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Neue Perspektive fur Patienten mit Maroteaux-Lamy - Zulas-

sung fur Naglazyme in der Schweiz

Das amerikanische Pharmaunternehmen Biomarin hat fiir sein Enzymersatz-
praparat ,Naglazyme" die Zulassung fiir die Schweiz erhalten; das Bundes-
amt fiir Gesundheit hat Naglazyme in die Spezialitatenliste aufgenommen.
Dies bedeutet ein Meilenstein fiir die jungen Patientinnen und Patienten mit
der sehr seltenen Stoffwechsel-Erbkrankheit ,Maroteaux-Lamy". Das Medi-
kament ist ein weiterer Erfolg der EU-Verordnung iiber Arzneimittel fiir sel-
tene Leiden.

Zurich, September 2007. Sh --- Das hochspezialisierte Enzymersatzmedikament
Naglazyme bietet zum ersten Mal eine Therapiemdglichkeit flr Kinder mit der seltenen
Stoffwechselkrankheit Maroteaux-Lamy an. Wahrend der wéchentlichen Infusion er-
halten die Patienten das ihnen fehlende Enzym direkt ins Blut. «<Damit kénnen wir den
Krankheitsverlauf verlangsamen, im besten Falle sogar stoppen», erklart der Stoff-
wechselspezialist Dr. Baumgartner vom Kinderspital Zurich. Die Krankheit tritt schat-
zungsweise bei einer von 340 000 Geburten auf. In der Schweiz sind vier Patientinnen
bekannt.

Naglazyme ist ein Medikament gegen die Stoffwechselkrankheit Maroteaux-Lamy. Den
betroffenen Patientinnen und Patienten fehlt ein spezielles Enzym (Arylsulfatase B)
zum Abbau von Zuckermolekdllen in den Zellen. Diese Molektle (so genannte Mukopo-
lysaccharide) lagern sich in der Folge in verschiedenen Organen des Kérpers ein und
werden gespeichert. Die Arbeit der Zellen wird dadurch eingeschrankt, immer mehr
Zellen verlieren ihre Funktion.

Die Krankheit kann sich in einer milden oder schweren Form manifestieren. Bei einem
Neugeborenen fehlen oft die Anzeichen flir die Krankheit. Je mehr Mukopolysaccharide
eingelagert werden, desto ausgepragter zeigt sich das Krankheitsbild. Nach wenigen
Jahren sind die Symptome nicht mehr zu Ubersehen. Maroteaux-Lamy-Patienten wei-
sen typischerweise vergroberte Gesichtszlige auf. Sie leiden an immer wiederkehren-
den Mittelohrentziindungen oder Nabel- und Leistenbriichen und wachsen langsam.
Eine spate Diagnose stellt ein signifikantes Risiko fir die betroffenen Kinder dar!. In
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ihrer schweren Auspragung fuhrt die Krankheit bald zu schwerer Invaliditat und zum
Tod im Kindes- oder Teenageralter. «Die Zulassung von Naglazyme und die Aufhahme
in die Spezialitatenliste des BAG bedeutet flir die Betroffenen und deren Familien ein
sehr wichtiger Schritt. Die Therapie bedeutet, dass gegen die Krankheit etwas getan
werden kann, denn bislang konnten Maroteaux-Lamy Patienten nur palliativ behandelt
werden. Das ist ein Meilenstein flr die Patienten und deren Familien», so Alfred Wies-
bauer, Prasident der Patientenorganisation lysosuisse.

Die Mukopolysaccharidosen gehoéren in die Gruppe der (lysosomalen) Speichererkran-
kungen. Es werden sieben Typen von Mukopolysaccharidosen unterschieden. Der Mu-
kopolysaccharidose-Typ VI (MPS VI) wurde 1963 von den beiden franzdsischen Arzten
Maroteaux und Lamy erstmals beschrieben, weshalb die Erkrankung auch Morbus Ma-
roteaux-Lamy genannt wird.
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Disclaimer:
lysosuisse unterstitzt die Betroffenen im Umgang mit ihrer seltenen und teilweise un-
heilbaren Krankheit. Als neutrale Patientenorganisation versteht sie sich als Informati-

onsplattform und Netzwerk fiir Betroffene, Angehérige und Arzte.Ol
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,Orphan Diseases“/Waisenkrankheiten

Da die Zahl der Patienten unter 5 pro 10’000 Personen liegt, gehdrt Maroteaux-Lamy zu den
sogenannten ,orphan diseases", den seltenen Leiden oder auch Waisenkrankheiten. Seit
dem Jahre 2000 schafft die Europdische Kommission wirtschaftliche Anreize fir Pharmain-
dustrien, sich der Erforschung, Entwicklung und Vermarktung seltener Krankheiten zuzu-
wenden. Anreize daflr sind beispielsweise ein 10-jahriges Marktexklusivitatsrecht, Unter-
stitzung bei der Erstellung des Prifplans, Zugang zum zentralisierten Verfahren flr die
Marktzulassung und anderes. Diese Unterstitzung hat dazu geflihrt, was unter normalen
Marktbedingungen nie méglich gewesen ware: Zwischen April 2000 und April 2005 wurden
Uber 450 Antrage auf Ausweisung als Arzneimittel fir seltene Leiden gestellt. Heute sind in

Europa 37 Medikamente flr seltene Leiden zugelassen.
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