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EPAR-0Osszefoglald a nyilvanossag szamara

Fabrazyme
béta-agalzidaz

Ez a Fabrazyme-ra vonatkozé eurdpai nyilvanos értékel6 jelentés (EPAR) dsszefoglaldja. Azt mutatja
be, hogy az emberi felhasznéalasra szant gyoégyszerek bizottsaganak (CHMP) a gyogyszerre vonatkozo
értékelése miként vezetett a forgalomba hozatali engedély kiadasat tamogatd véleményéhez és a
Fabrazyme alkalmazasi feltételeire vonatkozé ajanlasaihoz.

Milyen tipusu gyogyszer a Fabrazyme?

A Fabrazyme egy béta-agalzidaz nev(i hatdéanyagot tartalmazé gydgyszer. Oldatos infazié készitésére
alkalmas por formajaban kaphaté.

Milyen betegségek esetén alkalmazhat6é a Fabrazyme?

A Fabrazyme-ot a Fabry-kérban, egy ritka 6rokletes betegségben szenvedd betegek kezelésére
alkalmazzak. A Fabry-kdrban szenvedd betegek szervezetében nincsen elegendé alfa-galaktozidaz A
enzim, amely rendes korilmények kozott lebontja a globotriaoszil-ceramid (GL-3 vagy Gb3) nevli
zsiros anyagot. Ha az enzim hianyzik, a GL-3 nem képes lebomlani, és felhalmozdédik a szervezet
sejtjeiben, példaul a vesesejtekben.

A Fabry-kdrban szenved6 betegeknél sokféle tiinet jelentkezhet, kdztuk olyan sdlyos allapotok is, mint
a veseelégtelenség, szivproblémak és sztrok.

A gyoégyszer csak receptre kaphato.
Hogyan kell alkalmazni a Fabrazyme-ot?

A Fabrazyme-ot csak a Fabry-koér vagy mas orokletes anyagcsere-betegségek kezelésében jartas orvos
adhatja be.

A Fabrazyme-ot kéthetente egyszer, 1 mg/kg dézisu infazié formajaban alkalmazzak. Az infazioval
kapcsolatos mellékhatasok kockazatanak csokkentése érdekében a kezdeti inflzidadagolasi sebesség
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nem haladhatja meg a percenkénti 0,25 mg-ot (6ranként 15 mg). Az infGzié adagolasat a
tovabbiakban fokozatosan gyorsitani lehet.

A Fabrazyme hosszu tavu alkalmazasra valé. Az inflziét kérhazban kell beadni, de otthon is beadhato
abban az esetben, ha azt a beteg jol toleralja.

Hogyan fejti ki hatasat a Fabrazyme?

A Fabrazyme egy enzimp6tlo kezelés. Az enzimp6tlo kezelés ellatja a beteget a hianyzé enzimmel. A
Fabrazyme-ot arra fejlesztették ki, hogy poétolja az alfa-galaktozidaz A elnevezésli human enzimet,
amely a Fabry-kérban szenvedd betegeknél hidnyzik. A Fabrazyme hatéanyaga, a béta-agalzidaz, a
human enzim masolata, amelyet a ,rekombinans DNS technologiaként” ismert eljarassal allitanak el6:
egy sejt termeli, amelybe olyan gént (DNS-t) juttattak, amelynek hatasara képes az enzim
el6allitasara. A helyettesité enzim segit a GL-3 lebontasaban, és megakadalyozza annak
felhalmozodasat a sejtekben.

Milyen modszerekkel vizsgaltak a Fabrazyme-ot?A Fabrazyme-ot harom, dsszesen 73 felnétt
bevonasaval végzett vizsgalatban tanulmanyoztak. A f6 vizsgalatban a Fabrazyme-ot placeboval
(hatdanyag nélkili kezelés) hasonlitottak dssze 58 betegnél. A vizsgalatban a gyogyszernek a GL-3
vesébdl valo kiliritésére gyakorolt hatdsat tanulmanyozték. A Fabrazyme hatasossagéat 16, nyolc és 16
év kozotti, Fabry-korban szenvedd gyermeknél is vizsgaltak.

Milyen elonyei voltak a Fabrazyme alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

A f6 vizsgalatban 20 heti kezelést kovetben a Fabrazyme hatdsara a GL-3 nagyon jelentés mértékben,
majdnem teljesen kilirilt a vesesejtekbdl: a Fabrazyme-mal kezelt betegek 69%-a érte el a tisztulas
legnagyobb értékét, mig a placebdval kezelt betegek esetében senki sem.

A Fabrazyme-mal kezelt gyermekek vérében szintén csokkent a GL-3 szint, 20 hetes kezelés utan
pedig valamennyi gyermeknél visszaallt a normalis szint. Emellett enyhiltek a tineteik és javult az
életmindséguk.

Milyen kockazatokkal jar a Fabrazyme alkalmazasa?

A Fabrazyme leggyakoribb mellékhatasait (10 beteg kdzill tébb mint 1-nél jelentkezik) inkabb az
inflzid, mintsem a gydgyszer okozza. Ezek tobbek kozt: a fejfajas, az érzészavarok mint pl. tlszuras,
a hanyinger, a hanyas és a fazas. A Fabrazyme alkalmazasaval kapcsolatban jelentett 6sszes
mellékhatas teljes felsorolasat lasd a betegtajékoztatdéban!

A Fabrazyme nem alkalmazhat6 olyan személyeknél, akik tulérzékenyek (allergiasak) a béta-
agalzidazzal vagy a készitmény barmely mas ¢sszetevijével szemben.

Miért engedélyezték a Fabrazyme forgalomba hozatalat?

A CHMP megallapitotta, hogy a Fabry-kdérban szenved6 betegek szamara a Fabrazyme-mal torténé
kezelés hosszu tavu klinikai elényodkkel jarhat. A CHMP megallapitotta, hogy a Fabrazyme
alkalmazasanak elényei meghaladjak a kockazatokat, ezért javasolta a gyogyszerre vonatkozo
forgalomba hozatali engedély kiadasat.

A Fabrazyme-mal kapcsolatos egyéb informacio

2001. augusztus 3-an az Eurdépai Bizottsag a Fabrazyme-ra vonatkozéan kiadta az Eurdpai Uni6 egész
teriletére érvényes forgalomba hozatali engedélyt.
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A Fabrazyme-ra vonatkozo teljes EPAR az Ugyndkség weboldalan talalhat6: ema.europa.eu/Find
medicine/Human medicines/European Public Assessment Reports. Amennyiben a Fabrazyme-mal
torténd kezeléssel kapcsolatban bévebb informacidra van szilksége, olvassa el a (szintén az EPAR
részét képezo6) betegtajékoztatot, illetve forduljon orvosahoz vagy gyogyszerészéhez!

Az 6sszefoglald utolsé aktualizalasa: 02-2013.
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/000370/human_med_000784.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/000370/human_med_000784.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
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