KULLANMA TALIMATI

MYOZYME 50 mg IV inflizyonluk konsantre ¢ozelti hazirlamak icin toz
Damar yoluyla kullanilir.
Steril

Etkin madde: 50 mg alglukosidaz alfa
Yardimct maddeler: Mannitol (E421), sodyum fosfat monobazik monohidrat (E339), sodyum
fosfat dibazik heptahidrat (E339), polisorbat 80 (E433).

vBu ilag ek izlemeye tabidir. Bu liggen yeni giivenlilik bilgisinin hizli olarak belirlenmesini
saglayacaktir. Meydana gelen herhangi bir yan etkiyi raporlayarak yardimeci olabilirsiniz. Yan
etkilerin nasil raporlanacagini 6grenmek i¢in 4. Boliimiin sonuna bakabilirsiniz.

Bu ilaci kullanmaya baslamadan 6nce bu KULLANMA TALIMATINI dikkatlice
okuyunuz, ¢tinkd sizin icin 6nemli bilgiler icermektedir.

Bu kullanma talimatint saklayiniz. Daha sonra tekrar okumaya ihtiyag¢ duyabilirsiniz.
Eger ilave sorulariniz olursa, liitfen doktorunuza veya eczaciniza daniginiz.

Bu ilag kisisel olarak size regete edilmistir, baskalarina vermeyiniz.

Bagskalarimin belirtileri sizinkilerle ayni dahi olsa, ilag o kisilere zarar verebilir.

Bu ilacin kullanimi sirasinda, doktora veya hastaneye gittiginizde doktorunuza bu ilaci
kullandiginizi séyleyiniz.

e Bu talimatta yazilanlara aynen uyunuz. Ila¢ hakkinda size énerilen dozun disinda yuksek
veya diisiik doz kullanmayniz.

Bu Kullanma Talimatinda:

1. MYOZYME nedir ve ne icin kullanilir?

2. MYOZYME "t kullanmadan 6nce dikkat edilmesi gerekenler
3. MYOZYME nasul kullanilir?

4. Olast yan etkiler nelerdir?

5. MYOZYME "1in saklanmasi

Bashklar: yer almaktadir.
1. MYOZYME nedir ve ne i¢in kullanilir?

MYOZYME, beyaz ila beyazimsi toz halinde flakonda sunulmaktadir. Her kutuda 50 mg
alglukosidaz alfa iceren 1, 10 veya 25 adet flakon bulunmaktadir.

*Insan asit alfa-glukosidaz, rekombinant DNA teknolojisiyle Cin hamsteri over hiicrelerinde
(CHO) uretilmektedir.

Pompe hastalarinda alfa glukosidaz adi verilen enzimin diizeyi disiiktiir. Bu enzim,
viicudumuzun enerji metabolizmasinda énemli rol oynayan glikojenin (bir tiir karbonhidrat)
par¢alanmasini saglar. Glikojen viicuda enerji saglar ancak Pompe hastasi iseniz, alfa
glukosidaz enzim eksikligi nedeniyle glikojeni pargalayamazsiniz. Bunun sonucunda glikojen



dizeyi fazlasiyla artabilir. MYOZYME alfa glukosidaz enziminin eksik oldugu veya yeterli
aktivite gosteremedigi Pompe hastalarinda eksik olan enzimin yerine etki gosterir.
MYOZYME, Pompe hastalig1 teshisi konmus hastalarda uzun siireli enzim yerine koyma
tedavisinde kullanilir.

2. MYOZYME’1 kullanmadan 6nce dikkat edilmesi gerekenler

MYOZYME’1 asagidaki durumlarda KULLANMAY INIZ

Eger etkin madde alglukosidaz alfaya ya da ilacin diger bilesenlerine kars1 hayati tehdit edici
boyutlara varan alerjik (asir1 duyarlilik) reaksiyon géstermisseniz ve ilacin tekrar uygulamasi
basarisiz olduysa MYOZYME kullanmayiniz. Hayati tehdit edici alerjik reaksiyon belirtileri
arasinda, diisiik tansiyon, ¢ok yiiksek kalp atim hizi, nefes alip vermede giigliik, kusma, yuzde
sisme, kurdesen (lirtiker) veya dokilntl gibi bulgular yer alir ancak bulgular bunlarla sinirlt
degildir.

MYOZYME’1 asagidaki durumlarda DIKKATLI KULLANINIZ

Eger MYOZYME ile tedavi goriiyorsaniz, ilag verilirken ya da verildikten sonraki saatlerde
inflizyona bagl reaksiyon yasayabilirsiniz. Bu tiir reaksiyonlar, diisiik tansiyon, gogiiste
rahatsizlik hissi, bogazda baski ve daralma hissi, yiizde, dudaklarda ya da dilde sisme
(anjiyoddem), kurdesen (lirtiker), bag donmesi, dokiintii, deride kasinti, bulanti, kusma, 6ksiiriik
ve akcigerde bronglarda daralma (bronkospazm) gibi farkli semptomlardan olusmaktadir (tim
inflizyona bagli reaksiyonlarin 6zeti igin “4. Olas1 yan etkiler nelerdir?”” boliimiine bakiniz).
Infiizyona bagl reaksiyonlar bazen ¢ok siddetli olabilir. Eger boyle bir reaksiyon yasarsaniz,
hemen doktorunuza soyleyiniz. Alerjik reaksiyonlari 6nlemek (6rnegin, antihistaminler
ve/veya kortikosteroidler) ya da atesi diigiirmek (antipiretikler) i¢in on tedavi gormeniz
gerekebilir. Calismalarda, doktorlar antikor olusumunu azaltmak icin bagisiklik sistemini
baskilayici ilaglar kullanmistir. Pompe hastaliginiz oldugu i¢in, hava yolunuzda ya da
akcigerlerinizde siddetli enfeksiyon gelismesi riski bulunmaktadir. Bagisiklik sistemini
baskilayan bu ilaclarin kullanilmasi, bu risklerin daha da artmasina neden olabilir. Eger
derinizde siddetli iilserli yaralar olusursa, lLitfen doktorunuzu bilgilendiriniz. Eger alt
uzuvlarinizda ya da viicudunuzun genelinle sisme olursa, liitfen doktorunuzu bilgilendiriniz.
Doktorunuz MYOZYME uygulamasint durdurmayi ve uygun tibbi tedaviyi baslatmayi
diistinmelidir. Doktorunuz MYOZYME’1n yeniden uygulanmasinin yararlarini ve risklerini
g6z Oniinde bulundurmalidir.

Bu uyarilar, gegmisteki herhangi bir donemde dahi olsa sizin i¢in gegerliyse liitfen doktorunuza
danisiniz.

Biyoteknolojik tirtinlerin takip edilebilirliginin saglanmasi i¢in uygulanan GrGndn ticari ismi ve
seri numarast mutlaka hasta dosyasina kaydedilmelidir.

MYOZYME’n yiyecek ve icecek ile kullanilmasi
MYOZYME damar yolu ile kullanildig1 i¢in yiyecek ve igeceklerle herhangi bir etkilesim s6z
konusu degildir.

Hamilelik
llaci kullanmadan once doktorunuza veya eczaciniza danisiniz.

MYOZYME'in hamile kadinlarda kullanimina iliskin deneyim siirlidir. Hamileyseniz, hamile
oldugunuzu diisliniiyorsaniz ya da hamile kalmay1 planliyorsaniz, MYOZME almadan 6nce
doktorunuza veya eczaciniza daniginiz.



Tedaviniz sirasinda hamile oldugunuzu fark ederseniz hemen doktorunuza veya eczaciniza
danisiniz.

Emzirme
llaci kullanmadan énce doktorunuza veya eczaciniza danisiniz.

MYOZYME, anne sitiinde bulunabilir. Bu nedenle, hamilelik ve emzirme doneminde Pompe
hastalig1 tedavisine devam edilmesi bireysellestirilmelidir.

Arac¢ ve makine kullaninm
Bas donmesini de iceren sersemlik hali deneyimleyebileceginiz igin, MYOZYME
inflizyonundan hemen sonra arag ya da diger makineleri kullanirken dikkatli olunuz.

MYOZYME’1n i¢eriginde bulunan bazi1 yardimci maddeler hakkinda 6nemli bilgiler
Bu tibbi {irlin her 50 mg’inda 1 mmol (23 mg)’dan daha az sodyum ihtiva eder; yani esasinda
“sodyum icermez”.

Diger ilaclar ile birlikte kullanimi
Su anda bagka bir ila¢ kullaniyorsaniz ya da kullanma olasiliginiz varsa veya yakin zamanda
kullandiysaniz, doktorunuza ya da eczaciniza sdyleyiniz.

Eger receteli yada recetesiz herhangi bir ilact su anda kullaniyorsaniz veya son zamanlarda
kullandiniz ise liitfen doktorunuza veya eczaciniza bunlar hakkinda bilgi veriniz.

3. MYOZYME nasil kullanilir?

e Uygun kullanim ve doz/uygulama sikhigi icin talimatlar:
MYOZYME size Pompe hastaliginin tedavisinde deneyimli bir doktorun gozetimi altinda
verilecektir.

Alacagimz doz viicut agirliginiza baghidir. Onerilen MYOZYME dozu, viicut agirhgma gore
20 mg/kg’dir. Doz iki haftada bir uygulanacaktir.

e Uygulama yolu ve metodu:
MYOZYME, damar icgine serum ile birlikte verilmektedir (intravendz infuzyon).
Kullanilmadan o6nce steril suyla karistirilacak olan bir toz olarak saglanmaktadir.

Eger MYOZYME 'in etkisinin ¢ok giiclii veya zayif olduguna dair bir izleniminiz var ise
doktorunuz veya eczaciniz ile konusunuz.

e Degisik yas gruplar::

Cocuklar ve ergenlerde kullanim:

MYOZYME’m ¢ocuklar ve ergenler i¢in Onerilen dozu, yetiskinlere Onerilen edilen doz ile
aymdir.

e Ozel kullamm durumlarr:

Bobrek ve karaciger yetmezligi:

MYOZYME’m bobrek ve karaciger yetmezligi olan hastalardaki giivenliligi ve etkililigi
arastirilmamistir ve bu hastalar i¢in 6zel bir doz 6nerisinde bulunulamamaktadir.

Kullanmamz gerekenden daha fazla MYOZY ME kullandiysaniz:



MYOZYME" onerilenden daha yiiksek bir dozda veya inflizyon hizinda alirsaniz, infiizyonla
iligkili reaksiyonlar yasayabilirsiniz. Bu tiir bir reaksiyon asagidaki gibi semptomlari igerebilir:

* Viicut dokularindaki oksijen eksikligi nedeniyle cildin ve dudaklarin maviye dénmesi, kalp
at1s hizinin artmasi,garpinti

* Nefes almada zorluk, 6ksuruk

* Bag donmesi, bas agrisi, tat alma bozuklugu

* Yiiksek tansiyon, ates basmast

* Dilde sisme, kusma, ishal, bulant1 hissi

» Goglis agrisi, gogis rahatsizligl, nefes darligi, ates, titreme, tisiime, infuzyon bélgesinde
kizariklik

*» Kas agrisi

* Ciltte kizariklik

Eger boyle bir reaksiyon yasarsaniz, derhal doktorunuza bildirmelisiniz (bkz. Bolim 2).
Infiizyonunuzun hiz1 azaltilacak veya infiizyon kesilecek ve uygun sekilde diizeltici bir tedavi
alabilirsiniz.

MYOZYME ile doz agim1 deneyimi bulunmamaktadir.
MYOZYME dan kullanmaniz gerekenden fazlasini kullanmissaniz bir doktor veya eczact ile
konusunuz.

MYOZYME kullanmay: unutursaniz:
Eger bir inflizyonu kagirdiysaniz liitfen doktorunuza danisiniz.

Unutulan dozlar: dengelemek icin ¢ift doz almayiniz.

4. Olasi yan etkiler nelerdir?
Tum ilaglar gibi, MYOZYME’in igeriginde bulunan maddelere duyarli olan kisilerde yan
etkiler olabilir.

Yan etkiler genellikle ilag hastaya verilirken ya da verildikten kisa siire sonra gortilmektedir
(“inflizyonla iliskili etkiler”). Infiizyonla iligkili bu yan etkilerin bazilar1 ciddi ve yasamu tehdit
edicidir.

Asagidakilerden biri olursa, MYOZYME’1 kullanmayr1 durdurun ve DERHAL
doktorunuza bildirin veya size en yakin hastanenin acil boliimiine basvurunuz:

Cok siddetli genel alerjik reaksiyonlar ya da anafilaktik sok gibi yasami tehdit edici
reaksiyonlar; Bu tiir reaksiyonlarin belirtileri arasinda, diisiik tansiyon, ¢ok yiiksek kalp atim
hiz1, nefes alip vermede giigliik, kusma, ylizde, dudak veya dilde sisme, kurdesen veya dokinti
bulunmaktadir. Baz1 hastalar, infiizyonla iliskili yan etkileri, infiizyonun tamamlanmasindan
birkag giin sonrasina kadar siiren grip benzeri belirtiler biciminde yagamistir.

Boyle bir reaksiyon yasarsaniz, liitfen derhal doktorunuza sdyleyiniz. Alerjik reaksiyonlari
Onlemek (6rnegin, antihistaminikler ve/veya kortikosteroidler) ya da atesi disiirmek
(antipiretikler) icin 6n tedavi gérmeniz gerekebilir.

Bunlarin hepsi ¢ok ciddi yan etkilerdir.



Eger bunlardan biri sizde mevcut ise, sizin MYOZYME’a karsi1 ciddi alerjiniz var demektir.
Acil tibbi miidahaleye veya hastaneye yatirilmaniza gerek olabilir.

Yan etkiler asagidaki gibi siralanmistir;

Cok yaygin : 10 hastanin en az birinde goriilebilir.
Yaygin : 10 hastanin birinden az, fakat 100 hastanin birinden fazla gorulebilir.
Yaygin olmayan : 100 hastanin birinden az, fakat 1.000 hastanin birinden fazla gortlebilir.
Seyrek :1.000 hastanin birinden az, fakat 10.000 hastanin birinden fazla
gorulebilir.
Cok seyrek : 10.000 hastanin birinden az goriilebilir.
Bilinmiyor : Eldeki verilerden hareketle tahmin edilemiyor
Cok yaygin
e Kurdesen
e Dokintl
e Kalp atim hizinda artig
e (Yiizde) kizarma
e Ates ya da viicut 1s1sinda yiikselis
o Oksurik
e Solunum hizinda artig
e Kusma
e Kandaki oksijen diizeyinde diisiis

Yaygin

Solgunluk

Ylksek tansiyon ya da tansiyon ylkselmesi
Derinin mavimsi renk degisikligi

Urperme

Gerginlik ve huzursuzluk

Titreme

Bas agris1

Karincalanma

Uygulama bolgesinde agri ya da lokal reaksiyon
Bas donmesi

Asabiyet

Deride kasinma

Ogiirme

Siddetli bir alerjik reaksiyona bagh olarak yiiziin sismesi, bogazin sismesi veya hem
yuz hem bogaz hem dilin beraber sismesi
Kollar ve bacaklarda sisme

Mide bulantis1

GOgiis rahatsizlig

Bogazda baski ve daralma hissi

Ishal

Yorgunluk

Kas agris1



e Kas spazmlar

e Deride siddetli iilserli yaralar

e Deride kirmizilik
Bilinmiyor
G0z ¢evresinde sisme
Astim
Islik sesi dahil, anormal solunum sesleri
Nefes alip vermede guclik (nefes darligt dahil)
Uzuvlarda sogukluk (6rnegin, eller, ayaklar)
Kan basincinda diisiis
Damarlarin daralarak kan akigsinin azalmasi
Bronglarin aniden daralmasiyla akcigere hava giris ¢ikisinin - siirlanmasi
(bronkospazm)
Bayilma
Yanma hissi
Sicaklik hissi

Usiime hissi

Genel olarak 1yi hissetmeme (halsizlik)

Giigsiiz hissetme

Uyku hali

Terlemede artis

G0z yasarmasi

Deride lekelenme

Huzursuzluk

Hiriltili solunum

Viicut dokularinda oksijen eksikligi

Kalp atim hizinda diisiis

Kalp durmasi

Gogiis agris1 (kalp disinda)

GOz kuresi ve g0z kapagini kaplayan zarda iltihap

Karin agrisi

Hazimsizlik

Yutma giigliigii

Eklem agrist

Solunumun gegici olarak duraklamasi ya da aniden durmasi
Idrarda protein kaybi

Nefrotik Sendrom: Alt uzuvlarda sisme, viicutta genel sisme ve idrarda protein kaybi
flacin damar disina s1izmas1 durumunda infiizyon bélgesinde deride sislik ve sertlesme
Avug i¢i kizariklik

Gegici cilt rengi degisikligi

Infiizyon bdlgesinde kizariklik

Infiizyon bdlgesinde kurdesen (dokiintii)

Su toplama

Eger bu kullanma talimatinda bahsi ge¢meyen herhangi bir yan etki ile karsilasirsaniz
doktorunuzu veya eczacinizi bilgilendiriniz.



Supheli advers reaksiyonlarin raporlanmasi

Ruhsatlandirma sonrasi supheli ilag advers reaksiyonlarinin raporlanmasi biyik ©6nem
tasimaktadir. Raporlama yapilmasi, ilacin yarar/risk dengesinin surekli olarak izlenmesine
olanak saglar. Saglik meslegi mensuplarinin herhangi bir siipheli advers reaksiyonu Turkiye

Farmakovijilans Merkezi (TUFAM)’ne bildirilmesi gerekmektedir (www.titck.gov.tr; e-posta:
tufam@titck.gov.tr; tel: 0 800 314 00 08; faks: 0 312 218 35 99).

5. MYOZYME’1n saklanmasi
MYOZYME 1 ¢cocuklarin goremeyecegi, erisemeyecegi yerlerde ve ambalajinda saklayiniz.

Acilmamis Flakonlar:
Buzdolabinda (2 °C-8 °C’de) saklayiniz.

Sulandiriimis ve seyreltilmis ¢Ozelti:
Seyreltmeden sonra derhal kullanimi1 6nerilmektedir. Ancak, 2 ila 8°C’de 1siktan korunarak
saklandiginda 24 saat boyunca kimyasal ve fiziksel kullanim stabilitesi oldugu kanitlanmigtir.

Kutu iizerinde yazilan son kullanma tarihi ge¢mis tiriinii kullanmayiniz.

Son kullanma tarihi gecmis veya kullanilmayan ilaclar1 ¢ope atmayimiz! Cevre, Sehircilik ve
Iklim Degisikligi Bakanligin’ca belirlenen toplama sistemine veriniz.

Son kullanma tarihiyle uyumlu olarak kullanimz.
Ambalajin ilizerinde belirtilen son kullanma tarihinden sonra MYOZY ME’1 kullanmayiniz. Son
kullanma tarihi kutu iistiinde belirtilen ayin son giiniidiir.

Ruhsat sahibi:

Sanofi B.V. Amsterdam / Hollanda lisans1 ile
Sanofi Saglik Uriinleri Ltd. Sti.

Sisli-Istanbul

Uretim yeri:
GENZYME Flanders bvba,
Geel/Belgika

Bu kullanma talimati .... /..../... tarihinde onaylanmustir.



ASAGIDAKI BOLUMDEKI BILGILER YALNIZCA TEDAVIiYi UYGULAYACAK
SAGLIK PERSONELINE YONELIKTIR.

KULLANMA TALIMATI - SULANDIRMA / SEYRELTME ve UYGULAMA

MYOZYME’mn enjeksiyonluk su ile sulandirilmasi, daha sonra 9 mg/mL (% 0,9) sodyum
Klorlr ¢ozeltisiyle seyreltilmesi ve daha sonra intravendz inflizyon ile uygulanmasi
gerekmektedir. Uriin, 6zellikle asepsi agisindan iyi uygulama kurallarina uygun olarak
sulandirilmal1 ve seyreltilmelidir.

Uriiniin proteinli yapis1 nedeniyle, sulandirilmis ¢ozeltide ve son infiizyon torbalarinda
partikiiller olusabilir. Bu nedenle, uygulama igin 0,2 mikronluk disiik protein baglanma filtresi
kullanilmalidir. 0,2 mikronluk filtre kullaniminin gézle goriinen pargaciklariuzaklastirdigi ve
protein ya da etkinlikte belirgin bir diislise yol agmadig1 goriilmiistiir.

Sulandirilacak flakon sayisi, hastanin doz rejimine gore (mg/kg) belirlenir ve gereken miktarda
flakon oda sicakligina ulasabilmesi i¢in (yaklasik 30 dakika) buzdolabindan ¢ikartilir. Her
MYOZYME flakonu tek bir kullanim i¢indir.

Aseptik teknik kullanilmahdir

e Sulandirma

Her 50 mg’lik MYOZYME flakonu, igne cap1 20 guage’den biiyiikk olmayan bir enjektor
kullanilarak 10,3 mL enjeksiyonluk suyla sulandirilir. Enjeksiyonluk su flakona yavas
damlalarla eklenir; dogrudan liyofilize tozun Uzerine dokilmez. Her flakon nazikce yana
yatirilir ve yuvarlanir. Flakon ters cevrilmez, dondirtilmez ya da sallanmaz. Sulandirilmis
hacim, 5 mg/mL enzim iceren 10,5 mL’dir ve berrak renksiz ila soluk sar1 bir ¢6zelti
gorunumundedir; ince beyaz iplik ya da yar1 saydam lifler bigciminde partikuller icerebilir.
Sulandirilmis flakonlarda partikiler madde ve renk bozuklugu olup olmadigi hemen kontrol
edilir. Eger yukarida tarif edilenlerin digindaki yabanci partikiiller goriiliirse ya da ¢ozeltinin
rengi bozuksa kullanmayiniz. Sulandirilmis ¢6zeltinin pH degeri yaklasik 6,2°dir.
Sulandirdiktan sonra, flakonlarin hizla seyreltilmesi 6nerilmektedir (asag1 bakiniz).

e Seyreltme

Yukaridaki gibi sulandirildiktan sonra, flakondaki sulandirilmis ¢ozelti 5 mg/mL alglukosidaz
alfa icermektedir. Sulandirilmis hacim, her flakondan tam 10 mL (50 mg’ye esit) hacmin
cekilebilmesini saglamaktadir. Bu ¢6zelti daha sonra soyle seyreltilmelidir: Her flakondan
sulandirilmis ¢ozelti hastanin dozuna ulasana kadar igne ¢ap1 20 gauge’den biiyiik olmayan bir
enjektor kullanarak yavas bir sekilde ¢ekilir. Alglukosidaz alfanin infiizyon torbalarinda
onerilen son konsantrasyonu, 0,5 mg/mL ile 4 mg/mL araligindadir. infiizyon torbasindaki hava
¢ikarilir. Ayrica, yerine sulandirilmis MYOZYME konmak lizere, esit hacimde 9 mg/mL (%
0,9) sodyum kloriir enjeksiyonluk ¢ozeltisi gekilir. Sulandirilmis MYOZYME yavasca 9
mg/mL (% 0,9) sodyum Kkloriir enjeksiyonluk ¢ozeltisine dogrudan enjekte edilir. Seyreltilmis
¢dzeltinin karigmasi igin infiizyon torbas1 yavasca ters gevrilir veya elle ovalanir. Inflizyon
torbasini sallamayiniz ya da fazla sarsmayiniz.Son infiizyon ¢ozeltisi, hazirlandiktan sonra en
kisa zamanda uygulanmalidir.



Kullanilmamis olan tibbi iiriinler ya da atik materyaller "Tibbi Atiklarin Kontrolii Y6netmeligi"
ve "Ambalaj Atiklarinin Kontrolii Yonetmeligi'"ne uygun olarak imha edilmelidir.

e Uygulama
Seyreltilmis ¢6zeltinin uygulanmasina ii¢ saat icinde baslanmasi 6nerilmektedir. Sulandirma ve
inflizyonun bitisi arasinda gegen toplam zaman 24 saati gegcmemelidir.

MYOZYME icin 6nerilen doz rejimi, iki haftada bir intravendz inflizyon olarak uygulanan 20
mg/kg’dir.

Infiizyonlar asamal1 olarak uygulanmalidir. Infiizyonun 1 mg/kg/saat hizinda baslamasi ve
infiizyonla iligkili reaksiyon (IAR) belirtisi goriilmiiyorsa, 30 dakikada bir kademeli olarak 2
mg/kg/saat artirtlmasi ve en fazla 7 mg/kg/saat hizina ulasilmasi 6nerilmektedir.



