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Streszczenie

Cel Pakietu informacji dotyczacych bezpieczenstwa

Pakiet informacji dotyczgcych bezpieczenstwa (SIP) stosowania produktu
leczniczego Myozyme (alglukozydaza alfa) to uzupetniajgcy materiat edukacyjny
przekazywany lekarzom zajmujgcym sie leczeniem nim pacjentow z chorobg
Pompego. Lekarze prowadzgcy mogg w razie potrzeby udostepni¢ ten materiat
innym osobom z fachowego personelu medycznego (HCP) uczestniczgcym
w leczeniu tej choroby (farmaceutom, lekarzom ogdlnym, alergologom,
pielegniarkom). Gtéwnym celem SIP jest:

e Edukacja na temat znanych zagrozen zwigzanych z leczeniem produktem
leczniczym Myozyme, aby w miare mozliwosci zminimalizowac zagrozenie
(punkt A).

e Przekazanie osobom z personelu medycznego wskazéwek dotyczacych
postepowania w zwigzku z tymi zagrozeniami (punkt B).

e Przekazanie osobom z personelu medycznego informacji na temat
wykonywania testow immunologicznych, ktore pomogg dodatkowo
scharakteryzowac potencjalne mechanizmy reakcji zwigzanych z infuzjg (IAR)
oraz reakcji nadwrazliwosci (punkt C).

SIP dostarcza rowniez informacji na temat programu badan specjalistycznych
w kierunku choréb rzadkich (RDSTP) firmy Sanofi w zakresie bezptatnych badan
immunologicznych. Aby uzyska¢ informacje na temat dostepu do ustug RDSTP
firmy Sanofi, lub tez w przypadku innych pytan na temat testéw dotyczgcych
produktu leczniczego Myozyme nalezy zwrdci¢ sie do lokalnej osoby do kontaktu
z firmy Sanofi lub do Europejskiego Dziatu Ustug Medycznych Sanofi.
NAJWAZNIEJSZE DANE KONTAKTOWE przedstawiono ponize;j.

Procesy opisane w niniejszym dokumencie stanowig ogolne zalozenia, ktére
podlegaja zasadom miejscowej praktyki lekarskiej i krajowym przepisom.

Produkt leczniczy Myozyme i choroba Pompego

Choroba Pompego to lizosomalna choroba spichrzeniowa spowodowana
niedoborem kwasnej a-glukozydazy (GAA) — enzymu, ktory rozkfada glikogen
w lizosomach do glukozy. Niedobér GAA prowadzi do nagromadzenia glikogenu
| ostatecznie do rozerwania lizosomow, co powoduje zaburzenia czynnoSci
komoérek w wielu tkankach organizmu, w szczegoélnosci we widknach miesniowych.

Produkt leczniczy Myozyme zawiera substancje czynng o nazwie rekombinowana
ludzka kwasna alfa-glukozydaza (rhGAA). Produkt leczniczy Myozyme jest
wskazany w dtugotrwatej enzymatycznej terapii zastepczej (ETZ) u pacjentow
dorostych, dzieci i mtodziezy w kazdym wieku z potwierdzonym rozpoznaniem
choroby Pompego. Zalecany schemat dawkowania produktu leczniczego Myozyme
obejmuje podawanie dawki 20 mg/kg masy ciata co 2 tygodnie.
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Najwazniejsze dane kontaktowe

Zgtaszanie dziatan niepozadanych

Przypadki podejrzenia wystgpienia dziatah niepozadanych zwigzanych ze
stosowaniem produktu leczniczego Myozyme lub przypadki zastosowania
produktu leczniczego Myozyme w okresie cigzy nalezy zgtaszaé do
przedstawiciela podmiotu odpowiedzialnego:

Sanofi Sp. z o.0.

ul. Marcina Kasprzaka 6
01-211 Warszawa

Tel.: + 48 22 28 00 000
www.sanofi.pl

W przypadku pytan dotyczacych uzyskania dostepu do ustug
specjalistycznych badan nad rzadkimi chorobami firmy Sanofi lub w
celu uzyskania informacji medycznej o chorobie Pompego, o produkcie
leczniczym Myozyme oraz innych pytan dotyczacych testéow dla
Myozyme, nalezy skontaktowac sie z lokalnym przedstawicielstwem
firmy Sanofi:

Sanofi Sp. z 0.0.

ul. Marcina Kasprzaka 6
01-211 Warszawa

Tel.: +48 22 28 00 000
www.sanofi.pl
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. Opis zagrozen zwigzanych z produktem leczniczym Myozyme

Zidentyfikowane zagrozenia dla bezpieczenstwa zwigzane ze stosowaniem produktu
leczniczego Myozyme (alglukozydaza alfa) obejmujg ponizsze:

1. reakcje zwigzane zinfuzjg (IAR), wtym reakcje nadwrazliwosci
i anafilaktyczne, ktérym moze (ale nie musi) towarzyszy¢ pojawienie sie
przeciwciat IgG i IgE,

2. reakcje o podtozu immunologicznym,

3. immunogennos¢ prowadzgca do utraty odpowiedzi (trwale podwyzszone
miano przeciwciat IgG i/lub przeciwciat neutralizujgcych).

Prosze zapoznac¢ sie z ChPL produktu leczniczego Myozyme, punkty 4.3,4.4,4.8i 5.1.

A.l. Reakcje zwigzane z infuzjg, w tym reakcje nadwrazliwosci i anafilaktyczne,
ktéorym moze (ale nie musi) towarzyszyé pojawienie sie przeciwciat IgG i IgE

IAR definiuje sie jako dowolne zdarzenie niepozgdane (AE) wystepujgce podczas
infuzji lub w ciggu kilku godzin po infuzji i ocenione jako potencjalnie zwigzane
przyczynowo z podaniem produktu leczniczego (Myozyme). Powigzane zdarzenia
wystepujgce w okresie po infuzji mogg zosta¢ uznane za IAR wedtug uznania osoby
zgtaszajgcej. Doktadny mechanizm IAR nie jest do konca wyjasniony, ale nasza
wiedza na jego temat ulegta poszerzeniul.2. Tabela 1 przedstawia liste potencjalnych
mechanizmadw.

Tabela 1. Potencjalne mechanizmy IAR, wtym reakcji nadwrazliwosci
i anafilaktycznych

s Zwigzane z immunoglobuling E (IgE).

s Zwigzane z immunoglobuling G (IgG) i aktywacjg dopetniacza.

s Uwolnienie cytokin, ale w niejasnym mechanizmie.

o Bezposrednia stymulacja komorek tucznych przez lek z uwolnieniem

histaminy.

o

Zwiekszenie szybkosci infuzji.

Podczas gdy wiekszosc¢ reakcji w badaniach klinicznych oraz po dopuszczeniu leku
do obrotu oceniono jako reakcje o nasileniu od tagodnego do umiarkowanego,
u niektorych pacjentéw podczas infuzji produktu leczniczego Myozyme wystgpit
wstrzgs anafilaktyczny i/lub zatrzymanie akcji serca, co wymagato zastosowania
dziatan podtrzymujgcych czynnosci zyciowe3:46. Reakcje wystepowaty na ogot
w krétkim czasie po rozpoczeciu infuzji. Prosze sprawdzi¢ peten opis dziatan
niepozgdanych w ChPL. Ogélna ocena nasilenia nalezy do lekarza
prowadzacego leczenie.
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Tabela 2. Pacjenci z grup podwyzszonego ryzyka powikian IAR*

Pacjenci z jakgkolwiek ostrg chorobg (np. zapaleniem ptuc,
posocznicg, gorgczkg) w czasie infuzji produktu leczniczego Myozyme.

Pacjenci z zaawansowang chorobg Pompego (mogg u nich
wystepowaé zaburzenia czynnosci serca i uktadu oddechowego, co
moze stwarza¢ wieksze ryzyko ciezkich powiktan wynikajgcych
z reakcji zwigzanych zinfuzjg). Dlatego pacjentéw tych podczas
podawania produktu leczniczego Myozyme nalezy uwazniej
monitorowac.

Pacjenci, u ktérych pojawig sie przeciwciata IgE przeciwko produktowi
leczniczemu Myozyme (wieksze ryzyko wystgpienia anafilaksji
i ciezkich reakcji nadwrazliwosci).

Pacjenci otrzymujgcy produkt leczniczy Myozyme ze zwiekszong
szybkoscig infuzji.

Pacjenci, u ktérych pojawity sie trwale podwyzszone miana przeciwciat
IgG, zwtaszcza pacjenci z IOPD.

Nalezy zachowaC ostroznos¢ podczas ponownego podawania
produktu leczniczego Myozyme pacjentom, u ktérych wystgpity IAR (a
w szczegolnosci reakcja anafilaktyczna).

Pacjenci, u ktérych tymczasowo przerwano leczenie produktem
leczniczym Myozyme (np. podczas cigzy).

A.2.

Potencjalny mechanizm reakcji o podtozu immunologicznym obejmuje odkfadanie sie
immunologicznych o posredniej wielkosci w tkankach
i Srédbtonku naczyniowym, co prowadzi do stanu zapalnego i powoduje wystgpienie
réznorodnych klinicznych objawéw przedmiotowych i podmiotowych, takich jak
ktebuszkowe zapalenie nerek, krwiomocz, biatkomocz, wysypka grudkowa, wykwity
przypominajgce plamice, zapalenie stawdw, zapalenie bton surowiczych oraz

krazgcych kompleksow

*Nalezy pamieta¢, ze IAR mogg wystagpi¢ u kazdego pacjenta.

Reakcje o charakterze immunologicznym

zapalenie naczyn’ 8.

do 10 dni od

prawdopodobnie o podtozu

Reakcje te majg charakter samoograniczajacy i zwykle wystepuja w ciggu 7
infuzji antygenu, rozpoczynajgc sie od typowych objawow
grypopodobnych, takich jak gorgczka, bole mieéni, béle stawdw i wysypka.
Powrdt do normalnego stanu klinicznego zazwyczaj nastepuje w ciggu 7
do 28 dni.

Po zastosowaniu produktu leczniczego Myozyme obserwowano ciezkie
reakcje skoérne, wtym wrzodziejgce i martwicze zmiany skorne,
immunologicznym. Biopsja skéry u jednego

PL.EDU.ALG.25.06.01




pacjenta wykazata odkfadanie sie przeciwciat anty-rhGAA w zmianach
skornych.

e Po zastosowaniu produktu leczniczego Myozyme  obserwowano
ogolnoustrojowe reakcje o podtozu immunologicznym, w tym potencjalne
reakcje typu Il zwigzane z kompleksami immunologicznymi. Reakcje
te pojawiaty sie od kilku tygodni do 3 lat po rozpoczeciu infuzji produktem
leczniczym Myozyme.

e U pojedynczych pacjentow leczonych produktem leczniczym Myozyme,
u ktérych stwierdzono wysokie miano przeciwciat IgG (=102 400), rozpoznano
zespot nerczycowy. U pacjentéw tych biopsja nerki wykazata odktadanie
kompleksow immunologicznych. Stan pacjentéw poprawit sie po przerwaniu
leczenia.

A.3. Immunogennosé¢ prowadzaca do utraty odpowiedzi (trwale podwyzszone miano
przeciwciat IgG i/lub przeciwciat neutralizujacych)

Wptyw powstawania przeciwciat IgG na skutecznos$¢ produktu leczniczego Myozyme
oceniano w badaniach klinicznych oraz na przestrzeni lat po wprowadzeniu produktu
leczniczego do obrotu. W badaniach klinicznych u wiekszosci pacjentéw pojawiaty
sie przeciwciata IgG przeciwko produktowi leczniczemu Myozyme, a serokonwersja
zachodzita zazwyczaj w ciggu 3 miesiecy od rozpoczecia leczenia.

Kliniczny wptyw przeciwciat IgG na skutecznosc¢ produktu leczniczego Myozyme jest
wieloczynnikowy, jednak pewng role odgrywa rozwoj trwale podwyzszonego miana
lgG (HSAT).

1. Jesli chodzi olOPD, to zaobserwowano tendencje do wystepowania
wyzszego miana przeciwciat 1IgG wsrod pacjentow otrzymujgcych wyzszg
dawke leku (40 mg/kg)®>. HSAT zdefiniowano jako miano =251 200,
w co najmniej dwoch punktach czasowych, po 6 miesigcach leczenia
produktem leczniczym Myozyme, zmierzone w odstepie co najmniej 12
tygodni. Wykazano, ze rozwdj HSAT u pacjentow leczonych produktem
leczniczym Myozyme wigze sie ze ztymi wynikami klinicznymi. Ryzyko
rozwoju HSAT jest wyzsze u pacjentéw CRIM-ujemnych niz CRIM-dodatnich.
Takie dlugotrwate wystepowanie HSAT moze skutkowaé suboptymalnym
dawkowaniem leku u pacjentow =z powodu powstawania kompleksow
immunologicznych. HSAT obserwowano rowniez u ograniczonej liczby
pacjentéw CRIM—dodatnich®.10.11,

2. U wiekszosci pacjentéw z LOPD wykazano stabilizacje lub zmniejszanie sie
miana przeciwciat w czasie. Jako ze pacjenci z LOPD sg CRIM-dodatni,
u tych pacjentéw na ogét nie wystepuje ryzyko rozwoju HSAT, a bardzo
niewielu z nich wytwarza wysokie miano ADA, ktére z czasem sie zmniejsza
. W zwigzku z tym wptyw przeciwciat IgG u pacjentéw z LOPD jest bardziej
ograniczony?2.12,13,
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3. U niewielkiej liczby pacjentéw z obecnoscig 1gG leczonych produktem
leczniczym Myozyme w ramach badan klinicznych i/lub  w okresie
porejestracyjnym stwierdzono dodatnie wyniki badan in vitro w kierunku
hamowania aktywnosci enzyméw i/lub ich wychwytu. Znaczenie kliniczne
hamowania in vitro nie jest jasne. U pacjentéw z dodatnimi wynikami
hamowania wychwytu miano przeciwciat IgG bylo zreguly wyzsze niz
u pacjentow z ujemnymi wynikami hamowania wychwytu, zaroéwno
w badaniach dotyczgcych niemowlecej postaci choroby, jak i postaci pozne.
U niektérych pacjentow z IOPD leczonych produktem leczniczym Myozyme
pojawity sie przeciwciata neutralizujgce, zwlaszcza te hamujgce wychwyt
komérkowy leku; zazwyczaj wigzaty sie one z wysokim mianem ADA.
Pacjenci CRIM-ujemni z IOPD sg narazeni na pojawienie sie HSAT
i przeciwciat neutralizujgcych, czemu towarzyszy udokumentowana utrata
odpowiedzi klinicznej9.10.11,
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B. Postepowanie kliniczne w przypadku

zidentyfikowanych zagrozen

Zdecydowanie zaleca sie wyjsciowe pobranie probki surowicy przed wykonaniem

pierwszej infuzji.

B.1. Reakcje zwigzane z infuzjg, w tym reakcje nadwrazliwosci i anafilaktyczne,
ktorym moze (ale nie musi) towarzyszy¢ pojawienie sie przeciwciat IgG i IgE

e Szczegolng uwage nalezy zwrdéci¢ na stan kliniczny pacjenta przed podaniem
produktu leczniczego Myozyme.

e Zaleca sie profilaktyczne podanie przed infuzjami lekdw przeciwhistaminowych
w celu zmniejszenia czestosci wystepowania i/lub nasilenia IAR.

o Niektorzy pacjenci w wyniku wystgpienia IAR otrzymywali premedykacje lekami
przeciwhistaminowymi, przeciwgorgczkowymi i/lub steroidami.

e IAR mogag wystgpic u pacjentow po premedykacji lekami
przeciwgorgczkowymi, przeciwhistaminowymi lub steroidami.

e Jesli niezaleznie od premedykacji IAR wystgpi, , objawy mozna ztagodzi¢
zmniejszajgc szybkos¢ infuzji, tymczasowo przerywajgc infuzje i/lub podajgc
leki przeciwhistaminowe i/lub przeciwgorgczkowe.

e Aby zapobiegaC powiklaniom, w przypadku wystgpienia cigezkich reakcji
zwigzanych zinfuzjg nalezy rozwazy¢ natychmiastowe przerwanie
podawania produktu leczniczego Myozyme i rozpoczgé odpowiednie
postepowanie medyczne. Ze wzgledu na mozliwos¢ wystgpienia ciezkich
reakcji nadwrazliwosci, podczas podawania produktu leczniczego
Myozyme powinny byé dostepne odpowiednie srodki do udzielenia
natychmiastowej pomocy medycznej, wtym sprzet do resuscytacji
krazeniowo-oddechowe;.

e Podczas ponownego podawania produktu leczniczego Myozyme pacjentom,
u ktérych wystgpity IAR (a w szczegodlnosci reakcja anafilaktyczna) nalezy
zachowac ostroznosc.

e Pacjentéw z IAR o0 nasileniu umiarkowanym do ciezkiego iz nawracajgcymi
IAR nalezy poddac¢ ocenie pod katem obecnosci swoistych przeciwciat ADA
IgE, a u pacjentdw, u ktorych wystgpity istotne reakcje nadwrazliwosci, zaleca
sie wykonanie testoéw skornych.

e U pacjentdw zryzykiem wystgpienia reakcji alergicznej nalezy rozwazy¢
wykonanie badan immunologicznych pod katem zdarzen niepozadanych,
w tym badan przeciwciat ADA IgE i 1gG.

e Pacjenci, u ktorych wystgpig reakcje nadwrazliwosci, mogg takze zostac
poddani badaniom przesiewowym pod kgtem innych mediatoréw anafilaksiji.

e Niektorym pacjentom z potwierdzong obecnos$cig przeciwciat IgE skutecznie
powtérnie podawano alglukozydaze alfa, zmniejszajac szybkos¢ infuzji
i zmniejszajgc dawke poczatkowg (lub stosujgc procedure odczulania),
a dalsze stosowanie alglukozydazy alfa prowadzono pod S$cistg kontrolg
lekarskgl6.17,
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Peing liste pacjentéw z grupy podwyzszonego ryzyka przedstawiono w tabeli 2,
jednak nalezy pamietaé, ze IAR moga wystapi¢ u kazdego pacjenta.

B.1.1. Obserwacja po infuzji

Zaleca sie, aby w celu zapewnienia bezpieczehstwa obserwowac pacjentéw zaréwno
podczas kazdej infuzji dozylnej produktu leczniczego Myozyme, jak ipo jej
zakonczeniu; obserwacje takg powinien prowadzi¢ odpowiedni personel medyczny
ze znajomoscig choroby Pompego oraz potencjalnych reakcji na produkt leczniczy
Myozyme. W badaniach klinicznych pacjentow monitorowano przez 2 godziny
po zakonczeniu wlewu leku Myozyme. Odpowiedni czas monitorowania pacjentow
po infuzji powinien zostac okreslony przez lekarza prowadzgcego na podstawie stanu
klinicznego konkretnego pacjenta oraz historii infuzji.

B.1.2. Charakterystyka IAR

B.1.2.a. Testy immunologiczne pod katem umiarkowanych/ciezkich reakcji
zwigzanych z infuzjg: IgG, IgE, aktywacja dopefniacza i testy tryptazy
W surowicy

W celu dokfadniejszego okreslenia potencjalnego mechanizmu IAR u pacjentéw
z IAR o nasileniu umiarkowanym do ciezkiego lub nawracajgcymi IAR, sugerujgcymi
reakcje nadwrazliwosci, nalezy pobieraé prébki do testéw w kierunku:

e Przeciwciat IgG
e Przeciwciat IgE
o Aktywacji dopetniacza

e Tryptazy
Ustugi $wiadczone przez firme Sanofi opisano w punkcie C.
B.1.2.b. Testy skorne

Testy skorne mogg by¢ wykonywane wedtug uznania lekarza prowadzgcego leczenie
u pacjentow, u ktorych wystgpi IAR spetniajgca nastepujgce kryteria:

¢ |AR sugeruje reakcje zwigzang z IgE z utrzymujgcymi sie objawami takimi jak
skurcz oskrzeli, spadek cisnienia tetniczego i/lub pokrzywka wymagajgca
interwencji LUB jakiekolwiek inne objawy przedmiotowe lub podmiotowe, ktore
lekarz prowadzgcy leczenie uzna za istotne.

e Testy skorne mogg byC¢ kolejnym czynnikiem prognostycznym reakcji
zwigzanych z IgE; wykonanie takich testdw mozna zasugerowacC w celu
potwierdzenia wynikéw dotyczgcych IgE.

W przypadku podjecia decyzji o wykonaniu testow skérnych nalezy postepowaé
zgodnie z lokalnymi wytycznymi/wytycznymi obowigzujgcymi w danej instytucji.
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B.2. Reakcje o charakterze immunologicznym.

e W przypadku wystgpienia reakcji o podtozu immunologicznym nalezy
rozwazy¢ przerwanie podawania produktu leczniczego Myozyme
i rozpoczecie odpowiedniego postepowania medycznego.

e W trakcie leczenia produktem leczniczym Myozyme pacjentéw nalezy
monitorowa¢ pod katem rozwoju ogolnoustrojowych reakcji 0 podtozu
immunologicznym przebiegajgcych z zajeciem skory i innych narzgdow.

e U pacjentow z wysokim mianem przeciwciat 1gG zaleca sie okresowo
wykonywa¢ badanie ogolne moczu, w celu wykrycia ewentualnego
biatkomoczu.

Po wystgpieniu reakcji o podtozu immunologicznym nalezy rozwazyC zagrozenia
i korzysci zwigzane z ponownym podaniem produktu leczniczego Myozyme.
U niektorych pacjentow udato sie ponownie rozpoczgC leczenie produktem
leczniczym Myozyme i kontynuowali oni jego przyjmowanie pod $cistym nadzorem
klinicznym.

B.3. Immunogennos$¢ prowadzgca do utraty odpowiedzi (trwale podwyzszone miano
przeciwciat IgG i/lub przeciwciat neutralizujacych)

B.3.1. Immunomodulacja u pacjentéw

Nalezy zdecydowanie rozwazy¢ profilaktyczne leczenie indukujace tolerancje
immunologiczng u pacjentéw z IOPD, zwlaszcza u pacjentow CRIM-ujemnych.
Ocena statusu CRIM nie powinna op6znia¢ rozpoczecia leczenia.

U pacjentow z LOPD z HSAT i zmniejszong odpowiedzia na produkt leczniczy
Myozyme mozna rozwazy¢ leczenie indukujace tolerancje.

Schematy ITI mogg wymagaé dostosowania do indywidualnych potrzeb
pacjenta. Nie ma konsensusu co do spersonalizowanych schematow [T[18.19,
Opublikowana literatura opisuje rézne schematy leczenia rytuksymabem,
metotreksatem iimmunoglobulinami podawanymi dozylnie, atakze dotgczenie
bortezomibu u pacjentow z potwierdzonymi ADA. Prosimy zapoznal¢ sie
Z najnowszymi opublikowanymi pozycjami literatury na ten temat.

Pacjenci zchorobg Pompego sa narazeni na ryzyko zakazen drég
oddechowych ze wzgledu na postepujgcy wptyw choroby na miesnie oddechowe.
Pacjenci z chorobg Pompego leczeni lekami immunosupresyjnymi moga mie¢
dodatkowo zwiekszone ryzyko wystagpienia ciezkich zakazen i zaleca sie
zachowanie czujnosci. U niektérych z tych pacjentéw obserwowano smiertelne
i zagrazajace zyciu infekcje uktadu oddechowego.
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B.3.2. Zalecenia dotyczace kontroli IgG u pacjentéw z IOPD i LOPD

Zalecenia dotyczace czestosci kontroli IgG

Miana przeciwciat IgG nalezy okresowo monitorowac¢ zaleznie od fenotypu
klinicznego:

1. Wyjsciowe pobranie prébki surowicy przed wykonaniem pierwszej infuzji.

2. U pacjentow z IOPD sugeruje sie regularne monitorowanie w pierwszym
roku leczenia (np. co 3 miesigce), anastepnie monitorowanie
w zaleznosci od wynikow klinicznych i miana przeciwciat.

3. U pacjentow z LOPD rozwdj przeciwciat nalezy oceni¢ w ciggu 6
miesiecy od rozpoczecia leczenia, anastepnie monitorowac
odpowiednio do wskazan Klinicznych, zaleznie od uzyskanej
skutecznosci.

4. Dla obu fenotypéw: Jesli u pacjenta nie wystgpi odpowiedz na leczenie,
nalezy rozwazy¢ oznaczenie przeciwciat przeciwlekowych (ADA) IgG;
u leczonych pacjentow mozna wykonywa¢ badania w kierunku
przeciwciat hamujgcych, jesli wystgpi zmniejszenie korzysci klinicznych
pomimo kontynuowania leczenia produktem leczniczym Myozyme.

PL.EDU.ALG.25.06.01
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C. Testy immunologiczne

e W ramach ogdélnego porejestracyjnego nadzoru nad bezpieczenstwem
firma Sanofi rozpoczeta program oceny obecnosci przeciwciat IgG
przeciw produktowi leczniczemu Myozyme w celu okreslenia ich
zakresu oraz wyjasnienia ewentualnego znaczenia klinicznego.
Wprawdzie obecnie nie ma na rynku testow w kierunku przeciwciat
przeciwko produktowi leczniczemu Myozyme, jednak firma Sanofi
zapewnia bezptatne wykonania takich badan. Aby uzyskac¢ informacje na
temat dostepu do ustug RDSTP firmy Sanofi, prosimy o kontakt z lokalnym
przedstawicielem firmy Sanofi.

e Firma Sanofi oferuje réwniez ustugi majace na celu doktadniejsze
scharakteryzowanie IAR.

Tabela 3 opisuje ustugi Swiadczone w ramach nadzoru immunologicznego IgG
oraz w celu scharakteryzowania IAR, a rycina 1 opisuje te procedure.

Tabela 3. Opis ustug swiadczonych przez Sanofi

a Wskazanie do | Czestosé Sugerowany czas
Test . . Typ probki ] e
wykonania testow wykonywania pobrania®
e Rutynowe Rutynowe
9 monitorowanie Zamrozona | monitorowanie
surowica
Ostabienie Krew petna Prred infuzia lub
Przeciwciata odpowiedzi na (otrzymana e m.u.zjfslé 0
IgG/neutralizujagce | leczenie lub brak w okresie najmm_ejf_ > dni
efektu 24 godzin od PO Intuzjl
pobrania)
Przeciwciata _ Ad hoc
lgG/IgE Umiarkowane/ (w razie
C|ezk|_e lub potrzeby)
nawracajgce IAR .
su y reakcie su 1-3 godziny
nadwraill\_/voscu o po reakcji zwigzanej
Aktywacja reakcje Socze na z infuzjg
d opglni aciza anafilaktyczne EDTA -
zamrozone

a. Program badan specjalistycznych w kierunku choréb rzadkich firmy Sanofi za posrednictwem ustugodawcy
zewnetrznego oferuje nieodpfatnie ustuge pobierania, pakowania i przesytania probek krwi do laboratorium
centralnego ustugodawcy. Ustuga ta dotyczy testéw wykonywanych w ramach postepowania zwigzanego
z IAR (w tym przeciwciat IgG, przeciwciat IgE, przeciwciat neutralizujgcych 1gG, aktywacji dopetniacza oraz
tryptazy w surowicy) lub ze zmniejszong odpowiedzig (przeciwciata IgG/neutralizujgce), jak tez wszystkich
probek klinicznych do rutynowego monitorowania 1gG. b. Nalezy udokumentowac¢ date i godzine pobrania
probki. c. Podane godziny pobrania probek sg zgodne z zaleceniami ustugodawcy zewnetrznego i majg
jedynie charakter informacyjny. Nalezy zapoznac sie z lokalnymi wytycznymi/wytycznymi obowigzujgcymi
w danej instytucji. d. Jezeli wyniki wskazujg na wysokie miano przeciwciat 1gG, zaleca sie okresowe
wykonywanie badania ogélnego moczu.
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Rycina 1. Procedura testowania

INSTRUKCJA W 5 KROKACH DLA LEKARZY ZLECAJACYCH WYKONANIE
SPECJALISTYCZNYCH BADAN DIAGNOSTYCZNYCH
Firma Sanofi odpowiada za koordynacje i organizacje tego programu badan specjalistycznych
w kierunku choroéb rzadkich i nie jest zaangazowana w te badania diagnostyczne w zaden inny
sposob.

88 v | =4

Ustugodawca przekaze odpowiednie dokumenty

W przypadku uzytkownikéw, ktérzy nie maja konta i zabezpieczenie wraz ze wszystkimi instrukcjami
u ustugodawcy, nalezy skontaktowac sie z lokalnym dotyczacymi przetwarzania probki i zazadania jej
przedstawicielem firmy Sanofi w celu uzyskania odbioru.

instrukcji dotyczacych rejestraciji.

L]
- 2 Ok

0 &) ik

-@ =0 =0=
‘ Wyniki przekazywane sa za
posrednictwem portalu dostawcy,
faksem albo pocztg tradycyjna; nie
beda wysytane wiadomosci e-mail
z wynikami do oso6b z personelu

medycznego.

Préobka zostanie odebrana
przez kuriera. Kurier przywiezie
ze soba wszystkie potrzebne
materialy opakowaniowe.

Nalezy pobra¢

i przygotowaé probke
zgodnie z otrzymanymi
instrukcjami.

Aby otrzymac informacje na temat pobierania, pakowania i przesytania probek krwi,
nalezy skontaktowac sie z Europejskim Dziatem Ustug Medycznych firmy Sanofi.
Dane kontaktowe przedstawiono w punkcie NAJWAZNIEJSZE DANE
KONTAKTOWE.

D. Zglaszanie zdarzen niepozadanych

e Zglaszanie dziatan niepozadanych
Przypadki podejrzenia  wystgpienia dziatan  niepozgdanych  zwigzanych
ze stosowaniem produktu leczniczego Myozyme lub przypadki zastosowania
produktu leczniczego Myozyme w okresie cigzy nalezy zgtasza¢ do przedstawiciela
podmiotu odpowiedzialnego:
Sanofi Sp. z 0.0.
ul. Marcina Kasprzaka 6
01-211 Warszawa
Tel.: + 48 22 28 00 000
www.sanofi.pl

e W przypadku pytan dotyczacych uzyskania dostepu do ustug
specjalistycznych badan nad rzadkimi chorobami firmy Sanofi lub w celu
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uzyskania informacji medycznej o chorobie Pompego, o produkcie
leczniczym Myozyme oraz innych pytan dotyczacych testow
dla Myozyme, nalezy skontaktowa¢ sie z lokalnym przedstawicielstwem
firmy Sanofi:

Sanofi Sp. z 0.0.

ul. Marcina Kasprzaka 6
01-211 Warszawa

Tel.: +48 22 28 00 000
www.sanofi.pl

E. Ciaza i karmienie piersia

Istniejg ograniczone dane dotyczgce stosowania produktu leczniczego Myozyme

u kobiet w okresie cigzy. Badania na zwierzetach wykazaty toksyczny wptyw leku

na reprodukcje (patrz ChPL, punkt 5.3). Produktu leczniczego Myozyme nie nalezy
stosowac w okresie cigzy, chyba ze stan kliniczny kobiety wymaga leczenia
Myozyme (ChPL, punkt 4.6).

Ograniczone dane wskazujg, ze produkt leczniczy Myozyme przenika do mleka
matki w bardzo niskim stezeniu. Nie przewiduje sie wystepowania efektu klinicznego
u niemowlat karmionych piersig z powodu niewielkiego przenikania leku do mleka
matki oraz niskiej biodostepnosci. Z tego wzgledu mozna rozwazy¢ karmienie piersig
podczas leczenia produktem leczniczym Myozyme. W ramach srodkdéw ostroznosci
mozna rozwazy¢ przerwanie karmienia piersig na pierwsze 24 godziny po przyjeciu
leczenia.

Niezbedne jest zgtaszanie informaciji na temat ekspozycji na produkt leczniczy

w okresie cigzy do lokalnego przedstawicielstwa firmy Sanofi celem identyfikacji
substanciji, ktére sg szkodliwe dla rozwijajgcego sie ptodu. Dane dotyczgce
ekspozycji na produkt leczniczy w okresie cigzy mogg rowniez pomdéc w ustaleniu,
czy dany produkt wykazuje jedynie ograniczony toksyczny wptyw na ptéd. W celu
gromadzenia, oceny i przekazywania informacji na temat bezpieczenstwa
stosowania produktu w okresie cigzy, firma Sanofi bedzie weryfikowata wszystkie
zgtoszone przypadki cigzy, aby dysponowac doktadniejszymi informacjami. Firma
Sanofi zdecydowanie zacheca lekarzy i inne osoby z personelu medycznego
do zgtaszania wszystkich przypadkow cigzy u pacjentek leczonych produktem
leczniczym Myozyme oraz wptywu produktu leczniczego Myozyme na przebieg
ciazy, niezaleznie od faktu, czy ekspozycja taka jest zwigzana z dziataniem
niepozadanym, czy tez nie. Petne dane kontaktowe do zgtaszania przypadkow
cigzy podano w punkcie NAJWAZNIEJSZE DANE KONTAKTOWE.
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