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Sahrn spravy EPAR pre verejnost

Fabrazyme
betaagalzidaza

Tento dokument je suhrn Eurépskej verejnej hodnotiacej spravy (EPAR) o lieku Fabrazyme.
Vysvetluje, akym sp6sobom Vybor pre lieky na humanne pouzitie (CHMP) vyhodnotil liek a dospel

k stanovisku v prospech vydania povolenia na uvedenie na trh, ako aj k odpori¢aniam, ako pouzivat
liek Fabrazyme.

€o je liek Fabrazyme?

Liek Fabrazyme je liek, ktory obsahuje Gcinnu latku betaagalzidazu. Je dostupny vo forme prasku,
z ktorého sa pripravuje infuzny roztok (na kvapkanie do Zily).

Na co sa liek Fabrazyme pouziva?

Liek Fabrazyme sa pouziva na lieCbu pacientov s Fabryho chorobou, ¢o je zriedkava dedi¢na porucha.
Pacienti s Fabryho chorobou maji nedostatok enzymu alfa-galaktozidazy A. Tento enzym zvycajne
rozklada mastnu latku nazyvanu globotriaosylceramid (GL-3 alebo Gb3). Ak tento enzym chyba, GL-3
sa nemoze rozlozit a hromadi sa v bunkach v tele, napr. v bunkach obliiek.

Osoby s Fabryho chorobou mézu mat Siroké spektrum priznakov a symptémov vratane zavaznych
stavov, ako je napriklad zlyhanie obliciek, problémy so srdcom a mozgova mftvica.

Vydaj lieku je viazany na lekarsky predpis.
Ako sa liek Fabrazyme uziva?

Liek Fabrazyme ma podavat len lekar, ktory ma skusenosti s lie¢enim pacientov s Fabryho chorobou
alebo inymi dedi¢nymi metabolickymi chorobami.

Liek Fabrazyme sa podava raz za dva tyzdne vo forme infGzie v davke 1 mg na kilogram telesnej
hmotnosti. Prvd inflzia sa nema podavat rychlejdie ako 0,25 mg za mindtu (15 mg/hodinu), aby sa
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znizilo riziko vedlajsich G¢inkov spojenych s infaziou. Pri dalSich inflzidch sa rychlost méze postupne
zvy$ovat.

Liek Fabrazyme je urceny na dlhodobé uzivanie. Inflzie sa podavaju v nemocnici, mézu sa vsak
podavat aj doma, ak sa preukazalo, Ze pacient dobre toleruje inflzie.

Akym sposobom liek Fabrazyme Gcinkuje?

Liek Fabrazyme sa pouziva ako enzymova substitu¢na liecba. Touto lieCbou sa pacientom dodava
chybajtci enzym. Liek Fabrazyme bol vyvinuty tak, aby nahradil ludsky enzym alfagalaktozidazu A,
ktory chyba osobam s Fabryho chorobou. U¢innd latka lieku Fabrazyme, betaagalzidaza, je kopiou

fudského enzymu a vyraba sa tzv. technoldgiou rekombinantnej DNA: vytvaraji ho bunky, do ktorych
bol viozeny gén (DNA), a preto mézu produkovat tento enzym. Nahradny enzym pomaha rozkladat

GL-3 a zabranuje hromadeniu tejto latky v bunkach pacienta.
Ako bol liek Fabrazyme skimany?

Liek Fabrazyme bol skimany v troch Stadiach u celkovo 73 dospelych. V hlavnej stadii sa liek
Fabrazyme porovnaval s placebom (zdanlivym liekom) u 58 pacientov. V Studii sa sledovali vplyvy lieku
na odstrafiovanie GL-3 z oblic¢iek. U¢inok lieku Fabrazyme sa testoval aj na 16 detoch vo veku od osem
do 16 rokov, ktoré mali Fabryho chorobu.

AKky prinos preukazal liek Fabrazyme v tychto stadiach?

V hlavnej $tudii p6sobenie lieku Fabrazyme malo po 20 tyzdrioch lieCby za nasledok velmi vyznamné
a takmer Uplné odstranenie GL-3 z buniek v oblickach: u 69 % pacientov lieCenych liekom Fabrazyme
sa zaznamenali najlepsie vysledky pri odstrafiovani v porovnani so skupinou lie¢enou placebom,

v ktorej sa ani u jedného pacienta takéto vysledky nezaznamenali.

U deti lieCenych liekom Fabrazyme tiez doslo k poklesu hladiny GL-3 v krvi, pricom vSetky deti mali po
20 tyzdiioch liecby normalne hodnoty. Tieto vysledky boli sprevadzané zmiernenim priznakov
a zlepSenim kvality zivota.

Akeé rizika sa spajaju s uzivanim lieku Fabrazyme?

NajCastejsie vedlajsie Ucinky lieku Fabrazyme (pozorované u viac ako 1 pacienta z 10) su sposobené
skér infuziou ako liekom. Patri sem hor(céka, triaska, bolest hlavy, parestézia (abnormalne pocity,
napriklad mravéenie), nauzea (nevolhost), vracanie a pocit chladu. Zoznam vsetkych vedlajsich
ucinkov pozorovanych pri pouzivani lieku Fabrazyme sa nachadza v pisomnej informacii pre
pouzivatelov.

Liek Fabrazyme sa nesmie podavat osobam, ktoré su precitlivené (alergické) na betaagalzidazu alebo

na iné zlozky lieku.

Preco bol liek Fabrazyme povoleny?

Vybor CHMP rozhodol, ze lie¢ba liekom Fabrazyme mo6ze mat pre pacientov s Fabryho chorobou
dlhodoby klinicky prinos. Vybor CHMP rozhodol, Ze prinosy lieku Fabrazyme su vacdsie nez rizika, ktoré
sa spajaju s jeho pouZivanim, a odporudil udelit povolenie na uvedenie na trh.
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Dalsie informacie o lieku Fabrazyme

Dria 3. augusta 2001 Eurdpska komisia vydala povolenie na uvedenie lieku Fabrazyme na trh platné
v celej Eurdpskej unii.

Uplné znenie spravy EPAR o lieku Fabrazyme sa nachadza na webovej stranke agentury:
ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European Public Assessment Reports. Ak potrebujete
dalsie informacie o lie¢be liekom Fabrazyme, preditajte si pisomnu informaciu pre pouzivatelov (sucast
spravy EPAR), alebo sa obrétte na svojho osetrujldceho lekara, resp. lekarnika.

Posledné aktualizacia tohto sthrnu: 02-2013

Fabrazyme
strana 3/3


http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/000370/human_med_000784.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
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