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elosulfase alfa

Este é um resumo do Relatério Publico Europeu de Avaliagdo (EPAR) relativo ao Vimizim. O seu
objetivo é explicar o modo como a Agéncia avaliou o medicamento a fim de recomendar a sua

autorizacdo na UE, bem como as suas condi¢Bes de utilizacdo. Nao tem por finalidade fornecer
conselhos praticos sobre a utilizagdo do Vimizim.

Para obter informacdes praticas sobre a utilizagcdo do Vimizim, os doentes devem ler o Folheto
Informativo ou contactar o seu médico ou farmacéutico.

O gue é o Vimizim e para que ¢ utilizado?

O Vimizim é um medicamento que contém a substancia ativa elosulfase alfa. E utilizado no tratamento
da mucopolissacaridose, tipo IVA (MPS IVA, também conhecida por Sindrome de Morquio A). Esta
doenca é causada pela falta de uma enzima chamada N-acetilgalactosamina-6-sulfatase, necessaria
para a decomposi¢cdo de substancias no organismo chamadas glicosaminoglicanos (GAG). No caso de
auséncia da proteina, ou de uma presenca apenas em quantidades muito pequenas, os GAG néo se
decompdem e acumulam-se nos 0ssos e 6rgédos. Tal causa os sinais da doenca, sendo 0s mais
conhecidos ossos curtos, dificuldade em deslocar-se e respirar, turvacdo dos olhos e perda auditiva.

Dado o numero de doentes afetados por MPS IVA ser reduzido, a doenga € considerada rara, pelo que
o Vimizim foi designado medicamento 6rfdo (medicamento utilizado em doencas raras) em 24 de julho
de 2009.

Como se utiliza o Vimizim?

O tratamento com o Vimizim deve ser supervisionado por um médico com experiéncia na MPS IVA ou
doencas semelhantes. O medicamento s6 pode ser obtido mediante receita médica e deve ser
administrado por um profissional de saide com formacdo adequada.

O Vimizim encontra-se disponivel como um concentrado a ser reconstituido numa solugédo para
perfusdo (administragdo gota a gota) numa veia. A dose recomendada é de 2 mg por quilograma de
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peso corporal, administrada uma vez por dia. A perfusdo deve demorar cerca de 4 horas. Antes da
administracédo do Vimizim, o doente deve receber um medicamento para a prevencdo de uma reacao
alérgica ao Vimizim. Os doentes podem também receber um medicamento para a prevencao da febre.

Como funciona o Vimizim?

O Vimizim é uma terapéutica de substituicdo enzimatica. A terapéutica de substituicdo enzimatica
fornece aos doentes a enzima que lhes falta. A substancia ativa do Vimizim, elosulfase alfa, € uma copia
da enzima humana N-acetilgalactosamina-6-sulfatase. A enzima de substituicdo ajuda a decompor os
GAG e impede a sua acumulagéo nas ceélulas, melhorando, dessa forma, os sintomas da MPS IVA.

A elosulfase alfa é produzida por um método conhecido como "tecnologia de ADN recombinante": é
gerada por células nas quais foi introduzido um gene (ADN) que as torna capazes de produzir a
enzima.

Quais os beneficios demonstrados pelo Vimizim durante os estudos?

O Vimizim foi analisado num estudo principal que incluiu 176 doentes com MPS IVA e que comparou o
Vimizim com um placebo (tratamento simulado). O principal parametro de eficacia foi a alteracédo na
distancia que os doentes conseguiam caminhar em seis minutos apds 6 meses de tratamento.

Antes do tratamento, os doentes conseguiam caminhar, em média, apenas 200 metros em seis
minutos. Decorridos 6 meses, os doentes tratados com a dose recomendada do Vimizim passaram a
conseguir caminhar 37 metros extra em seis minutos, em comparacao com 14 metros extra nos
doentes a receberem placebo. Os resultados do estudo também sugeriram que o medicamento
conseguia melhorar o modo como os doentes respiravam ou subiam escadas e, no caso das criangas,
como cresciam.

Quais sao os riscos associados ao Vimizim?

Os efeitos secundarios mais frequentes associados ao Vimizim (que podem afetar mais de 1 em cada
10 pessoas) sao reacgdes ligadas a perfusdo, incluindo dor de cabeca, nauseas (sensa¢édo de enjoo),
vomitos, febre, calafrios e dor abdominal (dores de estdmago). Sao, em geral, ligeiros ou moderados,
e a frequéncia foi mais elevada durante as primeiras 12 semanas de tratamento. As reacdes ligadas a
perfusdo graves mas invulgares incluem anafilaxia (reagéo alérgica grave). Para a lista completa dos
efeitos secundarios comunicados relativamente ao Vimizim, consulte o Folheto Informativo.

O uso do Vimizim é contraindicado em doentes que tenham sofrido reagdes alérgicas potencialmente
fatais a elosulfase alfa ou a qualquer um dos componentes do Vimizim.

Por que foi aprovado Vimizim?

O Comité dos Medicamentos para Uso Humano (CHMP) da Agéncia concluiu que os beneficios do
Vimizim s&o superiores aos seus riscos e recomendou a sua aprovacao para utilizagdo na UE. O CHMP
concluiu que, decorridos 6 meses de tratamento, foi demonstrado que o Vimizim é eficaz a melhorar a
distancia que os doentes conseguem caminhar em seis minutos, além de outros efeitos benéficos,
incluindo capacidade melhorada de realizar atividades diarias. O Comité considerou ainda que o perfil de
seguranca do Vimizim parece ser controlavel e que os efeitos secundarios graves sao invulgares,
embora seja necessario recolher dados adicionais de seguranca a longo prazo.
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Que medidas estao a ser adotadas para garantir a utilizacdo segura e eficaz
do Vimizim?

Foi desenvolvido um plano de gestédo dos riscos para garantir a utilizagdo segura do Vimizim. Com base
neste plano, foram incluidas informacgdes de seguran¢a no Resumo das Caracteristicas do Medicamento
e no Folheto Informativo do Vimizim, incluindo as precauc¢des apropriadas a observar pelos profissionais
de saude e pelos doentes.

Além disso, a empresa responsavel pelo fabrico do Vimizim tem de garantir que todos os profissionais
de salde que se prevé que prescrevam ou utilizem o medicamento recebem material educacional,
informando-os do modo de utilizagdo do medicamento e do risco de reagfes alérgicas graves. A
empresa ird também criar um registo destinado a avaliar os beneficios e riscos do Vimizim a longo
prazo.

Podem ser encontradas informacdes adicionais no resumo do plano de gestdo dos riscos.

Outras informacgoes sobre o Vimizim

Em 28 de abril de 2014, a Comisséo Europeia concedeu uma Autorizac¢do de Introdu¢do no Mercado,
valida para toda a Unido Europeia, para o medicamento Vimizim.

O EPAR completo e o resumo do plano de gestado dos riscos relativos ao Vimizim podem ser
consultados no sitio Internet da Agéncia em: ema.europa.eu/Find medicine/Human

medicines/European public assessment reports. Para mais informacdes sobre o tratamento com o
Vimizim, leia o Folheto Informativo (também parte do EPAR) ou contacte o seu médico ou
farmacéutico.

O resumo do parecer emitido pelo Comité dos Medicamentos Orfdos para o Vimizim pode ser
consultado no sitio Internet da Agéncia em: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare

disease designation.

Este resumo foi atualizado pela udltima vez em 04-2014.
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http://www.ema.europa.eu/docs/pt_PT/document_library/EPAR_-_Risk-management-plan_summary/human/002779/WC500162269.pdf
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/002779/human_med_001759.jsp
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/002779/human_med_001759.jsp
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000678.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000678.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
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