COMMISSION DE LA TRANSPARENCE REPUBLIQUE FRANCAISE

AVIS DE LA COMMISSION

27 octobre 2004

CEREZYME 400 Ul, poudre pour solution a diluer pour perfusion
Boite de 1 flacon

GENZYME SAS

Imiglucérase

Liste | — prescription restreinte : prescription hospitaliere.
Le traitement doit étre conduit par un médecin ayant I'expérience du traitement de la
maladie de Gaucher.

Date de 'TAMM : 17 novembre 1997, modifiee le 28 aolGt 2003 (extension
d’indication a la maladie de Gaucher de type 3)

Caractéristiques de la demande : modification d’inscription sur la liste des spécialités
agréées collectivités, suite a une extension d’indication thérapeutique dans la
maladie de Gaucher de type 3.

Secrétariat Général de la Commission de la Transparence
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1. CARACTERISTIQUES DU MEDICAMENT

1.1. Principe actif

Imiglucérase

1.2. Originalité

Enzyme d’origine recombinante, CEREZYME est le premier traitement indiqué dans
la maladie de Gaucher de type 3.

1.3. Indication

L'utilisation de CEREZYME (imiglucérase) est indiquée comme traitement
enzymatique substitutif a long terme chez des patients qui présentent un diagnostic
confimé de maladie de Gaucher non neuronopathique (type 1) ou
neuronopathique chronique (type 3) et qui présentent des manifestations non
neurologiques cliniquement significatives de la maladie.

Les manifestations non neurologiques de la maladie de Gaucher comprennent un ou
plusieurs des troubles suivants :
- anémie, apres exclusion de toute autre cause telle qu’'une carence en fer
- thrombocytopénie
- anomalies osseuses, apres exclusion de toute autre cause telle qu’une
carence en vitamine D
- hépatomégalie ou splénomégalie.

1.4. Posologie

Le traitement doit étre conduit par un médecin ayant I'expérience du traitement de la
maladie de Gaucher.

Aprés reconstitution et dilution, la préparation est administrée par perfusion
intraveineuse en 1 a 2 heures. Une solution alternative consiste a administrer la dose
retenue de CEREZYME a une vitesse de perfusion qui ne doit pas dépasser 1 unité
par kg de poids corporel par minute.

Posologie chez I'adulte, I’enfant et le sujet agé
En raison de I'hétérogénéité et de la nature polysystémique de la maladie de

Gaucher, la posologie doit étre adaptée a chaque patient aprés un bilan exhaustif
des manifestations cliniques de la maladie.
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