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Upozornéni pro Iékaie tékajici se doddvek 1é¢ivého piipravku Cerezyme® (imiglucerdza)
a revidovand docasnd doporuceni pro lécbu

Vazena pani doktorko, vaZzeny pane doktore,

v srpnu 2009 spolecnost Genzyme informovala Gaucherovu komunitu, Ze je k dispozici pouze 20%
pozadovaného mnozstvi piipravku Cerezyme pro obdobi od 15. srpna do konce roku 2009.
Spole¢nost Genzyme by Vam rada poskytla aktualni informace o docasnych doporucenich pro lécbu
a o stavu dodavek piipravku Cerezyme.

Doporuceni pro 1écbu, schvélend Vyborem pro huménni 1é¢ivé piipravky (CHMP), byla obsazena
v dopisu ze dne 14.srpna 2009, ktery jste jiz diive obdrzeli. Tato doporuceni byla diskutovana a
aktualizovana na schiizce expertt, kterou usporadaly Evropska pracovni skupina pro Gaucherovu
chorobu (EWGGD) a Evropska aliance pro Gaucherova chorobu (EGA). Tyto aktualizace jsou
shrmuty ve stanovisku ( position paper) publikovaném v ¢asopisu Blood Cells, Molecules, and
Diseases (C.E.M. Hollak, et al., Force Majeure: Therapeutic measures in response to restricted
supply of imiglucerase (Cerezyme) for patients with Gaucher disease (Blood Cells Mol Dis. 2009
Oct 3 [E-publikace pfedchazejici tisk]).

Souhrnem jsou to tyto aktualizace:
- minimalni u¢inné davka je upravena na 15 jednotek/kg kazdé dva tydny misto Ctyr tydni
- tehotné Zeny s priznaky onemocnéni jsou zahrnuty do seznamu ohrozenych pacientti
- rozsifil se seznam specifickych piiklad pacienti s Gaucherovou chorobou, kteti maji
vysoké riziko zivot ohrozujici progrese onemocnéni

To vede k nasledujici revizi doporuceni pro 1écbu.

Nejcastéji uzivanym schématem 1écby pro ptipravek Cerezyme je aplikace jedné infuze kazdé dva
tydny. Pro obdobi nedostatku tohoto 1é¢ivého piipravku byla s EMEA dohodnuta nasledujici
doporuceni:

1/ 'V pripadg¢, ze je to z Iékatského hlediska mozné, novorozenci, déti a adolescenti by méli
pokracovat v 1&¢bé ptipravkem Cerezyme niz§imi davkami nebo s nizsi frekvenci infuzi,
protoze ‘early-onset® pacienti maji nejrychlejsi postup onemocnéni a riziko vaznych
dlouhodobych problémii. Zadny takovyto pacient by nemél byt 1é¢en davkou nizsi nez 15
jednotek/kg kazdé dva tydny nebo je tfeba zvazit alternativni lécbu.

2/ Dospéli pacienti s vysokym rizikem zavazné, zivot ohrozujici progrese onemocnéni nebo
téhotné Zeny s priznaky Gaucherovy choroby by méli pokracovat v 1é€bé€ niz§imi davkami
nebo snizenou frekvenci infuzi. Pacienti s vysokym rizikem maji jeden nebo vice z
nasledujicich faktora: pocet trombocytli < 20000/ul; trombocytopenie a krvaceni;
symptomaticka anemie; zdvazna pridruzend onemocnéni, ktera vyzaduji 1écbu
imiglucerazou (onemocnéni, ktera u pacientll zvysuji riziko krvaceni, napf. cirhdza jater,
veétsi chirurgicky zakrok); nutnost chemoterapie; onemocnéni plic zpsobené infiltraci
Gaucherovymi buiikami; nové akutni kostni pfihoda béhem poslednich 12 mésicti. Zadny
takovyto pacient by nemél byt lécen davkou nizsi nez 15 jednotek/kg kazdé dva tydny nebo je
tieba zvazit alternativni lécbu.

3/ U dospélych pacientil bez klinickych znamek Zivot ohrozujici progrese nemoci, je tieba
zvazit alternativni 1€bu nebo docasné preruseni 1éCby.
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4/ U vsech pacientd by mély byt pfiméten¢ sledovany zmény hladiny hemoglobinu,
trombocytl a chitotriosidazy, a to na zac¢atku zmeény terapie a dale jednou za dva
meésice.Dospéli pacienti, u kterych se objevi znamky Zivot ohrozujici progrese onemocnéni
v dobé 1écby snizenym davkovanim nebo v dobé preruseni 1écby, by méli znovu zahéjit
plvodni 1écbu pripravkem Cerezyme nebo je tieba zvazit alternativni 1écbu (viz bod2).

Nezadouci ucinky ptipravku Cerezyme maji byt hlaSeny jako obvykle. Pfipominame 1ékartim, aby
do zdravotnické dokumentace uvadéli pouZzitou Sarzi ptipravku.

Jedna se o docasna doporuceni, souc¢asny SPC piipravku Cerezyme se neméni. Doporuceni plati do
doby, dokud nebudou vyieSeny problémy s dodavkami piipravku.

Vyrobni zavod Allston je po asanaci v soucasné dobé v plném provozu. Vyroba bézi ve vSech
bioreaktorech dle o¢ekavani. Propusténi piipravku Cerezyme z obnovené vyroby do obéhu je
ocekéavano podle planu na konci tohoto roku a pfedpokladame, Ze pacienti se budou moci vratit k
normalnimu davkovani pro pfipravek Cerezyme béhem prvnich tfi mésicii roku 2010.

V piipadé¢ jakychkoliv dotazii nevahejte kontaktovat lokalni pobocku spolecnosti Genzyme
prostrednictvim e-mailu (petr.seidl@genzyme.com) nebo telefonicky na ¢isle 731 612 948.

S pozdravem,

ot

Carlo Incerti, MD.
Vedouci R&D Europe





