EMEA, 25 iunie 2009 

Întrebări şi răspunsuri referitoare la deficitul de pe piaţă al medicamentelor Cerezyme şi Fabrazyme
Agenţia Europeană a Medicamentelor (European Medicines Agency=EMEA) a făcut recomandări privitoare la categoriile de pacienţi cărora trebuie să li se acorde acces prioritar la medicamentele Cerezyme şi Fabrazyme pe perioada deficitului anticipat pe piaţă al acestor două medicamente în următoarele luni. Acest deficit are drept cauză apariţia unei probleme la locul de fabricaţie a substanţei active a acestor medicamente. Recomandările s-au făcut în vederea asigurării faptului că pacienţilor cu cea mai mare nevoie li se vor putea administra în continuare aceste medicamente în perioada necesară rezolvării problemelor de aprovizionare de către companie.
Ce sunt medicamentele Cerezyme şi Fabrazyme? 
Medicamentele Cerezyme şi Fabrazyme sunt medicamente utilizate în două boli rare, moştenite, care pun viaţa în pericol şi în care pacienţii prezintă un deficit al enzimei implicate în descompunerea grăsimilor în organism:

· Medicamentul Cerezyme se utilizează la pacienţii cu boală Gaucher, o afecţiune în care pacienţii prezintă un deficit al enzimei numite alglucerază. Medicamentul Cerezyme conţine imiglucerază, care este o copie a enzimei naturale;
· Medicamentul Fabrazyme se utilizează la pacienţii cu boală Fabry, o afecţiune în care pacienţii prezintă un deficit al enzimei numite alfa-galactozidază A. Medicamentul Fabrazyme conţine agalsidază beta, care este o copie a enzimei naturale.

În cazul ambelor medicamente, enzima înlocuitoare este fabricată printr-o metodă cunoscută sub denumirea de „tehnologia ADN-ului recombinant”: enzimele sunt produse de celule care au primit genele (ADN) care le fac capabile să producă enzimele respective. Celulele se dezvoltă în rezervoare speciale numite „bioreactoare” pe parcursul unui proces care durează între trei şi patru luni, iar enzima este extrasă din cultură la intervale regulate pe parcursul procesului.
Medicamentul Cerezyme este autorizat din luna noiembrie 1997, iar medicamentul Fabrazyme din luna august 2001. Ambele medicamente se află pe piaţa tuturor statelor membre ale Uniunii Europene.
Ce problemă ridică medicamentele Cerezyme şi Fabrazyme
La începutul acestui an, compania Genzyme, care fabrică medicamentele Cerezyme şi Fabrazyme, a constatat scăderea producţiei de enzime utilizate pentru fabricarea medicamentelor Cerezyme şi Fabrazyme la bioreactoarele de la locul său de fabricaţie din Allston Landing din Statele Unite ale Americii. Compania a descoperit că bioreactoarele au fost contaminate cu un virus (un calicivirus de tipul Vesivirus 2117). Acest virus are potenţial necunoscut de producere de boli la oameni, dar poate ataca celulele utilizate pentru fabricarea acestor medicamente. 
Contaminarea are impact asupra creşterii celulare, afectând cantitatea dar nu şi calitatea enzimelor produse de celule. Toate seriile preparate cu enzime produse înainte de depistarea contaminării au fost testate iar Agenţia a confirmat că acestea sunt adecvate şi pot fi puse pe piaţă.
Compania a închis fabrica pentru igienizare. Pe parcursul acestei acţiuni, compania Genzyme nu poate fabrica serii noi din medicamentele Cerezyme sau Fabrazyme. Se aşteaptă ca stocurile existente să se epuizeze în luna august 2009 pentru medicamentul Cerezyme şi în luna octombrie 2009 pentru medicamentul Fabrazyme. Pentru a se asigura menţinerea cât se poate de mult timp a stocurilor existente până la rezolvarea de către companie a problemelor de fabricaţie, aceasta, în acord cu Agenţia Europeană a Medicamentului, recomandă câteva modificări temporare privind modalitatea de prescriere şi utilizare a medicamentelor Cerezyme şi Fabrazyme. Aceste modificări trebuie puse imediat în practică
Ce recomandări se fac pentru perioada de deficit pe piaţă?
Medicamentul Cerezyme
· Pentru medicamentul Cerezyme, se va acorda prioritate sugarilor, copiilor şi adolescenţilor, precum şi adulţilor cu progresie activă a bolii. Acestor pacienţi li se poate administra în continuare medicamentul Cerezyme după schema de dozaj standard, şi anume o perfuzie o dată la două săptămâni. Cu toate acestea, pacienţilor adulţi fără semne clinice de progresie activă a bolii trebuie li se administreze medicamentul Cerezyme în doze reduse (jumătate de doză o dată la două săptămâni) sau cu reducerea frecvenţei administrării perfuziilor (o dată pe lună doza curentă).

Medicamentul Fabrazyme
· Pentru medicamentul Fabrazyme, prioritate vor avea copiii şi adolescenţii precum şi pacienţii adulţi de sex masculin, cărora trebuie să li se administreze în continuare medicamentul Fabrazyme, sub forma unei perfuzii, o dată la două săptămâni. 
Oricum, pacienţii adulţi de sex feminin la care boala este mai puţin severă pot primi medicamentul Fabrazyme în doze reduse.

Pe întreaga perioadă a administrării de doze reduse din medicamentele Cerezyme sau Fabrazyme, toţi pacienţii vor fi atent monitorizaţi. Reacţiile adverse vor fi raportate în continuare în mod obişnuit iar medicii vor înregistra numerele seriilor medicamentelor în fişa fiecărui pacient în parte.
Este necesar ca aceste schimbări să se aplice în continuare până la rezolvare deficitului, cel mai târziu până la sfârşitul anului.

Ce recomandări se fac medicilor care prescriu aceste medicamente?
· Medicii care urmăresc pacienţii cu boală Gaucher sau Fabry trebuie fie la curent cu existenţa acestui deficit pe piaţă şi să decidă care dintre pacienţi trebuie să treacă la doza redusă. 

Ce recomandări se fac pacienţilor cu boală Gaucher?

· Pentru pacienţii tineri cu această boală (sugari, copii şi adolescenţi) sau pentru pacienţii cu progresia activă a bolii, nu există nici un fel de consecinţă.

· Pacienţii adulţi cu boală Gaucher a căror afecţiune nu este în prezent activă trebuie contactaţi de medicul acestora pentru discutarea opţiunilor de tratament. Pe perioada deficitului pe piaţă, aceştia pot fi trataţi cu aceeaşi frecvenţă a administrării medicamentului (la fiecare două săptămâni) dar cu o doză redusă sau pot fi chemaţi la clinică numai o dată pe lună.
· Pacienţii care au orice fel de întrebări trebuie să discute cu medicul acestora sau cu farmacistul. 
Ce se va întâmpla în continuare?

Compania Genzyme transmite comunicări specifice către toţi cei care prescriu medicamentele Cerezyme şi Fabrazyme, pentru a se asigura că aceştia dispun de toate detaliile referitoare la modalitatea de selectare a pacienţilor în vederea reducerii dozei.
Compania Genzyme a informat totodată Comitetul pentru medicamente de uz uman (Committee for Medicinal Products for Human Use=CHMP) cu privire la faptul că aceste măsuri de economisire a stocurilor nu vor afecta furnizarea către studiile clinice aflate în desfăşurare.

În timp ce compania îşi igienizează fabrica, aceasta întreprinde totodată investigaţii complexe, la cererea Agenţiei, referitoare la cauzele acestei contaminări. Compania va continua să informeze Agenţia cu privire la constatările făcute.
Agenţia Europeană a Medicamentului va actualiza acest document pe măsura apariţiei de noi informaţii.

