temat ryzyka błędów w leczeniu potencjalnie związanych ze stosowaniem 
produktu leczniczego Fabrazyme w warunkach domowych, ze szczególnym naciskiem na 
działania niezbędne do zapobiegania błędom w leczeniu, które mogą wystąpić w warunkach 
domowych 

• Informacje o ryzyku wystąpienia reakcji nadwrażliwości, w tym objawów przedmiotowych 
i podmiotowych nadwrażliwości oraz zalecane działania w przypadku ich wystąpienia 

• Korzystanie z dziennika 
• Informacje na temat przygotowania i podawania infuzji produktu leczniczego Fabrazyme 
• Szkolenie z przygotowania i podawania infuzji produktu leczniczego Fabrazyme (dla 

pacjentów, którzy zamierzają samodzielnie podawać produkt leczniczy)  
• Informacje o potrzebie dostarczenia materiałów dla pacjenta wszystkim pacjentom 

otrzymującym wlew produktu leczniczego Fabrazyme w warunkach domowych 
 
Materiały edukacyjne dla pacjenta: 
Materiały edukacyjne dla pacjenta zawierają następujące elementy: 

• Poradnik dla pacjenta 
• Ulotkę dla pacjenta 

 
Poradnik dla pacjenta: 
Poradnik dla pacjenta zawiera następujące elementy: 

• Informacje o ryzyku wystąpienia reakcji nadwrażliwości, w tym objawów przedmiotowych 
i podmiotowych nadwrażliwości oraz zalecane działania w przypadku ich wystąpienia, 

• Korzystanie z dziennika, 
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• Jasne instrukcje krok po kroku dotyczące rekonstytucji i podawania produktu leczniczego 
(dotyczy tylko tych, którzy będą samodzielnie podawać produkt) 

 
  



   20 

 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 

ANEKS III 
 

OZNAKOWANIE OPAKOWAŃ I ULOTKA DLA PACJENTA 
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A. OZNAKOWANIE OPAKOWAŃ 
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INFORMACJE ZAMIESZCZANE NA OPAKOWANIACH ZEWNĘTRZNYCH 
 
OPAKOWANIE ZEWNĘTRZNE (1 FIOLKA, 5 FIOLEK, 10 FIOLEK) 

 
 
1. NAZWA PRODUKTU LECZNICZEGO 
 
Fabrazyme 35 mg proszek do sporządzania koncentratu roztworu do infuzji 
agalzydaza beta  
 
 
2. ZAWARTOŚĆ SUBSTANCJI CZYNNEJ 
 
Każda fiolka leku Fabrazyme zawiera 35 mg agalzydazy beta. Po rekonstytucji w 7,2 ml wody do 
wstrzykiwań, każda fiolka leku Fabrazyme zawiera 5 mg/ml (35 mg/7 ml) agalzydazy beta. 
 
 
3. WYKAZ SUBSTANCJI POMOCNICZYCH 
 
mannitol (E421) 
sodu diwodorofosforan jednowodny (E339) 
disodu fosforan siedmiowodny (E339) 
Więcej informacji znajduje się w ulotce. 
 
 
4. POSTAĆ FARMACEUTYCZNA I ZAWARTOŚĆ OPAKOWANIA 

 
proszek do sporządzania koncentratu roztworu do infuzji 
 
1 fiolka z proszkiem do sporządzania koncentratu roztworu do infuzji. 
5 fiolek z proszkiem do sporządzania koncentratu roztworu do infuzji. 
10 fiolek z proszkiem do sporządzania koncentratu roztworu do infuzji. 
 
 
5. SPOSÓB I DROGA PODANIA 

 
Tylko do jednorazowego użytku.  
Należy zapoznać się z treścią ulotki przed zastosowaniem leku. 
Podanie dożylne 
 
 
6. OSTRZEŻENIE DOTYCZĄCE PRZECHOWYWANIA PRODUKTU LECZNICZEGO 

W MIEJSCU NIEWIDOCZNYM I NIEDOSTĘPNYM DLA DZIECI 
 
Lek przechowywać w miejscu niewidocznym i niedostępnym dla dzieci. 
 
 
7. INNE OSTRZEŻENIA SPECJALNE, JEŚLI KONIECZNE 

 
 
8. TERMIN WAŻNOŚCI 

 
Termin ważności (EXP): 
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9. WARUNKI PRZECHOWYWANIA 
 
Przechowywać w lodówce (2°C–8°C). 
 
 
10. SPECJALNE ŚRODKI OSTROŻNOŚCI DOTYCZĄCE USUWANIA NIEZUŻYTEGO 

PRODUKTU LECZNICZEGO LUB POCHODZĄCYCH Z NIEGO ODPADÓW, JEŚLI 
WŁAŚCIWE 

 
Wszelkie resztki niewykorzystanego produktu należy usunąć. 
 
 
11. NAZWA I ADRES PODMIOTU ODPOWIEDZIALNEGO 

 
Sanofi B.V. 
Paasheuvelweg 25 
1105 BP Amsterdam 
Holandia  
 
 
12. NUMERY POZWOLEŃ NA DOPUSZCZENIE DO OBROTU 

 
EU/1/01/188/001 1 fiolka z proszkiem do sporządzania koncentratu roztworu do infuzji 
EU/1/01/188/002 5 fiolek z proszkiem do sporządzania koncentratu roztworu do infuzji 
EU/1/01/188/003 10 fiolek z proszkiem do sporządzania koncentratu roztworu do infuzji 
 
 
13. NUMER SERII 

 
Nr serii (Lot): 
 
 
14. OGÓLNA KATEGORIA DOSTĘPNOŚCI 

 
Produkt leczniczy wydawany na receptę. 
 
 
15. INSTRUKCJA UŻYCIA 

 
 
16. INFORMACJA PODANA SYSTEMEM BRAILLE’A 
 
Fabrazyme 35 mg 
 
 
17. NIEPOWTARZALNY IDENTYFIKATOR – KOD 2D  
 
Obejmuje kod 2D będący nośnikiem niepowtarzalnego identyfikatora. 
 
 
18. NIEPOWTARZALNY IDENTYFIKATOR – DANE CZYTELNE DLA CZŁOWIEKA  
 
PC 
SN 
NN 
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MINIMUM INFORMACJI ZAMIESZCZANYCH NA MAŁYCH OPAKOWANIACH 
BEZPOŚREDNICH 
 
FIOLKA 

 
 
1. NAZWA PRODUKTU LECZNICZEGO I DROGAI PODANIA 

 
Fabrazyme 35 mg proszek do sporządzania koncentratu roztworu do infuzji 
agalzydaza beta 
Podanie dożylne 
 
 
2. SPOSÓB PODAWANIA 

 
 
3. TERMIN WAŻNOŚCI 

 
EXP: 
 
 
4. NUMER SERII 

 
Lot: 
 
 
5. ZAWARTOŚĆ OPAKOWANIA Z PODANIEM MASY, OBJĘTOŚCI LUB LICZBY 

JEDNOSTEK 
 
 
6. INNE 
 
Przechowywać w lodówce (2°C–8°C). 
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INFORMACJE ZAMIESZCZANE NA OPAKOWANIACH ZEWNĘTRZNYCH 
 
OPAKOWANIE ZEWNĘTRZNE (1 FIOLKA, 5 FIOLEK, 10 FIOLEK) 

 
 
1. NAZWA PRODUKTU LECZNICZEGO 
 
Fabrazyme 5 mg proszek do sporządzania koncentratu roztworu do infuzji 
agalzydaza beta  
 
 
2. ZAWARTOŚĆ SUBSTANCJI CZYNNEJ 
 
Każda fiolka leku Fabrazyme zawiera 5 mg agalzydazy beta. Po rekonstytucji w1,1 ml wody do 
wstrzykiwań, każda fiolka leku Fabrazyme zawiera 5 mg/ml agalzydazy beta. 
 
 
3. WYKAZ SUBSTANCJI POMOCNICZYCH 
 
mannitol (E421) 
sodu diwodorofosforan jednowodny (E339) 
disodu fosforan siedmiowodny (E339) 
Więcej informacji znajduje się w ulotce. 
 
 
4. POSTAĆ FARMACEUTYCZNA I ZAWARTOŚĆ OPAKOWANIA 

 
proszek do sporządzania koncentratu roztworu do infuzji 
 
1 fiolka z proszkiem do sporządzania koncentratu roztworu do infuzji. 
5 fiolek z proszkiem do sporządzania koncentratu roztworu do infuzji. 
10 fiolek z proszkiem do sporządzania koncentratu roztworu do infuzji. 
 
 
5. SPOSÓB I DROGA PODANIA 

 
Tylko do jednorazowego użytku. 
Należy zapoznać się z treścią ulotki przed zastosowaniem leku. 
Podanie dożylne 
 
 
6. OSTRZEŻENIE DOTYCZĄCE PRZECHOWYWANIA PRODUKTU LECZNICZEGO 

W MIEJSCU NIEWIDOCZNYM I NIEDOSTĘPNYM DLA DZIECI 
 
Lek przechowywać w miejscu niewidocznym i niedostępnym dla dzieci. 
 
 
7. INNE OSTRZEŻENIA SPECJALNE, JEŚLI KONIECZNE 

 
 
8. TERMIN WAŻNOŚCI 

 
Termin ważności (EXP): 
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9. WARUNKI PRZECHOWYWANIA 
 
Przechowywać w lodówce (2°C–8°C). 
 
 
10. SPECJALNE ŚRODKI OSTROŻNOŚCI DOTYCZĄCE USUWANIA NIEZUŻYTEGO 

PRODUKTU LECZNICZEGO LUB POCHODZĄCYCH Z NIEGO ODPADÓW, JEŚLI 
WŁAŚCIWE 

 
Wszelkie resztki niewykorzystanego produktu należy usunąć. 
 
 
11. NAZWA I ADRES PODMIOTU ODPOWIEDZIALNEGO 

 
Sanofi B.V. 
Paasheuvelweg 25 
1105 BP Amsterdam 
Holandia  
 
12. NUMERY POZWOLEŃ NA DOPUSZCZENIE DO OBROTU 

 
EU/1/01/188/004 1 fiolka z proszkiem do sporządzania koncentratu roztworu do infuzji 
EU/1/01/188/005 5 fiolek z proszkiem do sporządzania koncentratu roztworu do infuzji 
EU/1/01/188/006 10 fiolek z proszkiem do sporządzania koncentratu roztworu do infuzji 
 
 
13. NUMER SERII 

 
Nr serii (Lot): 
 
 
14. OGÓLNA KATEGORIA DOSTĘPNOŚCI 

 
Produkt leczniczy wydawany na receptę. 
 
 
15. INSTRUKCJA UŻYCIA 

 
 
16. INFORMACJA PODANA SYSTEMEM BRAILLE’A 
 
Fabrazyme 5 mg 
 
 
17. NIEPOWTARZALNY IDENTYFIKATOR – KOD 2D  
 
Obejmuje kod 2D będący nośnikiem niepowtarzalnego identyfikatora. 
 
 
18. NIEPOWTARZALNY IDENTYFIKATOR – DANE CZYTELNE DLA CZŁOWIEKA  
 
PC 
SN 
NN 
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MINIMUM INFORMACJI ZAMIESZCZANYCH NA MAŁYCH OPAKOWANIACH 
BEZPOŚREDNICH 
 
FIOLKA 

 
 
1. NAZWA PRODUKTU LECZNICZEGO I DROGA PODANIA 

 
Fabrazyme 5 mg proszek do sporządzania koncentratu roztworu do infuzji 
agalzydaza beta 
Podanie dożylne 
 
 
2. SPOSÓB PODAWANIA 

 
 
3. TERMIN WAŻNOŚCI 

 
EXP: 
 
 
4. NUMER SERII 

 
Lot: 
 
 
5. ZAWARTOŚĆ OPAKOWANIA Z PODANIEM MASY, OBJĘTOŚCI LUB LICZBY 

JEDNOSTEK 
 
 

6. INNE 
 
Przechowywać w lodówce (2°C–8°C). 
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B. ULOTKA DLA PACJENTA 
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Ulotka dołączona do opakowania: informacja dla użytkownika 
 

Fabrazyme 35 mg proszek do sporządzania koncentratu roztworu do infuzji 
agalzydaza beta 

 
Należy uważnie zapoznać się z treścią ulotki przed zastosowaniem leku, ponieważ zawiera ona 
informacje ważne dla pacjenta. 
- Należy zachować tę ulotkę, aby w razie potrzeby móc ją ponownie przeczytać. 
- W razie jakichkolwiek wątpliwości należy zwrócić się do lekarza lub farmaceuty. 
- Lek ten przepisano ściśle określonej osobie. Nie należy go przekazywać innym. Lek może 

zaszkodzić innej osobie, nawet jeśli objawy jej choroby są takie same. 
- Jeśli u pacjenta wystąpią jakiekolwiek objawy niepożądane, w tym wszelkie możliwe objawy 

niepożądane niewymienione w ulotce, należy powiedzieć o tym lekarzowi lub farmaceucie. Patrz 
punkt 4. 

 
Spis treści ulotki 
 
1. Co to jest lek Fabrazyme i w jakim celu się go stosuje 
2. Informacje ważne przed zastosowaniem leku Fabrazyme 
3. Jak stosować lek Fabrazyme 
4. Możliwe działania niepożądane  
5. Jak przechowywać lek Fabrazyme 
6. Zawartość opakowania i inne informacje 
 
 
1. Co to jest lek Fabrazyme i w jakim celu się go stosuje 
 
Lek Fabrazyme zawiera substancję czynną agalzydazę beta i jest stosowany w enzymatycznej terapii 
zastępczej w leczeniu choroby Fabry’ego, która charakteryzuje się brakiem lub zmniejszeniem 
aktywności enzymu α-galaktozydazy. U pacjentów z chorobą Fabry’ego związek tłuszczowy zwany 
globotriaozyloceramidem (GL-3) nie jest usuwany z komórek organizmu i zaczyna gromadzić się 
w ścianach naczyń krwionośnych różnych narządów.  
 
Lek Fabrazyme jest wskazany w długotrwałej, enzymatycznej terapii zastępczej u pacjentów 
z potwierdzonym rozpoznaniem choroby Fabry’ego. 
 
Lek Fabrazyme jest wskazany do stosowania u dorosłych, dzieci i młodzieży w wieku 8 lat i starszych. 
 
 
2. Informacje ważne przed zastosowaniem leku Fabrazyme 

 
Kiedy nie stosować leku Fabrazyme 
- jeśli pacjent ma uczulenie na agalzydazę beta lub którykolwiek z pozostałych składników tego 

leku (wymienionych w punkcie 6). 
 
Ostrzeżenia i środki ostrożności 
Przed rozpoczęciem stosowania leku Fabrazyme należy omówić to z lekarzem lub farmaceutą. 
 
Jeśli pacjent jest leczony lekiem Fabrazyme, mogą wystąpić u niego reakcje związane z infuzją. 
Reakcja związana z infuzją to każde działanie niepożądane występujące w trakcie infuzji lub przed 
końcem dnia, w którym podano infuzję (patrz punkt 4). Jeśli u pacjenta wystąpią takie reakcje, należy 
niezwłocznie powiadomić o tym lekarza. W celu zapobieżenia występowaniu takich reakcji może 
być konieczne podanie dodatkowych leków. 
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Dzieci i młodzież 
Nie prowadzono badań klinicznych z udziałem dzieci w wieku 0–4 lat. Nie oceniano stosunku 
korzyści do ryzyka stosowania leku Fabrazyme u dzieci w wieku od 5 do 7 lat, dlatego nie można 
zalecić dawki dla tej grupy wiekowej. 
 
Lek Fabrazyme a inne leki 
Należy powiedzieć lekarzowi lub farmaceucie o wszystkich lekach stosowanych przez pacjenta 
obecnie lub ostatnio, a także o lekach, które pacjent planuje stosować. 
Należy powiedzieć lekarzowi, jeśli pacjent stosuje jakikolwiek lek zawierający chlorochinę, 
amiodaron, monobenzon lub gentamycynę. Może zaistnieć ryzyko zmniejszenia aktywności 
agalzydazy beta. 
 
Ciąża, karmienie piersią i wpływ na płodność 
Doświadczenie dotyczące stosowania leku Fabrazyme u kobiet w okresie ciąży jest ograniczone.  
W celu zachowania ostrożności należy unikać stosowania leku Fabrazyme w okresie ciąży. Lek 
Fabrazyme  przenika do mleka ludzkiego. Należy omówić z lekarzem ryzyko i korzyści związane  
z karmieniem piersią w porównaniu z kontynuacją leczenia lekiem Fabrazyme. Dotychczas nie 
przeprowadzono badań dotyczących wpływu leku Fabrazyme na płodność. 
 
Jeśli pacjentka jest w ciąży lub karmi piersią, przypuszcza że może być w ciąży lub gdy planuje mieć 
dziecko, powinna poradzić się lekarza lub farmaceuty przed zastosowaniem tego leku. 
 
Prowadzenie pojazdów i obsługiwanie maszyn 
Nie należy prowadzić pojazdów ani obsługiwać maszyn, jeżeli w trakcie podawania leku Fabrazyme 
lub wkrótce po jego podaniu występują zawroty głowy i uczucie wirowania, senność, zawroty głowy i 
zaburzenia równowagi lub omdlenia (patrz punkt 4). Należy wcześniej powiedzieć o tym lekarzowi. 
 
Lek Fabrazyme zawiera sód 
Ten lek zawiera mniej niż 1 mmol (23 mg) sodu na fiolkę, to znaczy lek uznaje się za „wolny od 
sodu”. 
 
 
3. Jak stosować lek Fabrazyme 
 
Lek Fabrazyme jest podawany w kroplówce do żyły (jako infuzja dożylna). Lek ma postać proszku, 
który przed podaniem pacjentowi zostanie zmieszany z wodą do wstrzykiwań (patrz Informacje dla 
fachowego personelu medycznego na końcu tej ulotki). 
Ten lek należy zawsze stosować zgodnie z zaleceniami lekarza. W razie wątpliwości należy zwrócić 
się do lekarza. 
 
Lek Fabrazyme jest stosowany wyłącznie pod nadzorem lekarza mającego doświadczenie w leczeniu 
choroby Fabry’ego. Lekarz może zalecić możliwość leczenia pacjenta w domu pod warunkiem 
spełnienia określonych kryteriów. Jeśli pacjent chce być leczony w domu, powinien skontaktować się 
ze swoim lekarzem. 
 
Zalecana dawka leku Fabrazyme dla dorosłych to 1 mg/kg mc., co dwa tygodnie. Nie ma konieczności 
zmiany dawki leku u pacjentów z chorobą nerek. 
 
Stosowanie u dzieci i młodzieży 
Zalecana dawka leku Fabrazyme dla dzieci i młodzieży w wieku 8–16 lat to 1 mg/kg mc., co dwa 
tygodnie. Nie ma konieczności zmiany dawki leku u pacjentów z chorobą nerek. 
 
Zastosowanie większej niż zalecana dawki leku Fabrazyme 
Wykazano, że dawki do 3 mg/kg mc. są bezpieczne.  
 
Pominięcie zastosowania leku Fabrazyme 
W przypadku pominięcia infuzji leku Fabrazyme należy skontaktować się z lekarzem prowadzącym. 
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W razie jakichkolwiek dalszych wątpliwości związanych ze stosowaniem tego leku, należy zwrócić 
się do lekarza. 
 
 
4. Możliwe działania niepożądane 
 
Jak każdy lek, lek ten może powodować działania niepożądane, chociaż nie u każdego one wystąpią. 
 
W badaniach klinicznych obserwowano działania niepożądane głównie podczas podawania leku 
pacjentom lub wkrótce po podaniu („działania niepożądane związane z infuzją”). U niektórych 
pacjentów obserwowano ciężkie, zagrażające życiu reakcje alergiczne („reakcje anafilaktoidalne”). 
Jeśli u pacjenta wystąpi którykolwiek z ciężkich objawów niepożądanych, należy natychmiast 
skontaktować się z lekarzem. 
 
Do bardzo częstych objawów (mogących wystąpić u więcej niż 1 na 10 pacjentów) należą: dreszcze, 
gorączka, uczucie zimna, nudności, wymioty, ból głowy i zaburzenia odczuwania dotyku, takie jak 
drętwienie i mrowienie. Lekarz może zdecydować o zmniejszeniu szybkości infuzji lub podać 
dodatkowe leki zapobiegające występowaniu takich reakcji. 
 
Lista innych działań niepożądanych: 

   
Częste (mogą wystąpić u nie więcej niż 1 na 10 pacjentów):  
• ból w klatce piersiowej • senność • zmęczenie 
• trudności w oddychaniu  • przyspieszenie akcji serca • nagłe zaczerwienienie twarzy 
• bladość • ból brzucha • ból 
• świąd • ból pleców • uczucie ucisku w gardle 
• zaburzenie wydzielania 

łez 
• wysypka • zawroty głowy i uczucie 

wirowania 
• uczucie osłabienia • spowolnienie częstości 

akcji serca 
• kołatanie serca 

• szum uszny • letarg • zmniejszenie wrażliwości na ból 
• niedrożność nosa • omdlenia • uczucie pieczenia 
• biegunka • kaszel • świszczący oddech 
• zaczerwienienie • dyskomfort w jamie 

brzusznej 
• pokrzywka 

• ból mięśni • obrzęk twarzy • ból kończyn 
• podwyższone ciśnienie 

tętnicze krwi 
• ból stawów • zapalenie jamy nosowo-gardłowej 

• nagły obrzęk twarzy lub 
gardła 

• obniżone ciśnienie tętnicze 
krwi 

• uderzenia gorąca 

• obrzęk kończyn • dyskomfort w klatce 
piersiowej 

• uczucie gorąca 

• zawroty głowy i 
zaburzenia równowagi 

• obrzęk twarzy • podwyższona temperatura 

• dolegliwości żołądkowe • nasilenie trudności w 
oddychaniu 

• zmniejszenie wrażliwości jamy 
ustnej 

• kurcze mięśni • napięcie mięśni • sztywność mięśniowo-szkieletowa 
   
Niezbyt częste (mogą wystąpić u nie więcej niż 1 na 100 pacjentów): 
• drżenie • swędzenie oczu • spowolnienie częstości akcji serca 

w związku z zaburzeniami 
przewodzenia 

• przekrwienie oczu • obrzęk ucha • zwiększenie wrażliwości na ból 
• ból ucha • skurcz oskrzeli • przekrwienie górnych dróg 

oddechowych 
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• ból gardła • katar • czerwona wysypka 
• przyspieszony oddech • zgaga • (plamiste purpurowawe) 

odbarwienie skóry  
• wysypka powodująca 

świąd 
• dyskomfort skóry • uczucie zimna w kończynach 

• uczucie gorąca i zimna • ból mięśniowo-szkieletowy • krzepnięcie krwi w miejscu 
wstrzyknięcia 

• trudności w przełykaniu • nieżyt nosa • odbarwienie skóry 
• ból w miejscu podania 

infuzji 
• objawy grypopodobne • obrzęk 

• odczyn w miejscu 
podania infuzji 

• zmęczenie  

   
Nieznana (częstość nie może być określona na podstawie dostępnych danych): 
• zmniejszone stężenie 

tlenu we krwi 
• ciężkie zapalenie naczyń  

 
U niektórych pacjentów wstępnie leczonych zalecaną dawką oraz u pacjentów, którym zmniejszono 
dawkę przyjmowaną przez długi czas, częściej obserwowano niektóre objawy choroby Fabry’ego. 
 
Zgłaszanie działań niepożądanych 
Jeśli wystąpią jakiekolwiek objawy niepożądane, w tym wszelkie objawy niepożądane niewymienione 
w tej ulotce, należy powiedzieć o tym lekarzowi lub farmaceucie. Działania niepożądane można 
zgłaszać bezpośrednio do „krajowego systemu zgłaszania” wymienionego w załączniku V. Dzięki 
zgłaszaniu działań niepożądanych można będzie zgromadzić więcej informacji na temat 
bezpieczeństwa stosowania leku. 
 
 
5. Jak przechowywać lek Fabrazyme 
 
Lek należy przechowywać w miejscu niewidocznym i niedostępnym dla dzieci. 
 
Nie stosować tego leku po upływie terminu ważności zamieszczonego na etykiecie po: ”EXP”. Termin 
ważności oznacza ostatni dzień podanego miesiąca. 
 
Fiolki zamknięte 
Przechowywać w lodówce (2°C–8°C). 
 
Roztwory rekonstytuowane i rozcieńczone 
Rekonstytuowany roztwór nie może być przechowywany i należy go natychmiast rozcieńczyć. 
Rozcieńczony roztwór może być przechowywany do 24 godzin w temperaturze 2°C–8°C. 
 
Leków nie należy wyrzucać do kanalizacji lub domowych pojemników na odpadki. Należy zapytać 
farmaceutę, jak usunąć leki, których się już nie używa. Takie postępowanie pomoże chronić 
środowisko. 
 
 

http://www.ema.europa.eu/docs/en_GB/document_library/Template_or_form/2013/03/WC500139752.doc
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6. Zawartość opakowania i inne informacje 
 
Co zawiera lek Fabrazyme 
- Substancją czynną jest agalzydaza beta, jedna fiolka zawiera 35 mg. Po rekonstytucji każda 

fiolka zawiera 5 mg agalzydazy beta w 1 ml. 
- Pozostałe składniki to:  

- mannitol (E421) 
- sodu diwodorofosforan jednowodny (E339) 
- disodu fosforan siedmiowodny (E339). 

 
Jak wygląda lek Fabrazyme i co zawiera opakowanie 
Lek Fabrazyme jest dostarczany w postaci proszku o barwie białej lub białawej. Po rekonstytucji jest 
to przezroczysty, bezbarwny płyn, niezawierający cząstek stałych. Rekonstytuowany lek musi być 
następnie rozcieńczony. 
Wielkości opakowań: 1, 5 i 10 fiolek w opakowaniu. Nie wszystkie wielkości opakowań muszą 
znajdować się w obrocie. 
 
Podmiot odpowiedzialny i wytwórca 
 
Podmiot odpowiedzialny 
Sanofi B.V., Paasheuvelweg 25, 1105 BP Amsterdam, Holandia 
 
Wytwórca 
Genzyme Ireland Limited, IDA Industrial Park, Old Kilmeaden Road, Waterford, Irlandia 
 
W celu uzyskania bardziej szczegółowych informacji dotyczących tego leku należy zwrócić się do 
miejscowego przedstawiciela podmiotu odpowiedzialnego: 
 
België/Belgique/Belgien/ 
Luxembourg/Luxemburg 
Sanofi Belgium 
Tél/Tel: + 32 2 710 54 00 
 

Lietuva 
Swixx Biopharma UAB 
Tel. +370 5 236 91 40 

България 
Swixx Biopharma EOOD 
Tел: +359 (0)2 4942 480 
 

Magyarország 
SANOFI-AVENTIS Zrt. 
Tel: +36 1 505 0050 

Česká republika 
sanofi-aventis, s.r.o. 
Tel: +420 233 086 111 
 

Malta 
Sanofi S.r.l. 
Tel: +39 02 39394275 
 

Danmark 
Sanofi A/S 
Tlf: +45 45 16 70 00 
 

Nederland 
Sanofi B.V. 
Tel: +31 20 245 4000 

Deutschland 
Sanofi-Aventis Deutschland GmbH 
Tel.: 0800 04 36 996 
Tel. aus dem Ausland: +49 69 305 70 13 
 

Norge 
sanofi-aventis Norge AS 
Tlf: + 47 67 10 71 00 
 

Eesti 
Swixx Biopharma OÜ 
Tel. +372  640 10 30 
 

Österreich 
sanofi-aventis GmbH 
Tel: + 43 1 80 185 - 0 

Ελλάδα 
Sanofi-Aventis Μονοπρόσωπη AEBE 
Τηλ: +30 210 900 1600 

Polska 
sanofi-aventis Sp. z o.o. 
Tel.: +48 22 280 00 00 
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España 
sanofi-aventis, S.A. 
Tel: +34 93 485 94 00 
  

Portugal 
Sanofi – Produtos Farmacêuticos, Lda.  
Tel: +351 21 35 89 400 

France 
Sanofi Winthrop Industrie 
Tél: 0 800 222 555 
Appel depuis l’étranger: +33 1 57 63 23 23 
 

România 
Sanofi Romania SRL 
Tel: +40 (0) 21 317 31 36 
 

Hrvatska 
Swixx Biopharma d.o.o. 
Tel: +385 1 2078 500 
 

Slovenija 
Swixx Biopharma d.o.o.  
Tel: +386 1 235 51 00 

Ireland 
sanofi-aventis Ireland Ltd. T/A SANOFI 
Tel: +353 (0) 1 403 56 00 
 

Slovenská republika 
Swixx Biopharma s.r.o. 
Tel.:  +421 2 208 33 600 
 

Ísland 
Vistor hf. 
Sími: +354 535 7000 
 

Suomi/Finland 
Sanofi Oy 
Puh/Tel: + 358 201 200 300 
 

Italia 
Sanofi S.r.l. 
Tel: 800536389 
 

Sverige 
Sanofi AB 
Tel: +46 (0)8 634 50 00 
 

Κύπρος 
C.A Papaellinas Ltd. 
Τηλ: +357 22 741741 

United Kingdom (Northern Ireland) 
sanofi-aventis Ireland Ltd. T/A SANOFI 
Tel +44 (0) 800 035 2525 

 
Latvija 
Swixx Biopharma SIA 
Tel: +371 6 616 47 50 
 

 

Data ostatniej aktualizacji ulotki:  
 
Inne źródła informacji 
Szczegółowe informacje o tym leku znajdują się na stronie internetowej Europejskiej Agencji Leków 
http://www.ema.europa.eu. Znajdują się tam również linki do stron internetowych o rzadkich 
chorobach i sposobach leczenia. 
 
------------------------------------------------------------------------------------------------------------------------- 
 
Informacje przeznaczone wyłącznie dla fachowego personelu medycznego: 
 
Instrukcja stosowania – rekonstytucja, rozcieńczenie i podawanie 
 
Proszek do sporządzania koncentratu roztworu do infuzji należy rekonstytuować w wodzie do 
wstrzykiwań, następnie rozcieńczyć 0,9% roztworem chlorku sodu do wstrzykiwań i podać w infuzji 
dożylnej.  
 
Z mikrobiologicznego punktu widzenia produkt należy zużyć natychmiast. Jeśli produkt nie zostanie 
zużyty natychmiast, odpowiedzialność za okres i warunki przechowywania przed użyciem ponosi 
użytkownik. Rekonstytuowany roztwór nie może być przechowywany i należy go natychmiast 
rozcieńczyć; tylko rozcieńczony roztwór może być przechowywany do 24 godzin w temperaturze 
2°C–8°C. 
 

http://www.ema.europa.eu/
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Wykonywać w warunkach aseptycznych 
 

1. Na podstawie masy ciała pacjenta należy określić ilość potrzebnych fiolek do rekonstytucji, 
a następnie należy wyjąć je z lodówki, aby osiągnęły temperaturę pokojową (około 30 minut). 
Każda fiolka produktu leczniczego Fabrazyme przeznaczona jest do jednorazowego użytku. 

 
Rekonstytucja 
 

2. Każdą fiolkę produktu leczniczego Fabrazyme 35 mg należy rekonstytuować w 7,2 ml wody do 
wstrzykiwań. Należy unikać gwałtownego wstrzykiwania wody do fiolki z proszkiem oraz 
spienienia roztworu. W tym celu należy dodawać wodę do wstrzykiwań do fiolki pojedynczymi 
kroplami, a nie bezpośrednio na liofilizat. Każdą fiolkę należy delikatnie okręcać i przechylać. 
Fiolki nie należy odwracać, wirować ani wstrząsać. 

 
3. Rekonstytuowany roztwór zawiera 5 mg agalzydazy beta w 1 ml i jest przezroczystym, 

bezbarwnym roztworem o pH około 7,0. Przed rozcieńczaniem rekonstytuowanego roztworu 
należy sprawdzić w każdej fiolce, czy nie zawiera on jakichkolwiek cząstek stałych lub czy nie 
zmienił barwy. Nie należy używać roztworu, jeśli zauważy się obecność cząstek stałych w 
roztworze lub zmianę zabarwienia roztworu. 
 

4. Po rekonstytucji zaleca się natychmiastowe rozcieńczenie roztworu w celu zminimalizowania 
tworzenia się cząstek stałych w miarę upływu czasu. 

 
5. Wszelkie niewykorzystane resztki produktu leczniczego lub jego odpady należy usunąć zgodnie 

z lokalnymi przepisami. 
 
Rozcieńczenie 
 
6. Przed dodaniem rekonstytuowanego produktu leczniczego Fabrazyme w objętości koniecznej do 

uzyskania dawki dla pacjenta, zaleca się usunięcie równoważnej objętości 0,9% roztworu chlorku 
sodu do wstrzykiwań z worka do infuzji. 

 
7. Należy usunąć powietrze z worka do infuzji, aby zminimalizować powierzchnię oddziaływania 

powietrza i płynu. 
 
8. Z każdej fiolki należy powoli pobrać 7 ml (równowartość 35 mg) rekonstytuowanego roztworu 

do uzyskania całkowitej objętości koniecznej do otrzymania dawki dla pacjenta. Nie należy 
używać igieł z filtrem i należy unikać tworzenia się piany.  

 
9. Następnie rekonstytuowany roztwór należy powoli wstrzyknąć bezpośrednio do 0,9% roztworu 

chlorku sodu do wstrzykiwań (nie do ewentualnej przestrzeni powietrznej) do uzyskania 
końcowego stężenia w zakresie od 0,05 mg/ml do 0,7 mg/ml. Łączną objętość 0,9% roztworu 
chlorku sodu do infuzji (od 50 do 500 ml) należy określić na podstawie indywidualnej dawki. W 
przypadku dawek mniejszych niż 35 mg należy stosować minimum 50 ml, w przypadku dawek 
od 35 mg do 70 mg należy stosować minimum 100 ml, w przypadku dawek od 70 mg do 100 mg 
należy stosować minimum 250 ml, a w przypadku dawek przekraczających 100 mg należy 
stosować tylko 500 ml. Worek do infuzji należy delikatnie odwrócić lub masować, aby zmieszać 
rozcieńczony roztwór. Nie należy wstrząsać, ani poruszać nadmiernie workiem do infuzji. 

 
Podawanie 
 
10. Zaleca się podawanie rozcieńczonego roztworu przez wbudowany filtr 0,2 µm o małej zdolności 

wiązania białek, aby usunąć wszystkie cząsteczki białkowe które nie powodują jakiejkolwiek 
utraty aktywności agalzydazy beta. Początkowa szybkość infuzji (iv.) nie może przekraczać 
0,25 mg/min (15 mg/godzinę). Szybkość infuzji można zmniejszyć w przypadku wystąpienia 
reakcji związanych z infuzją. 
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Po ustaleniu tolerancji pacjenta, szybkość podawania można zwiększać w zakresie od 0,05 do 
0,083 mg/min (zakres od 3 do 5 mg/godz.) podczas każdej kolejnej infuzji. W badaniach 
klinicznych z udziałem pacjentów z klasyczną postacią choroby, szybkość infuzji zwiększano 
stopniowo, aż do osiągnięcia minimalnego czasu infuzji wynoszącego 2 godziny. Osiągnięto go 
po podaniu 8 początkowych infuzji z szybkością 0,25 mg/min (15 mg/godz.), bez żadnych IARs, 
zmiany szybkości infuzji lub przerwania infuzji. Dalsze skrócenie czasu infuzji do 1,5 godziny 
było możliwe u pacjentów, u których nie wystąpiły nowe IARs podczas ostatnich 10 infuzji lub 
bez nie zgłoszono ciężkich działań niepożądanych podczas ostatnich 5 infuzji. Każdy wzrost 
szybkości o 0,083 mg/min (~5 mg/godz.) był utrzymywany przez 3 kolejne infuzje bez żadnych 
nowych IARs, zmiany szybkości infuzji lub przerwania infuzji przed kolejnym zwiększeniem 
szybkości infuzji. 
 
U pacjentów o masie ciała <30 kg, maksymalna szybkość infuzji powinna wynosić 0,25 mg/min 
(15 mg/godz.). 
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Ulotka dołączona do opakowania: informacja dla użytkownika 
 

Fabrazyme 5 mg proszek do sporządzania koncentratu roztworu do infuzji 
agalzydaza beta 

 
Należy uważnie zapoznać się z treścią ulotki przed zastosowaniem leku, ponieważ zawiera ona 
informacje ważne dla pacjenta. 
- Należy zachować tę ulotkę, aby w razie potrzeby móc ją ponownie przeczytać. 
- W razie jakichkolwiek wątpliwości należy zwrócić się do lekarza lub farmaceuty. 
- Lek ten przepisano ściśle określonej osobie. Nie należy go przekazywać innym. Lek może 

zaszkodzić innej osobie, nawet jeśli objawy jej choroby są takie same. 
- Jeśli u pacjenta wystąpią jakiekolwiek objawy niepożądane, w tym wszelkie możliwe objawy 

niepożądane niewymienione w ulotce, należy powiedzieć o tym lekarzowi lub farmaceucie. 
 
Spis treści ulotki 
 
1. Co to jest lek Fabrazyme i w jakim celu się go stosuje 
2. Informacje ważne przed zastosowaniem leku Fabrazyme 
3. Jak stosować lek Fabrazyme 
4. Możliwe działania niepożądane  
5. Jak przechowywać lek Fabrazyme 
6. Zawartość opakowania i inne informacje 
 
 
1. Co to jest lek Fabrazyme i w jakim celu się go stosuje 
 
Lek Fabrazyme zawiera substancję czynną agalzydazę beta i jest stosowany w enzymatycznej terapii 
zastępczej w leczeniu choroby Fabry’ego, która charakteryzuje się brakiem lub zmniejszeniem 
aktywności enzymu α-galaktozydazy. U pacjentów z chorobą Fabry’ego związek tłuszczowy zwany 
globotriaozyloceramidem (GL-3) nie jest usuwany z komórek organizmu i zaczyna gromadzić się 
w ścianach naczyń krwionośnych różnych narządów.  
 
Lek Fabrazyme jest wskazany w długotrwałej, enzymatycznej terapii zastępczej u pacjentów 
z potwierdzonym rozpoznaniem choroby Fabry’ego. 
 
Lek Fabrazyme jest wskazany do stosowania u dorosłych, dzieci i młodzieży w wieku 8 lat i starszych. 
 
 
2. Informacje ważne przed zastosowaniem leku Fabrazyme 

 
Kiedy nie stosować leku Fabrazyme  
- jeśli pacjent ma uczulenie na agalzydazę beta lub którykolwiek z pozostałych składników tego 

leku (wymienionych w punkcie 6). 
 
Ostrzeżenia i środki ostrożności 
Przed rozpoczęciem stosowania leku Fabrazyme należy omówić to z lekarzem lub farmaceutą. 
 
Jeśli pacjent jest leczony lekiem Fabrazyme, mogą wystąpić u niego reakcje związane z infuzją. 
Reakcja związana z infuzją to każde działanie niepożądane występujące w trakcie infuzji lub przed 
końcem dnia, w którym podano infuzję (patrz punkt 4). Jeśli u pacjenta wystąpią takie reakcje, należy 
niezwłocznie powiadomić o tym lekarza. W celu zapobieżenia występowaniu takich reakcji może 
być konieczne podanie dodatkowych leków. 
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Dzieci i młodzież 
Nie prowadzono badań klinicznych z udziałem dzieci w wieku 0–4 lat. Nie oceniano stosunku 
korzyści do ryzyka stosowania leku Fabrazyme u dzieci w wieku od 5 do 7 lat, dlatego nie można 
zalecić dawki dla tej grupy wiekowej. 
 
Lek Fabrazyme a inne leki 
Należy powiedzieć lekarzowi lub farmaceucie o wszystkich lekach stosowanych przez pacjenta 
obecnie lub ostatnio, a także o lekach, które pacjent planuje stosować. 
Należy powiedzieć lekarzowi, jeśli pacjent stosuje jakikolwiek lek zawierający chlorochinę, 
amiodaron, monobenzon lub gentamycynę. Może zaistnieć ryzyko zmniejszenia aktywności 
agalzydazy beta. 
 
Ciąża, karmienie piersią i wpływ na płodność 
Doświadczenie dotyczące stosowania leku Fabrazyme u kobiet w okresie ciąży jest ograniczone.  
W celu zachowania ostrożności należy unikać stosowania leku Fabrazyme w okresie ciąży. Lek 
Fabrazyme przenika do mleka ludzkiego. Należy omówić z lekarzem ryzyko i korzyści związane  
z karmieniem piersią w porównaniu z kontynuacją leczenia lekiem Fabrazyme. Dotychczas nie 
przeprowadzono badań dotyczących wpływu leku Fabrazyme na płodność. 
 
Jeśli pacjentka jest w ciąży lub karmi piersią, przypuszcza że może być w ciąży lub gdy planuje mieć 
dziecko, powinna poradzić się lekarza lub farmaceuty przed zastosowaniem tego leku. 
 
Prowadzenie pojazdów i obsługiwanie maszyn 
Nie należy prowadzić pojazdów ani obsługiwać maszyn, jeżeli w trakcie podawania leku Fabrazyme 
lub wkrótce po jego podaniu występują zawroty głowy i uczucie wirowania, senność, zawroty głowy i 
zaburzenia równowagi lub omdlenia (patrz punkt 4). Należy wcześniej powiedzieć o tym lekarzowi. 
 
Lek Fabrazyme zawiera sód 
Ten lek zawiera mniej niż 1 mmol (23 mg) sodu na fiolkę, to znaczy lek uznaje się za „wolny od 
sodu”. 
 
 
3. Jak stosować lek Fabrazyme 
 
Lek Fabrazyme jest podawany w kroplówce do żyły (jako infuzja dożylna). Lek ma postać proszku, 
który przed podaniem pacjentowi zostanie zmieszany z wodą do wstrzykiwań (patrz „Informacje dla 
fachowego personelu medycznego” na końcu tej ulotki). 
Ten lek należy zawsze stosować zgodnie z zaleceniami lekarza. W razie wątpliwości należy zwrócić 
się do lekarza. 
 
Lek Fabrazyme jest stosowany wyłącznie pod nadzorem lekarza mającego doświadczenie w leczeniu 
choroby Fabry’ego. Lekarz może zalecić możliwość leczenia pacjenta w domu pod warunkiem 
spełnienia określonych kryteriów. Jeśli pacjent chce być leczony w domu, powinien skontaktować się 
ze swoim lekarzem. 
 
Zalecana dawka leku Fabrazyme dla dorosłych to 1 mg/kg mc. co dwa tygodnie. Nie ma konieczności 
zmiany dawki leku u pacjentów z chorobą nerek. 
 
Stosowanie u dzieci i młodzieży 
Zalecana dawka leku Fabrazyme dla dzieci i młodzieży w wieku 8–16 lat to 1 mg/kg mc. co dwa 
tygodnie. Nie ma konieczności zmiany dawki leku u pacjentów z chorobą nerek.  
 
Zastosowanie większej niż zalecana dawki leku Fabrazyme 
Wykazano, że dawki do 3 mg/kg mc. są bezpieczne.  
 
Pominięcie zastosowania leku Fabrazyme 
W przypadku pominięcia infuzji leku Fabrazyme należy skontaktować się z lekarzem prowadzącym. 
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W razie jakichkolwiek dalszych wątpliwości związanych ze stosowaniem tego leku, należy zwrócić 
się do lekarza. 
 
 
4. Możliwe działania niepożądane 
 
Jak każdy lek, lek ten może powodować działania niepożądane, chociaż nie u każdego one wystąpią. 
 
W badaniach klinicznych obserwowano działania niepożądane głównie podczas podawania leku 
pacjentom lub wkrótce po podaniu („działania niepożądane związane z infuzją”). U niektórych 
pacjentów obserwowano ciężkie, zagrażające życiu reakcje alergiczne („reakcje anafilaktoidalne”). 
Jeśli u pacjenta wystąpi którykolwiek z ciężkich objawów niepożądanych, należy natychmiast 
skontaktować się z lekarzem. 
 
Do bardzo częstych objawów (mogących wystąpić u więcej niż 1 na 10 pacjentów) należą: dreszcze, 
gorączka, uczucie zimna, nudności, wymioty, ból głowy i zaburzenia odczuwania dotyku, takie jak 
drętwienie i mrowienie. Lekarz może zdecydować o zmniejszeniu szybkości infuzji lub podać 
dodatkowe leki zapobiegające występowaniu takich reakcji. 
 
Lista innych działań niepożądanych: 
   
Częste (mogą wystąpić u nie więcej niż 1 na 10 pacjentów):  
• ból w klatce 

piersiowej 
• senność • zmęczenie 

• trudności w 
oddychaniu  

• przyspieszenie akcji serca • nagłe zaczerwienienie twarzy 

• bladość • ból brzucha • ból 
• świąd • ból pleców • uczucie ucisku w gardle 
• zaburzenie 

wydzielania łez  
• wysypka • zawroty głowy i uczucie wirowania 

• uczucie osłabienia • spowolnienie częstości 
akcji serca 

• kołatanie serca 

• szum uszny • letarg • zmniejszenie wrażliwości na ból 
• niedrożność nosa • omdlenia • uczucie pieczenia 
• biegunka • kaszel • świszczący oddech 
• zaczerwienienie • dyskomfort w jamie 

brzusznej 
• pokrzywka 

• ból mięśni • obrzęk twarzy • ból kończyn 
• podwyższone 

ciśnienie tętnicze krwi 
• ból stawów • zapalenie jamy nosowo-gardłowej 

• nagły obrzęk twarzy 
lub gardła 

• obniżone ciśnienie 
tętnicze krwi 

• uderzenia gorąca 

• obrzęk kończyn • dyskomfort w klatce 
piersiowej 

• uczucie gorąca 

• zawroty głowy i 
zaburzenia równowagi 

• obrzęk twarzy • podwyższona temperatura 

• dolegliwości 
żołądkowe 

• nasilenie trudności 
w oddychaniu 

• zmniejszenie wrażliwości jamy ustnej 

• kurcze mięśni • napięcie mięśni • sztywność mięśniowo-szkieletowa 
   
Niezbyt częste (mogą wystąpić u nie więcej niż 1 na 100 pacjentów): 
• drżenie • swędzenie oczu • spowolnienie częstości akcji serca 

w związku z zaburzeniami przewodzenia 
• przekrwienie oczu • obrzęk ucha • zwiększenie wrażliwości na ból 
• ból ucha • skurcz oskrzeli • przekrwienie górnych dróg oddechowych 
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• ból gardła • katar • czerwona wysypka 
• przyspieszony oddech • zgaga • (plamiste purpurowawe) odbarwienie 

skóry  
• wysypka powodująca 

świąd 
• dyskomfort skóry • uczucie zimna w kończynach 

• uczucie gorąca i zimna • ból mięśniowo-
szkieletowy 

• krzepnięcie krwi w miejscu wstrzyknięcia 

• trudności w przełykaniu • nieżyt nosa • odbarwienie skóry 
• ból w miejscu podania 

infuzji 
• objawy grypopodobne • obrzęk 

• odczyn w miejscu 
podania infuzji 

• zmęczenie  

   
Nieznana (częstość nie może być określona na podstawie dostępnych danych): 
• zmniejszone stężenie 

tlenu we krwi 
• ciężkie zapalenie naczyń  

 
U niektórych pacjentów wstępnie leczonych zalecaną dawką oraz u pacjentów, którym zmniejszono 
dawkę przyjmowaną przez długi czas, częściej obserwowano niektóre objawy choroby Fabry’ego. 
 
Zgłaszanie działań niepożądanych 
Jeśli wystąpią jakiekolwiek objawy niepożądane, w tym wszelkie objawy niepożądane niewymienione 
w tej ulotce, należy powiedzieć o tym lekarzowi lub farmaceucie. Działania niepożądane można 
zgłaszać bezpośrednio do „krajowego systemu zgłaszania” wymienionego w załączniku V. Dzięki 
zgłaszaniu działań niepożądanych można będzie zgromadzić więcej informacji na temat 
bezpieczeństwa stosowania leku. 
 
 
5. Jak przechowywać lek Fabrazyme 
 
Lek należy przechowywać w miejscu niewidocznym i niedostępnym dla dzieci. 
 
Nie stosować tego leku po upływie terminu ważności zamieszczonego na etykiecie po: ”EXP”. Termin 
ważności oznacza ostatni dzień podanego miesiąca. 
 
Fiolki zamknięte 
Przechowywać w lodówce (2°C–8°C). 
 
Roztwory rekonstytuowane i rozcieńczone 
Rekonstytuowany roztwór nie może być przechowywany i należy go natychmiast rozcieńczyć. 
Rozcieńczony roztwór może być przechowywany przez 24 godziny w temperaturze 2°C–8°C. 
 
Leków nie należy wyrzucać do kanalizacji lub domowych pojemników na odpadki. Należy zapytać 
farmaceutę, jak usunąć leki, których się już nie używa. Takie postępowanie pomoże chronić 
środowisko. 
 
 
6. Zawartość opakowania i inne informacje 
 
Co zawiera lek Fabrazyme 
- Substancją czynną jest agalzydaza beta, jedna fiolka zawiera 5 mg. Po rekonstytucji każda fiolka 

zawiera 5 mg agalzydazy beta w 1 ml. 

http://www.ema.europa.eu/docs/en_GB/document_library/Template_or_form/2013/03/WC500139752.doc
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- Pozostałe składniki to:  
- mannitol (E421) 
- sodu diwodorofosforan jednowodny (E339) 
- disodu fosforan siedmiowodny (E339). 

 
Jak wygląda lek Fabrazyme i co zawiera opakowanie 
Lek Fabrazyme jest dostarczany w postaci proszku o barwie białej lub białawej. Po rekonstytucji jest 
to przezroczysty, bezbarwny płyn, niezawierający cząstek stałych. Rekonstytuowany lek musi być 
następnie rozcieńczony. 
Wielkości opakowań: 1, 5 i 10 fiolek w opakowaniu. Nie wszystkie wielkości opakowań muszą 
znajdować się w obrocie. 
 
Podmiot odpowiedzialny i wytwórca 
 
Podmiot odpowiedzialny 
Sanofi B.V., Paasheuvelweg 25, 1105 BP Amsterdam, Holandia 
 
Wytwórca 
Genzyme Ireland Limited, IDA Industrial Park, Old Kilmeaden Road, Waterford, Irlandia 
 
W celu uzyskania bardziej szczegółowych informacji dotyczących tego leku należy zwrócić się do 
miejscowego przedstawiciela podmiotu odpowiedzialnego: 
 
België/Belgique/Belgien/ 
Luxembourg/Luxemburg 
Sanofi Belgium 
Tél/Tel: + 32 2 710 54 00 
 

Lietuva 
Swixx Biopharma UAB 
Tel. +370 5 236 91 40 

България 
Swixx Biopharma EOOD 
Tел: +359 (0)2 4942 480 
 

Magyarország 
SANOFI-AVENTIS Zrt. 
Tel: +36 1 505 0050 

Česká republika 
sanofi-aventis, s.r.o. 
Tel: +420 233 086 111 
 

Malta 
Sanofi S.r.l. 
Tel: +39 02 39394275 
 

Danmark 
Sanofi A/S 
Tlf: +45 45 16 70 00 
 

Nederland 
Sanofi B.V. 
Tel: +31 20 245 4000 

Deutschland 
Sanofi-Aventis Deutschland GmbH 
Tel.: 0800 04 36 996 
Tel. aus dem Ausland: +49 69 305 70 13 
 

Norge 
sanofi-aventis Norge AS 
Tlf: + 47 67 10 71 00 
 

Eesti 
Swixx Biopharma OÜ 
Tel. +372  640 10 30 
 

Österreich 
sanofi-aventis GmbH 
Tel: + 43 1 80 185 - 0 

Ελλάδα 
Sanofi-Aventis Μονοπρόσωπη AEBE 
Τηλ: +30 210 900 1600 

Polska 
sanofi-aventis Sp. z o.o. 
Tel.: +48 22 280 00 00 
 

España 
sanofi-aventis, S.A. 
Tel: +34 93 485 94 00 
  

Portugal 
Sanofi – Produtos Farmacêuticos, Lda.  
Tel: +351 21 35 89 400 
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France 
Sanofi Winthrop Industrie 
Tél: 0 800 222 555 
Appel depuis l’étranger: +33 1 57 63 23 23 
 

România 
Sanofi Romania SRL 
Tel: +40 (0) 21 317 31 36 
 

Hrvatska 
Swixx Biopharma d.o.o. 
Tel: +385 1 2078 500 
 

Slovenija 
Swixx Biopharma d.o.o.  
Tel: +386 1 235 51 00 

Ireland 
sanofi-aventis Ireland Ltd. T/A SANOFI 
Tel: +353 (0) 1 403 56 00 
 

Slovenská republika 
Swixx Biopharma s.r.o. 
Tel.:  +421 2 208 33 600 

Ísland 
Vistor hf. 
Sími: +354 535 7000 
 

Suomi/Finland 
Sanofi Oy 
Puh/Tel: + 358 201 200 300 
 

Italia 
Sanofi S.r.l. 
Tel: 800536389 
 

Sverige 
Sanofi AB 
Tel: +46 (0)8 634 50 00 
 

Κύπρος 
C.A Papaellinas Ltd. 
Τηλ: +357 22 741741 

United Kingdom (Northern Ireland) 
sanofi-aventis Ireland Ltd. T/A SANOFI 
Tel +44 (0) 800 035 2525 

 
Latvija 
Swixx Biopharma SIA 
Tel: +371 6 616 47 50 
 

 

Data ostatniej aktualizacji ulotki:  
 
Inne źródła informacji 
Szczegółowe informacje o tym leku znajdują się na stronie internetowej Europejskiej Agencji Leków 
http://www.ema.europa.eu. Znajdują się tam również linki do stron internetowych o rzadkich 
chorobach i sposobach leczenia. 
 
------------------------------------------------------------------------------------------------------------------------- 
 
Informacje przeznaczone wyłącznie dla fachowego personelu medycznego: 
 
Instrukcja stosowania – rekonstytucja, rozcieńczenie i podawanie 
 
Proszek do sporządzania koncentratu roztworu do infuzji musi być rekonstytuowany w wodzie do 
wstrzykiwań, następnie rozcieńczony 0,9% roztworem chlorku sodu do wstrzykiwań i podany w 
infuzji dożylnej.  
 
Z mikrobiologicznego punktu widzenia produkt należy zużyć natychmiast. Jeśli produkt nie zostanie 
zużyty natychmiast, odpowiedzialność za okres i warunki przechowywania przed użyciem ponosi 
użytkownik. Rekonstytuowany roztwór nie może być przechowywany i należy go natychmiast 
rozcieńczyć; tylko rozcieńczony roztwór może być przechowywany do 24 godzin w temperaturze 
2°C–8°C. 
 
Wykonywać w warunkach aseptycznych 
 
1. Na podstawie masy ciała pacjenta należy określić ilość potrzebnych fiolek do rekonstytucji, 

a następnie należy wyjąć je z lodówki, aby osiągnęły temperaturę pokojową (około 30 minut). 
Każda fiolka produktu leczniczego Fabrazyme przeznaczona jest do jednorazowego użytku. 

http://www.ema.europa.eu/
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Rekonstytucja 
 

2. Do każdej fiolki produktu leczniczego Fabrazyme 5 mg należy dodać 1,1 ml wody do 
wstrzykiwań. Należy unikać gwałtownego wstrzykiwania wody do fiolki z proszkiem oraz 
spienienia roztworu. W tym celu należy dodawać wodę do wstrzykiwań do fiolki pojedynczymi 
kroplami, a nie bezpośrednio na liofilizat. Każdą fiolkę należy delikatnie okręcać i przechylać. 
Fiolki nie należy odwracać, wirować, ani wstrząsać. 

 
3. Rekonstytuowany koncentrat zawiera 5 mg agalzydazy beta w 1 ml i jest przezroczystym, 

bezbarwnym roztworem o pH około 7,0. Przed rozcieńczaniem rekonstytuowanego roztworu 
należy sprawdzić rekonstytuowany roztwór w każdej fiolce, czy nie zawiera on jakichkolwiek 
cząstek stałych lub czy nie zmienił barwy. Nie należy używać roztworu, jeśli zauważy się 
obecność cząstek stałych w roztworze lub zmianę zabarwienia roztworu. 

 
4. Po rekonstytucji zaleca się natychmiastowe rozcieńczenie roztworu w celu zminimalizowania 

tworzenia się cząstek stałych w miarę upływu czasu. 
 
5. Wszelkie niewykorzystane resztki produktu leczniczego lub jego odpady należy usunąć zgodnie 

z lokalnymi przepisami. 
 
Rozcieńczenie 
 
6. Przed dodaniem rekonstytuowanego produktu leczniczego Fabrazyme w objętości koniecznej do 

uzyskania dawki dla pacjenta, zaleca się usunięcie równoważnej objętości 0,9% roztworu chlorku 
sodu do wstrzykiwań z worka do infuzji. 

 
7. Powietrze z worka do infuzji należy usunąć, aby zminimalizować powierzchnię oddziaływania 

powietrza i płynu. 
 
8. Z każdej fiolki należy powoli pobrać 1 ml (równowartość 5 mg) rekonstytuowanego roztworu do 

uzyskania całkowitej objętości koniecznej do otrzymania dawki dla pacjenta. Nie należy używać 
igieł z filtrem i należy unikać tworzenia się piany.  

 
9. Następnie rekonstytuowany roztwór należy powoli wstrzyknąć bezpośrednio do 0,9% roztworu 

chlorku sodu do wstrzykiwań (nie do ewentualnej przestrzeni powietrznej) aż do uzyskania 
końcowego stężenia w zakresie od 0,05 mg/ml do 0,7 mg/ml. Łączną objętość 0,9% roztworu 
chlorku sodu do infuzji (od 50 do 500 ml) należy określić na podstawie indywidualnej dawki. 
W przypadku dawek mniejszych niż 35 mg należy stosować minimum 50 ml, w przypadku 
dawek od 35 mg do 70 mg należy stosować minimum 100 ml, w przypadku dawek od 70 mg do 
100 mg należy stosować minimum 250 ml, a w przypadku dawek przekraczających 100 mg 
należy stosować tylko 500 ml. Worek do infuzji należy delikatnie odwrócić lub masować, aby 
zmieszać rozcieńczony roztwór. Nie należy wstrząsać, ani poruszać nadmiernie workiem do 
infuzji. 

 
Podawanie 
 
10. Zaleca się podawanie rozcieńczonego roztworu przez wbudowany filtr 0,2 µm o małej zdolności 

wiązania białek, aby usunąć wszystkie cząsteczki białkowe które nie powodują jakiejkolwiek 
utraty aktywności agalzydazy beta. Początkowa szybkość infuzji (iv.) nie może przekraczać 
0,25 mg/min (15 mg/godzinę). Szybkość infuzji można zmniejszyć w przypadku wystąpienia 
reakcji związanych z infuzją. 
 
Po ustaleniu tolerancji pacjenta, szybkość podawania można zwiększać w zakresie od 0,05 do 
0,083 mg/min (zakres od 3 do 5 mg/godz.) podczas każdej kolejnej infuzji. W badaniach 
klinicznych z udziałem pacjentów z klasyczną postacią choroby, szybkość infuzji zwiększano 
stopniowo, aż do osiągnięcia minimalnego czas trwania infuzji wynoszącego 2 godziny. 



   44 

Osiągnięto go po podaniu 8 początkowych infuzji z szybkością 0,25 mg/min (15 mg/godz.), bez 
żadnych IARs, zmiany szybkości infuzji lub przerwania infuzji. Dalsze skrócenie czasu infuzji do 
1,5 godziny było możliwe u pacjentów, u których nie wystąpiły nowe IARs podczas ostatnich 10 
infuzji lub nie zgłoszono ciężkich działań niepożądanych podczas ostatnich 5 infuzji. Każdy 
wzrost szybkości o 0,083 mg/min (~5 mg/godz.) był utrzymywany przez 3 kolejne infuzje, bez 
żadnych nowych IARs, zmiany szybkości infuzji lub przerwania infuzji przed kolejnym 
zwiększeniem szybkości infuzji. 

 
U pacjentów o masie ciała <30 kg, maksymalna szybkość infuzji powinna wynosić 0,25 mg/min 
(15 mg/godz.). 
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