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Komitet ds. Produktéw Leczniczych Stosowanych u Ludzi (Committee for Medicinal
Products for Human Use, CHMP) z ramienia Europejskiej Agencji Lekow (European
Medicines Agency) EMEA zalecit, aby niemowleta, dzieci i mlodziez byli leczeni
preparatem Myozyme (alglukozydaza alfa) w pierwszej kolejnosci. Podmiotem
odpowiedzialnym dla produktu Myozyme jest firma Genzyme. Taki sposob postepowania
jest zalecany podczas spodziewanych ograniczen w dostepnosci produktu leczniczego w
okresie najblizszych kilku miesiecy. Zalecenia te zostaty przygotowane, aby zapewnic
mozliwos¢ otrzymywania produktu Myozyme przez pacjentéw z tych grup wiekowych w
czasie gdy podmiot odpowiedzialny bedzie rozwigzywat problem ograniczenia dostaw.

Ograniczenia w dostepnosci produktu zostaty spowodowane zwiekszonym
zapotrzebowaniem na ten produkt leczniczy, jak rowniez problemami z produkcja leku
w niektérych miejscach wytwarzania. Obecnie prowadzone sg prace nad
rozwigzaniem tych problemow i firma farmaceutyczna pracuje nad zwiekszeniem
mozliwosci produkcyjnych. W tym czasie przygotowane zostaly zalecenia, aby
wskazaé lekarzom sposéb postepowania w przypadku braku leku.

Preparat Myozyme jest wskazany w leczeniu pacjentéw z chorobg Pompego, rzadkim
wrodzonym niedoborem enzymatycznym. Choroba Pompego prowadzi do
postepujacego spichrzania glikogenu w niektorych tkankach, szczego6lnie w sercu i
innych miesniach. Powoduje to szeroka game objawow i oznak, wiaczajac
powiekszenie serca, trudnosci w oddychaniu i ostabienie sity miesni.

Kiedy choroba objawia sie we wczesnym wieku, postepuje szybko i nieleczona zwykle
powoduje zgon. Choroba Pompego moze rowniez wystapi¢ u dorostych, wowczas
postep choroby jest wolniejszy i rzadziej zagraza zyciu.

Zatwierdzony schemat dawkowania zaleca podawanie leku we wlewie dozylnym 1 raz na
dwa tygodnie

U noworodkow, dzieci i mtodziezy (wczesne wystgpienie choroby u pacjentéw) nastepuje
szybki postep choroby i te grupy pacjentéw narazone sg na ryzyko odlegtych w czasie
zaburzenh rozwojowych, dlatego Komitet ds. Produktow Leczniczych Stosowanych u
Ludzi zaleca:
* U noworodkéw, dzieci i mtodziezy nalezy kontynuowac leczenie preparatem
Myozyme. W razie potrzeby w tych grupach wiekowych mozna bez ograniczen
rozpoczynac terapie tym preparatem.



» U dorostych pacjentéw nie nalezy rozpoczyna¢ nowych terapii z zastosowaniem
preparatu Myozyme. Lekarze prowadzacy pacjentdw juz leczonych powinni
rozwazy¢ czasowe przerwanie terapii (do czasu wyeliminowania problemoéw z
zaopatrzeniem), Wyjatek stanowig pacjenci, u ktorych taka sytuacja moze
powodowaé konsekwencije zagrazajgce zyciu.

Powyzsze zalecenia majg charakter tymczasowy i nie powodujg zmian w obechie
zatwierdzonej informaciji o leku dla produktu leczniczego Myozyme. Zalecenia te majg,
zastosowanie do czasu rozwigzania probleméw z dostepnoscig leku przez firme.

Dalsze informacie:

1. Szczegdtowe informacje, dotyczace produktu leczniczego Myozyme, w tym
zatwierdzona obecnie informacja o leku, sg dostepne w Europejskim Publicznym
Raporcie Oceniajacym (EPAR European Public Assessment Report):
http://www.emea.europa.eu/humandocs/Humans/EPAR/myozyme/myozyme.htm

2. Ten komunikat prasowy, tacznie z innymi informacjami dotyczgcymi Europejskiej
Agencji Lekdw, sg dostepne na stronie internetowej Agencji EMEA:
WwWw.emea.europa.eu




