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Streszczenie EPAR dla ogétu spoteczenstwa

Fabrazyme
agalzydaza beta

Niniejszy dokument jest streszczeniem Europejskiego Publicznego Sprawozdania Oceniajacego (EPAR)
dotyczacego leku Fabrazyme. Wyjasnia, jak Komitet ds. Produktéw Leczniczych Stosowanych u Ludzi

(CHMP) ocenit lek w celu ustalenia opinii, na podstawie ktérej przyznano pozwolenie na dopuszczenie
produktu Fabrazyme do obrotu, oraz zalecen w sprawie warunkéw stosowania leku.

Co to jest Fabrazyme?

Fabrazyme jest lekiem zawierajgcym substancje czynng agalzydaze beta. Lek ma postac proszku, z
ktérego sporzadza sie roztwor do infuzji (wlewu dozylnego).

W jakim celu stosuje sie lek Fabrazyme?

Lek Fabrazyme stosuje sie w leczeniu pacjentow z chorobg Fabry’ego — rzadka chorobg dziedziczna.

Pacjenci z chorobg Fabry’ego cierpig na niedobdr enzymu o nazwie alfa-galaktozydaza A. Zwykle
enzym ten rozktada substancje ttuszczowa o nazwie: globotriaozyloceramid (GL-3 lub Gb3). W

przypadku braku tego enzymu GL-3 nie ulega rozktadowi, odktadajac sie w komdrkach organizmu, np.
w komoérkach nerek.

U 0s06b z chorobg Fabry’ego moze wystepowac wiele réznych oznak i objawow, w tym ciezkie stany tj.
niewydolnos¢ nerek, problemy sercowe i udar.

Lek wydaje sie wytgcznie z przepisu lekarza.
Jak stosowac lek Fabrazyme?

Lek powinien podawac jedynie lekarz majacy doswiadczenie w leczeniu pacjentéow z chorobg Fabry'ego
lub innymi metabolicznymi chorobami dziedzicznymi.

Lek Fabrazyme podaje sie co dwa tygodnie we wlewie dozylnym w dawce 1 mg na kilogram masy ciata.
Poczatkowe tempo wlewu nie powinno przekroczy¢ 0,25 mg/min (15 mg/godz.) w celu zmniejszenia
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ryzyka wystapienia dziatan niepozadanych po podaniu wlewu. Tempo wlewu mozna zwiekszac
stopniowo przy podawaniu kolejnych wlewoéw.

Lek Fabrazyme jest przeznaczony do dtugoterminowego leczenia. Wlewy podaje sie w szpitalu, ale
moga by¢ réwniez podawane w domu, jezeli wykazano, ze pacjent dobrze je toleruje.

Jak dziata lek Fabrazyme?

Lek Fabrazyme stosuje sie jako enzymatyczng terapie zastepczg. Enzymatyczna terapia zastepcza
dostarcza pacjentom brakujacy enzym. Lek Fabrazyme opracowano w celu zastgpienia enzymu
ludzkiego, alfa-galaktozydazu A, ktérego niedobor stwierdzono u 0sdb z chorobg Fabry’ego. Substancja
czynna leku Fabrazyme, agalzydaza beta, jest kopig enzymu ludzkiego i zostata uzyskana metodg
znang jako technika rekombinacji DNA: jest ona wytwarzana przez komérki, ktére otrzymaty
odpowiedni gen (DNA) umozliwiajacy im wytwarzanie enzymu. Enzym zastepczy pomaga rozbi¢ GL-3 i
hamuje jego gromadzenie w komoérkach pacjenta.

Jak badano lek Fabrazyme?

Lek Fabrazyme oceniano w trzech badaniach z udziatem fgcznie 73 dorostych pacjentéw. W badaniu
gtéwnym lek Fabrazyme poréwnywano z placebo (leczenie obojetne) u 58 pacjentéw. W badaniu
obserwowano wptyw lekdéw na usuwanie GL-3 z nerek. Skutecznos$c¢ leku Fabrazyme badano réwniez u
16 dzieci w wieku od 8 do 16 lat z chorobg Fabry'ego.

Jakie korzysci ze stosowania leku Fabrazyme zaobserwowano w
badaniach?

W badaniu gtéwnym po 20 tygodniach leczenia Fabrazyme przyczynit sie do znacznego i prawie
catkowitego usuniecia GL-3 z komoérek nerek: u 69% pacjentéw leczonych produktem Fabrazyme
stwierdzono najlepsze wyniki w tym zakresie, nie stwierdzono natomiast usuniecia GL-3 u zadnego
pacjenta w grupie, ktérej podawano placebo.

U dzieci leczonych produktem Fabrazyme zaobserwowano spadek w poziomie GL-3 we krwi, przy czym
wszystkie dzieci miaty normalny jego poziom po 20 tygodniach leczenia. Towarzyszyto temu
zmniejszenie objawdw i poprawa jakosci zycia.

Jakie ryzyko wiaze sie ze stosowaniem leku Fabrazyme?

Najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Fabrazyme (obserwowane u wiecej
niz 1 na 10 pacjentéw) byly spowodowane raczej przez infuzje niz przez lek. Dziatania te obejmowaty:
goraczke, dreszcze, bdél glowy, parestezje (nieprawidtowe odczucia, takie jak mrowienie), nudnosci
(mdtosci), wymioty i uczucie zimna. Petny wykaz dziatan niepozadanych zwigzanych ze stosowaniem
leku Fabrazyme znajduje sie w ulotce dla pacjenta.

Leku Fabrazyme nie wolno stosowac u 0séb, u ktérych wystepuje nadwrazliwos¢ (alergia) na
agalzydaze beta lub ktorykolwiek sktadnik produktu.

Na jakiej podstawie zatwierdzono lek Fabrazyme?

CHMP uznat, ze u pacjentdéw z chorobg Fabry’ego leczenie produktem Fabrazyme moze przyniesc¢
dtugoterminowe korzysci kliniczne. CHMP uznat, ze korzysci ze stosowania leku Fabrazyme
przewyzszajq ryzyko, i zalecit przyznanie pozwolenia na dopuszczenie produktu do obrotu.
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Inne informacje dotyczace leku Fabrazyme:

W dniu 3 sierpnia 2001 r. Komisja Europejska przyznata pozwolenie na dopuszczenie leku Fabrazyme
do obrotu wazne w catej Unii Europejskiej.

Petne sprawozdanie EPAR dotyczace leku Fabrazyme znajduje sie na stronie internetowej Agencji pod
adresem: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European Public Assessment Reports. W
celu uzyskania dodatkowych informacji dotyczacych leczenia produktem Fabrazyme nalezy zapoznac
sie z ulotka dla pacjenta (takze cze$¢ EPAR) badz skontaktowac sie z lekarzem lub farmaceuta.

Data ostatniej aktualizacji: 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
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