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Xenpozyme (alfa-olipudaze)
Xenpozyme parskats un kapéc tas ir registrétas ES

Kas ir Xenpozyme un kapec tas lieto?

Xenpozyme ir zales, ko lieto, lai arstétu pacientus ar skabas sfingomielinazes deficitu (ASMD),
genétisku slimibu, kas vésturiski zinama ka A, A/B un B tipa Nimana-Pika slimiba. Ir tris Nimana-Pika
slimibas tipi (A, B un C), kam ir atSkirigi genétiskie céloni un atskirigi simptomi. Xenpozyme tiek
lietotas A/B vai B tipa pacientu arstésanai. Tas ir paredzétas ASMD simptomu arstésanai, kas nav
saistiti ar smadzeném.

Nimana-Pika slimiba ir reta, un 2016. gada 5. decembri Xenpozyme tika pieskirts reti sastopamu
slimibu arstéSanai paredzétu zalu statuss. Sikaka informacija par retu slimibu arstéSanai paredzéto
zalu statusa pieskirsanu ir atrodama: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu-3-01-
056.

Xenpozyme satur aktivo vielu alfa-olipudazi.

Ka lieto Xenpozyme?

Xenpozyme var iegadaties tikai pret recepti, un arstéSana ir jauzrauga veselibas apripes specialistam
ar pieredzi ASMD vai citu iedzimtu vielmainas traucéjumu arstésSana. Xenpozyme ir jaievada veselibas
aprupes specialistam ar piekluvi attiecigam mediciniskajam atbalstam, lai parvalditu iespéjamas
smagas reakcijas, pieméram, paaugstinatas jutibas (alergiskas) reakcijas, kas skar visu organismu
(skatit talak sadalu par riskiem).

Xenpozyme tiek ievaditas véna inflizijas veida (pa pilienam) ik péc divam nedélam. Ieteicama deva ir
atkariga no pacienta masas. Arsté$anu sak ar mazu devu, ko pakapeniski palielina, lidz tiek sasniegta
ieteicama deva, parasti péc 14 lidz 16 nedélam. Atkariba no devas inftzijas ilgums ir diapazona no
18 lIidz 220 mindtém (gandriz 3,7 stundas).

Papildu informaciju par Xenpozyme lietoSanu skatit zalu lietoSanas instrukcija vai jautat arstam vai
farmaceitam.

Ka Xenpozyme darbojas?

Genétiskas mutacijas dél pacientiem ar A, A/B un B tipa ASMD trikst funkcionéjosa fermenta skabas
sfingomielinazes, ko atrod lizosomas (organisma Stinu dalas, kas noarda baribas vielas un citus
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materialus) un kas ir nepiecieSama noteiktu tauku noardisanai. Rezultata tauku uzkrasanas maina
SUnu darbibas veidu un izraisa to bojaeju, ietekmé&jot audu un organu, tostarp aknu, liesas, plausu,
sirds un smadzenu, normalu darbibu.

Xenpozyme aktiva viela alfa-olipudaze ir parasta skabas sfingomielinazes fermenta kopija. Paredzams,
ka ta aizstas pacientu defektivo fermentu un tadéjadi samazinas tauku uzkrasanos lizosomas un
mazinas dazus slimibas simptomus. Tomér nav sagaidams, ka tas mazinas simptomus, kas ietekmé
smadzenes, jo zales nespéj Skérsot asins un smadzenu barjeru, kas atdala asinis no smadzenu audiem.

Kadi Xenpozyme ieguvumi atklati petijumos?

Tika pieradits, ka Xenpozyme uzlabo plausu funkciju un samazina liesas tilpumu gan pieaugusajiem,
gan bérniem.

Pamatpétijuma, kura piedalijas 36 pieaugusie ar B tipa ASMD vai A/B tipa ASMD, plausu funkcijas
uzlaboSanos mérija péc oglekla monoksida difiizijas kapacitates (DLco) izmainam plausas. DLco ir
gazes veids, ko lieto nelielos daudzumos, lai noteiktu, cik daudz skabekla no plausam nonak asinis. P&c
vienu gadu ilgas terapijas DLco pieaugums bija lielaks to pacientu grupa, kuri sanéma Xenpozyme
(vidéji par 22 %), salidzinot ar grupu, kas sanéma placebo jeb fiktivu arstésanu (vidéji par 3 %).
Pamatojoties uz citam ar plausam saistitam saslimSanam, par nozimigu uzlabojumu uzskata
palielinajumu par vairak neka 15 %.

Turklat péc vienu gadu ilgas arstésanas liesas tilpums pacientiem, kuri sanéma Xenpozyme,
samazinajas videji par 39 %, bet pacientiem, kuri sanéma placebo, tas palielinajas vid&ji par 0,5 %.
Pamatojoties uz GosSé slimibu (citu genétisku slimibu, kad liesa un citos organos uzkrajas tauki), par
kliniski nozimigu uzskata liesas tilpuma samazinasanos par vairak neka 30 %.

Otru pamatpétijumu veica ar 20 pacientiem lidz 18 gadu vecumam (4 pusaudziem, 9 bérniem,

7 zidainiem/maziem bérniem), kuri visi sanéma Xenpozyme. 1zradijas, ka zales darbojas vienadi un
tam ir vienada ietekme uz bérniem un pieaugusajiem. Novéroja ari plausu funkcijas un liesas tilpuma
uzlabosanos ar DLco vidéjo pieaugumu par 33 % un liesas tilpuma samazinajumu par 49 % péc vienu
gadu ilgas arstésanas.

Kads risks pastav, lietojot Xenpozyme?

Visbiezakas Xenpozyme blakusparadibas (kas var rasties vairak neka 1 no 10 cilvékiem) ir
galvassapes, drudzis, nieze, natrene (niezosi izsitumi), slikta dGsa (nelabums), vemsana, sapes
védera, muskulu sapes un paaugstinats C-reaktiva proteina (iekaisuma markiera) limenis asinis.
Kliniskajos pétijumos ar infliziju saistitas reakcijas, tostarp paaugstinata jutiba (alergiskas reakcijas),
radas vairak neka 1 no 2 pieaugusajiem un apméram 2 no 3 bérniem.

Nopietnas blakusparadibas, par kuram tika zinots klinisko pétijumu laika, ir ekstrasistoles (papildu
sirdspuksti, kas partrauc normalu sirds ritmu) vienam pacientam, kuram jau ir bijusi sirds muskula
bojajumi. Tika zinots par anafilaktisku reakciju (péksnu, smagu alergisku reakciju) un smagiem
natrenes, izsitumu, paaugstinatas jutibas un paaugstinata alaninaminotransferazes (aknu fermenta)
flmena gadijumiem bérniem. Nopietnas paaugstinatas jutibas reakcijas, kas saistitas ar inflziju, biezak
tika novérotas bérniem neka pieaugusajiem.

Pilnu visu blakusparadibu un ierobezojumu sarakstu, lietojot Xenpozyme, skatit zalu lietoSanas
instrukcija.
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Kapéc Xenpozyme ir registrétas ES?

Pacientiem ar ASMD ir |oti ierobeZotas arstéSanas iespé&jas. Ir pieradits, ka Xenpozyme sniedz kliniski
nozimigus ieguvumus pacientiem ar B tipa vai A/B tipa ASMD, uzlabojot plausu funkciju un samazinot
liesas tilpumu. Attieciba uz droSumu Xenpozyme blakusparadibas parasti ir vieglas lidz vidéji smagas.
Var rasties nopietnakas blakusparadibas, jo ipasi smagas alergiskas reakcijas, tacu tas ir uzskatamas
par kontroléjamam, ja tiek istenoti riska mazinasanas pasakumi. Eiropas Zalu agentira noléma, ka
ieguvums, lietojot Xenpozyme, parsniedz So zalu radito risku un zales var redistrét lietoSanai ES.

Kas tiek darits, lai garantetu drosu un efektivu Xenpozyme lietoSanu?

Uznémumam, kas piedava tirgi Xenpozyme, tiek pieprasits izplatit izglitojoSos materialus veselibas
aprupes specialistiem, pacientiem vai aprapétajiem, lai palidzétu kontrolét nopietnu blakusparadibu, jo
Tpasi smagu alergisku reakciju risku saistiba ar infiziju. éajos materialos ir informacija par pazimém un
simptomiem, kam japievérs uzmaniba, un ieteikumi par ricibu blakusparadibu gadijuma.

Zalu apraksta un lietoSanas instrukcija tika ietverti ari ieteikumi un piesardzibas pasakumi, kas
jaievéro veselibas apripes specialistiem un pacientiem, lai garantétu drosu un efektivu Xenpozyme
lietoSanu.

Tapat ka par visam zalém, dati par Xenpozyme lietoSanu tiek pastavigi uzraudziti. Zinotas ar
Xenpozyme lietoSanu saistitas iespéjamas blakusparadibas tiek rlpigi izvértétas, un tiek veikti visi
pacientu aizsardzibai nepiecieSamie pasakumi.

Cita informacija par Xenpozyme

Sikaka informacija par Xenpozyme ir atrodama adentiras timekla vietné:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/xenpozyme.
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