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Szanowna Pani,

W odpowiedzi na pismo znak: RzPP-ZIP-430-56-3/DL/12 z dnia 17 wrzes$nia 2012 r.
Departament Polityki Lekowej 1 Farmacji uprzejmie informuje, iz warunki leczenia
enzymatycznego choréb lizosomalnych w ramach programéw lekowych; uzaleznione sg od
zapisow Charakterystyk Produktow Leczniczych, ktore okreslaja tryb podawanié leku oraz

bezpieczenstwo jego podania. Zgodnie z CHPL:

- produkt leczniczy Myozyme (alglucosidase alfa) — stosowany w leczeniu choroby Pompego
Pkt. 4.4. Specjalne ostrzezenia i Srodki ostroznosci dotyczace stosowania

Ze wzgledu na mozliwos¢é wystgpienia ciezkich reakcji zwigzanych z infuzjg podczas
podawania produkiu leczniczego Myozyme nalezy zapewni¢ dostepnosé odpowiednich
leczniczych Srodkow zapobiegawczych, wlgcznie ze sprzetem do resuscytacji krgzeniowo
oddechowej. Jezeli wystgpi ciezka nadwrazliwosé lub reakcje anafilaktyczne, nalezy rozwazyé
natychmiastowe przerwanie infuzji produktu leczniczego Myozyme i rozpoczqé odpowiednie
leczenie. Nalezy przestrzegac¢ aktualnych standardow medycznych obowigzujgcych w leczeniu
naglych reakcji anafilaktycznych. W badaniach klinicznych wezesnej postaci choroby u okolo
polowy pacjentow leczonych produktem leczniczym Myozyme wystgpily reakcje zwigzane

z infuzjg (ang. Infusion-Associated Reactions — IAR), natomiast w badaniach klinicznych



poznej postaci choroby u 28% pacjentow. IAR sq definiowane jako jakiekolwiek reakcje
niepozgdane, kiore wystepujg podczas infuzji lub w ciggu najblizszych godzin po jej
zakonczeniu. Niektore reakcje byly cigzkie (patrz punkt 4.8). U pacjentow z wczesng postacig
choroby, leczonych wigekszg dawkg (40 mg/kg mc.), stwierdzono tendencje do zwigkszania sig
ilosci objawow towarzyszgcych reakcjom zwigzanym z infuzjg. Wydaje sie, ze ryzyko
pojawienia sie¢ reakcji zwigzanych z infuzjq jest wigksze u pacjentow z rozpoznaniem postaci
niemowlecej, u ktorych wystepuje wzrost miana przeciwcial IgG. Wigksze ryzyko wystgpienia
reakcji zwigzanych z infuzjg obserwowano u pacjentéw, ktorzy podczas infuzji produktu
leczniczego Myozyme byli chorzy na ostrg chorobe (np. zapalenie pluc, posocznicg). Przed
podaniem produktu leczniczego Myozyme nalezy starannie oceni¢ stan kliniczny pacjenta.
Nalezy S$cisle monitorowacé stan pacjentow i zglasza¢ podmiotowi odpowiedzialnemu
posiadajgcemu  pozwolenie na dopuszczenie do obrotu wszystkie przypadki reakcji
zwigzanych z infuzjg, reakcji opézZnionych i mozliwych reakcji immunologicznych. Nalezy
zachowac osiroznos¢ podczas ponownego podawania produktu leczniczego Myozyme
pacjentom, u ktorych wystgpily reakcje zwigzane z infuzjg (a w szczegdlnosci reakcja
anafilaktyczna) (patrz punkty 4.3 i 4.8). W przypadku wystgpienia reakcji lagodnych
i przemijajgcych pomoc lekarska i przerwanie infuzji mogqg nie byc¢ konieczne. Wigkszos¢
reakcji zwigzanych z infuzjg skutecznie leczono zmniejszajgc szybkosci infuzji, chwilowo
Jjg przerywajgc lub podajgc przed jej rozpoczeciem 4 doustne leki przeciwhistaminowe i (lub)
przeciwgorgezkowe 1 (lub) kortykosteroidy. Reakcje zwigzane z infuzjg mogq wysigpic
w kazdej chwili podczas podawania produktu leczniczego Myozyme, zwykle do 2 godzin po
podaniu. Ich wystgpienie jest bardziej prawdopodobne przy wigkszych szybkoSciach infuzji.
U pacjentow z zaawansowang chorobg Pompego mogqg wystgpi¢ zaburzenia czynnosci serca
i ukladu oddechowego, co moze stwarzaé wigksze ryzyko cigzkich powikian wynikajgcych
z reakcji zwigzanych z infuzjq. Z tego wzgledu podczas podawania produktu leczniczego

Myozyme nalezy dokiadniej monitorowac stan takich pacjentow.

- produkt leczniczy Naglazyme (galsulfase) - leczenie Mukopolisacharydozy typ VI - Zespot
Maroteaux - Lamy

4.2. Dawkowanie i sposob podawania

Naglazyme nalezy podawad w odpowiednich warunkach klinicznych, z natychmiastowym dostgpem do

wyposazenia resuscytacyjnego niezbednego do leczenia naglych stancw zagrozenia Zycia.



- produkt leczniczy Elaprase (idursulfase) - leczenie Mukopolisacharydozy typ II - Zespot
Huntera

4.2. Dawkowanie i sposdb podawania

Podawanie produktu leczniczego Elaprase powinno by¢ nadzorowane przez lekarza lub
innego pracownika stuzby zdrowia posiadajgcego doswiadczenie w leczeniu pacjentow z MPS
II lub innymi dziedzicznymi zaburzeniami metabolizmu. Podawanie pacjentowi infuzji leku
Elaprase w domu moze by¢ brane pod uwage u pacjentow, ktorzy przez okres kilku miesigcy
otrzymywali leczenie w klinice i dobrze je tolerowali. Infuzje w domu nalezy podawaé pod

nadzorem lekarza lub innego pracownika stuzby zdrowia.

- produkt leczniczy Aldurazyme (laronidase) — leczenie choroby Hurler’a

4.2. Dawkowanie i sposéb podawania

Aldurazyme nalezy podawaé w odpowiednich warunkach klinicznych, z natychmiastowym
dostepem do wyposazenia resuscytacyjnego potrzebnego do leczenia naglych stanow

zagrozenia Zycia.

- produkt leczniczy Cerezyme (imiglucerase)- leczenie choroby Gaucher’a

4.2. Dawkowanie i sposob podawania

Infuzje domowq produktu leczniczego Cerezyme mozna rozwazyé w przypadku pacjentow,
ktorzy dobrze tolerujq infuzje przez kilka miesigcy. Decyzje o przejsciu pacjenta na infuzje
domowgq nalezy podjgé po ocenie i zaleceniach lekarza prowadzqgcego. Infuzje produktu
leczniczego Cerezyme wykonywane przez pacjenta lub opiekuna wymagajq przeszkolenia
przez pracownika ochrony zdrowia w warunkach klinicznych. Pacjent lub opiekun zostang
poinstruowani w zakresie technik infuzji i prowadzenia dzienniczka leczenia. Pacjenci
u ktorych podczas infuzji wystepujg dzialania niepozgdane powinni natychmiast przerwaé
infuzje i zglosi¢ si¢ po pomoc do pracownikéw ochrony zdrowia. Konieczne moze by¢
wykonywanie kolejnych infuzji w warunkach klinicznych. Dawka i szybko$¢ infuzji
w warunkach domowych powinny pozostawac stale i nie zmieniane bez nadzoru pracownikow

ochrony zdrowia.

Z uwagi na w/w zapisy Charakterystyk Produktow Leczniczych jedynymi produktami,
ktérych profil bezpieczenstwa zezwala na podanie w warunkach domowych moga by¢

produkty: Elaprase — stosowany w leczeniu Zespolu Huntera 1 Cerezyme — stosowany



w leczeniu choroby Gaucher’a. Jak jednak zaznaczono w CHPL przedmiotowych lekow,
rozpoczgeie domowej terapii nie moze sta¢ w oderwaniu do zapewnienia prawidiowych,
sterylnych warunkéw do infuzji oraz profesjonalnego przeszkolenia oséb podajgcych
produkty lecznicze.

Departament pragnie zaznaczy¢, iz obecne zapisy w/w programoéw lekowych
sg tozsame z terapeutycznymi programami zdrowotnymi, ktorych autorem byli Konsultanci
Krajowi w dziedzinach medycyny. Zapisy te zostaly ocenione przez Agencje Oceny
Technologii Medycznych 1 sg racjonalnym rozwigzaniem, uwzgledniajacym organizacje
ochrony zdrowia oraz mozliwosci platnicze Narodowego Funduszu Zdrowia, przy
jednoczesnym zapewnieniu pacjentom dostepu do nowoczesnych i kosztownych technologii

lekowych.

7. powazaniem




