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Kara medlemmar!

Det lilla orosmolnet jag berédttade om i borjan av sommaren har tyvérr utvecklat
sig till ett ruskigt ovéader. Problemen med tillverkningen av Cerezyme var
mycket stérre &n nagon kunde ana. Efter att ha fungerat fantastiskt bra i 6ver
femton ar, bade medicinskt och med god tillganglighet, star vi nu infor
situationen att manga av oss patienter inte har mojlighet att fortsatta med
enzymterapi det narmaste halvaret eller i vérsta fall annu langre tidsperiod.

Problemen beror pa att tillverkningsprocessen infekterades av ett virus (ett
calicivirus av typen Vesivirus 2117). Detta virus &r inte kant for att smitta
maéanniskor, daremot stor det celltillvéxten och ddrmed kvantiteten men inte
kvaliteten av enzymet som cellerna producerar.

Om det allra varsta intraffar och det lager som nu finns inte kan anvandas star vi
helt utan enzym i mitten av september. Lat oss halla alla tummar for att detta
inte hander. Blir detta lager godként raknar man med att 20 % av den normala
atgangen kan distribueras. Som alla sakert forstar racker detta inte till alla, utan
de mest angelagna patienterna maste prioriteras.

Jag citerar ur Genzymes behandlingsrekommendationer (kan &ndras med kort
varsel):

*Om det & medicinskt mojligt ska spadbarn, barn och ungdomar ges Cerezyme
med reducerad dos eller med langre intervall, eftersom dessa patienter med tidig
sjukdomsdebut har snabbast sjukdomsprogression och Ioper risk att fa allvarliga
och langvariga problem. Ingen av dessa patienter ska behandlas med lagre dos
an 15 enheter/kg varannan vecka. | annat fall ska alternativ behandling
overvagas.

*Vuxna patienter med allvarlig, livshotande sjukdomsprogression ( t.ex.
symtomgivande pulmonell hypertension, svar trombocytopeni eller svar anemi )
bor ges Cerezyme med reducerad dos eller med langre intervall. Ingen av dessa
patienter ska behandlas med lagre dos an 15 enheter/kg var 4:de vecka. | annat
fall ska alternativ behandling 6vervégas.
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*For vuxna patienter utan allvarlig, livshotande sjukdomsprogression bor
alternativ behandling 6vervéagas eller behandlingen avbrytas.

*Alla patienter ska 6vervakas efter behov med avseende pa forandringar av
hemoglobin-, trombocyt- och chitotriosidas-nivaer, vid behandlingsstarten och
darefter varannan manad. Vuxna som uppvisar progression till allvarlig,
livshotande sjukdom ska aterga till ursprunglig behandling med Cerezyme.

Kommentar:

Dessa rekommendationer bygger helt pa EMEA:s (socialstyrelsens europeiska
motsvarighet) rad. Jag bifogar dessa.

Noteras bor att patienterna inte delas ini Typ I, 1l eller 111, utan efter alder och
tillstand.

Den alternativa behandlingen som namns ovan ar miglustat, alltsa Zavesca.
Enligt Torbjorn Ritzler pa Actelion ar tillgangen till detta lakemedel god aven
vid en 6kad efterfragan.

Tva nya enzympreparat fran Shire och Protalix knackar pa dorren. Det verkar
som om de redan ar godkanda i USA. Tyvarr tar det val langre tid &n ett halvar
att fa hit dem.

Genzyme jobbar ocksa hart pa att fa fram sin substratreduktion. Inom en manad
ska vi fa besked om det ar mojligt att detta kan ersatta enzymet under den héar
perioden.

Det sags att krisen ska vara dver vid arets slut, men nagra garantier kan givetvis
inte ges. Darfor vill jag slutligen uppmana dig som &r patient eller anhoérig till
patient att ta kontakt med behandlande doktor sa fort som mojligt och diskutera
om man ska Overvéga alternativ behandling.

Vi aterkommer med medlemsbrev nar saker och ting kommer pa plats. Besok
garna var hemsida dar vi ska forsoka meddela senaste nytt.

Njut av eftersommaren!
Er
Lars Magnusson
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