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Erste und einzige Therapie fiir Menschen mit Morbus Hunter

in der Schweiz

Swissmedic, das schweizerische Heilmittelinstitut, hat Idursulfase unter dem
Namen Elaprase im Marz die Marktzulassung in der Schweiz fiir die Langzeit-
behandlung von Patienten mit Morbus Hunter (Mukopolysaccharidose MPS
ITI) erteilt. Die Krankenkassen ilibernehmen ab 1. September die Kosten fiir
die Therapie, das haben die Verhandlungen mit dem Bundesamt fiir Gesund-
heit ergeben.

Elaprase wird von Shire Human Genetic Therapies hergestellt. In der Schweiz
leben 5-10 Patienten vom Typ MPS 1II. Seit der Entdeckung der Krankheit vor
100 Jahren ist dies die erste und einzige Therapie fiir Morbus-Hunter-
Patienten.

Montreux, August 2007 - athk -- Morbus Hunter ist eine dusserst seltene, progressive
und lebensbedrohliche Erkrankung, die in erster Linie Manner betrifft. Die Symptome
manifestieren sich ab dem 3. Lebensjahr. Die Lebenserwartung bei den schwereren
Fallen betragt maximal 20 Jahre [5]. Patienten mit Morbus Hunter weisen eine aus-
serst schlechte Langzeitprognose auf. «Die Zulassung von Elaprase bedeutet flir die
Patienten einen Meilenstein. Erstmals seit der Entdeckung von Morbus Hunter gibt es
eine Mdglichkeit, Patienten zu behandeln und Symptome zu lindern», so Dr. Jean Marc
Nuoffer, Spezialist flr Stoffwechselerkrankungen am Inselspital in Bern.

Morbus-Hunter-Patienten leiden an einem Enzymmangel (Iduronat-2-Sulfatase). Die-
ser Enzymmangel beeintrachtigt die Fahigkeit des Organismus, komplexe Kohlenhyd-
rate, die haufig in Sekreten sowie zelligem Bindegewebe vorkommen und als Glyko-
saminoglykan (GAG) bezeichnet werden, abzubauen und wiederzuverwerten. Das GAG
sammelt sich in der Folge an, beschadigt das Kérpergewebe und kann zu einer Reihe
von gravierenden Symptomen flhren, wie Hoérverlust, verminderter Herzfunktion, Le-
ber- und Milzvergrésserung sowie beeintrachtigter Bewegung und Mobilitat infolge von
Gelenksteife [1-4].

Die zugelassene Behandlung mit Elaprase fuhrt zu erhéhter Ausdauer, wie 6-mindtige
Gehtests bewiesen haben. Uberdies zeigte die klinische Studie signifikante Verbesse-
rungen bei Milz- und Lebergrésse sowie GAG-Konzentrationen im Harn [6, 7]. Elapra-
se wird in Form von wdchentlichen Infusionen verabreicht und ersetzt das mangelhaf-
te oder fehlende Enzym, das von Patienten mit dieser progressiven und zur Debilitat
fUhrenden Erkrankung nur in unzureichenden Mengen produziert wird [1].
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«Wir sind Uber die Zulassung von Elaprase und die Mitteilung, dass die Krankenkassen
die Therapiekosten Ubernehmen, hocherfreut. Dass die Mdglichkeit der Enzymersatz-
therapie nun auch flr Patienten mit MPS II in der Schweiz zur Verfligung steht, ist ein
sehr wichtiges Signal und macht den Patienten und ihren Familien Mut flr die Zu-
kunft. Elaprase unterstltzt die Patienten, ein annahernd normales Leben zu flhren.
Die Lebensqualitat wird erhéht» so Alfred Wiesbauer, Prasident lysosuisse.

Die Marktzulassung flir Elaprase durch Swissmedic folgt auf der vom europdischen
Ausschuss fir Humanarzneimittel (CHMP - Committee for Medicinal Products for Hu-
man Use) im Oktober 2006 veroéffentlichten positiven Beurteilung. Die Daten, auf die
sich die Zulassung stlitzt, bilden die grésste und langste Zulassungsstudie [6] flr ly-
sosomale Erkrankungen. Die Zulassung fiir Europa wurde im Januar 2007 erteilt. Das
Bundesamt fiir Gesundheitswesen hat die Aufnahme von Elaprase in die Spezialitaten-
liste im August 2007 genehmigt, die Krankenkassen Gbernehmen damit die Kosten fur
die Therapie ab 1. September.

Die Mukopolysaccharidosen gehdéren in die Gruppe der lysosomalen Speicher-
erkrankungen. Es werden bis heute sieben Haupt-Typen unterschieden. Muko-
polysaccharidose Typ II (MPS II) wurde 1917 von Professor Hunter, einem schotti-
schen Arzt, an der Medizinischen Fakultat in Kanada erstmals beschrieben.

Fir weitere Informationen wenden Sie sich bitte an:

Shire Human Genetic Therapies
Alain Coppex - acoppex@shire.com 021 966 55 20

lysosuisse —
Dr. Alfred Wiesbauer, Prasident - info@lysosuisse.ch 044 210 20 08
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Uber Idursulfase (Elaprase)

Idursulfase ist eine gereinigte Form des lysosomalen Enzyms Iduronat-2-Sulfatase
und wird mittels rekombinanter DNS-Technologie in humanen Zelllinien produziert.
Dosierung: Elaprase wird woéchentlich in einer Dosis von 0,5 mg/kg Kdérpergewicht
durch intravendse Infusion Uber einen Zeitraum von 3 Stunden gegeben.
Eigenschaften/Wirkungen: Iduronat-2-Sulfatase katabolisiert die Glykosaminoglykane
(GAG) Dermatansulfat und Heparansulfat durch Abspaltung der Oligosaccharid-
gebundenen Sulfat-anteile. Da das Enzym Iduronat-2-Sulfatase bei Patienten mit
Hunter-Syndrom nicht oder nur in unzureichendem Masse vorhanden ist, sammeln
sich zunehmend Glykosaminoglykane in den Zellen an, was zu Zellschwellung, Orga-
nomegalie, Gewebszerstérung und Dysfunktion des Organsystems flhrt.

Uber die Ergebnisse von HOS (Hunter Outcome Survey)

Im Rahmen einer langfristigen Ergebniserfassung des Unternehmens, der sogenann-
ten Hunter Outcome Survey (HOS), verfolgt Shire aktiv Gesundheitsdaten von Perso-
nen mit Morbus Hunter. HOS dient der Sammlung, der Analyse, der Aufzeichnung so-
wie dem Austausch von weltweiten Daten zu Morbus Hunter. Shire ist lUberzeugt, dass
die Einbeziehung aller von Morbus Hunter betroffenen Personen sowie Analyse und
Veroéffentlichung dieser Informationen ein weitergehendes Verstandnis von Morbus
Hunter sowie Aufklarungsarbeit Uber diese Krankheit auf globaler Ebene ermdglichen.

Uber das Hunter-Syndrom
Laut Schatzungen von Shire leiden weltweit ca. 2.000 Patienten an Morbus Hunter. In
der Schweiz sind ca. 5-10 Personen betroffen.

Shire Human Genetic Therapies
Fir weitere Informationen lber Shire besuchen Sie bitte die Website des Unterneh-
mens unter www.shire.com.

lysosuisse

lysosuisse ist die schweizweit tatige Patientenorganisation fiir alle lysosomalen Spei-
cherkrankheiten. Sie unterstitzt Betroffene und Angehdrige im Umgang mit der selte-
nen Krankheit und versteht sich als Informationsplattform und Netzwerk fiir Betroffe-
ne, Angehdrige, Arzte, Fachleute und bestehende Patientenorganisationen fiir lysoso-
male Speicherkrankheiten. Bei lysosuisse stehen die Betroffenen im Zentrum. Mit ge-
zielten Aktivitaten wird ihre Lebensqualitat erhéht.
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