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ไมย์โอไซม์  

(Myozyme®) 
 

1. ชืÉอของผลติภัณฑ์ยา 

 

Myozyme ชนิดผงขนาด 50 มก. สาํหรับเตรียมสารละลายชนิดเขม้ขน้สาํหรับหยดเขา้ทางหลอดเลือดดาํ 

 

2. ส่วนประกอบและปริมาณยา 

 

1 ไวแอลประกอบดว้ยเอนไซม ์alglucosidase alfa 50 มก. 

 

หลงัจากผสม สารละลายประกอบดว้ยเอนไซม ์alglucosidase alfa 5 มก./มล. และหลงัจากเจือจาง ความ

เขม้ขน้จะแตกต่างกนัจาก 0.5 มก. ถึง 4 มก./มล. 

 

 เอนไซม์ alglucosidase alfa เป็น recombinant form ของเอนไซม์ acid α-glucosidase ของมนุษยแ์ละ

ผลิตจาก Chinese hamster ovary cells โดย recombinant DNA technology 

 

สาํหรับรายการส่วนประกอบอืÉนๆ ดูหัวขอ้ 6.1 

 

3. รูปแบบเภสัชภณัฑ์ 

 

ยาผงสาํหรับเตรียมเป็นสารละลายเขม้ขน้สาํหรับหยดเขา้ทางหลอดเลือดดาํ 

ผงยาสีขาวถึงออกขาว 

 

4. ข้อมูลด้านคลนิิก 

 

4.1 ข้อบ่งใช้ 

Myozyme มีขอ้บ่งใช้สําหรับการรักษาโดยให้เอนไซมท์ดแทนในระยะยาวในผูป่้วยทีÉไดรั้บการวินิจฉัย

ยืนยนัวา่เป็นโรค Pompe (ขาดเอนไซม ์acid α-glucosidase) 

 

Myozyme มีขอ้บ่งใชส้าํหรับการรักษาผูป่้วยเด็กและผูใ้หญ่ในทุกช่วงอาย ุ

 

 

เอกสารกาํกบัยาภาษาไทย (ฉบบัใหม่) 
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4.2 ขนาดและวิธีใช้ยา 

การรักษาดว้ยเอนไซม ์Myozyme ควรอยู่ภายใตก้ารดูแลของแพทยท์ีÉมีประสบการณ์ในการจดัการผูป่้วย

โรค Pompe หรือโรคทีÉเกีÉยวกับเมตาบอลิซึมซึÉ งมีสาเหตุมาจากพันธุกรรมหรือโรคของกล้ามเนืÊอทีÉ

เกีÉยวกบัระบบประสาท 

 

ขนาดยา 

ขนาดยาทีÉแนะนําของเอนไซม์ alglucosidase alfa คือ 20 มก. ต่อนํÊ าหนักตัว 1 กก. ให้ 1 ครัÊ งทุก 2 

สัปดาห์ 

 

การตอบสนองของผูป่้วยต่อการรักษาควรไดรั้บการประเมินอย่างสมํÉาเสมอบนพืÊนฐานการประเมิน

อยา่งครอบคลุมในทุกอาการแสดงทางคลินิกของโรค 

 

ประชากรทารกและผู้ทีÉสูงวัย 

ยงัไม่มีหลกัฐานสาํหรับการพิจารณาเป็นพิเศษเมืÉอมีการให ้Myozyme ในผูป่้วยเด็ก วยัรุ่นหรือผูที้Éสูงวยั 

 

ผู้ป่วยทีÉมีภาวะไตและตับบกพร่อง 

ยงัไม่มีการประเมินด้านความปลอดภยัและประสิทธิผลของ Myozyme ในผูป่้วยทีÉไตหรือตบับกพร่อง

และไม่มีขนาดยาเฉพาะเจาะจงทีÉจะแนะนาํสาํหรับผูป่้วยเหล่านีÊ  

 

วิธีใชย้า 

Myozyme ใหโ้ดยการหยดเขา้ทางหลอดเลือดดาํ 

 

การหยดยาควรค่อยๆเพิÉมอตัราการหยดยา แนะนาํให้เริÉมหยดยาในอตัรา 1 มก./กก./ชม. และค่อยๆเพิÉม

ทีละ 2 มก./กก./ชม. ทุก 30 นาที ถา้ไม่มีอาการของปฏิกิริยาทีÉสัมพนัธ์กบัการหยดยาจนกว่าจะถึงอตัรา

การหยดยาสูงสุด 7 มก./กก./ชม. ปฏิกิริยาทีÉสัมพนัธ์กบัการหยดยาอธิบายอยูใ่นหัวขอ้ทีÉ 4.8 

 

สาํหรับคาํแนะนาํเกีÉยวกบัการผสมและเจือจางผลิตภณัฑย์าก่อนการใชย้า ดูหวัขอ้ 6.6 

 

4.3 ข้อห้ามใช้ 

ภาวะภูมิไวเกินทีÉเป็นอนัตรายถึงชีวิต (ปฏิกิริยาอะนาไฟแลกติก) ต่อสารออกฤทธิÍ หรือต่อส่วนประกอบ

ใดๆของยาตามทีÉระบุในหัวขอ้ Ş.ř เมืÉอให้ยาอีกครัÊ งไม่ประสบความสาํเร็จ (ดูหัวขอ้ 4.4 และ 4.8) 

 

4.4 คําเตือนและข้อควรระวังพเิศษสําหรับการใช้ยา 
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ภาวะภูมิไวเกินหรือปฏิกิริยาอะนาไฟแลกติก 

มีรายงานปฏิกิริยาอะนาไฟแลกติกทีÉรุนแรงและเป็นอนัตรายถึงชีวิตรวมถึงเกิดการช็อกจากปฏิกิริยาอะ

นาไฟแลกติกในผู ้ป่วยโรค Pompe ทีÉ เกิดขึÊ นเร็ว (infantile-onset) และทีÉ เกิดขึÊ นช้า (late-onset) ใน

ระหว่างการหยด Myozyme (ดูหัวข้อ 4.8) เนืÉองจากความเป็นไปได้ทีÉจะเกิดปฏิกิริยาขัÊนรุนแรงทีÉ

สัมพนัธ์กับการหยดยา ควรเตรียมมาตรการทางการแพทย์ทีÉเหมาะสม รวมถึงอุปกรณ์ช่วยคืนชีพใน

ผูป่้วยทีÉหัวใจหยดุเตน้ไวใ้ห้พร้อมเมืÉอจะให้ Myozyme ถา้เกิดภาวะภูมิไวเกินหรือปฏิกิริยาอะนาไฟแลก

ติกขัÊนรุนแรง ควรพิจารณาหยุดการหยด Myozyme ในทันทีและควรเริÉมการรักษาทางการแพทย์ทีÉ

เห มาะสมในทันที  ควรใช้มาตรฐานทางการแพ ทย์ในปัจจุบันสําหรับการรักษาฉุก เฉิ น เมืÉ อ

เกิดปฏิกิริยาอะนาไฟแลกติก 

 

ปฏิกิริยาทีÉสัมพนัธ์กบัการหยดยา (Infusion Associated Reactions:IARs) 

ประมาณครึÉ งหนึÉงของผูป่้วยทีÉไดรั้บการรักษาดว้ย Myozyme ในการศึกษาทางคลินิกในผูป่้วยทีÉเป็นโรค

Pompe ทีÉเกิดขึÊนเร็ว (infantile-onset) และ 28% ของผูป่้วยทีÉไดรั้บการรักษาดว้ย Myozyme ในการศึกษา

ทางคลินิกในผูท้ีÉเป็นโรค Pompe ทีÉเกิดขึÊนชา้ (late-onset) เกิดปฏิกิริยาทีÉสัมพนัธ์กบัการหยดยา ปฏิกิริยา

ทีÉสัมพนัธ์กบัการหยดยาไดรั้บคาํจาํกดัความว่าเป็นเหตุการณ์ใดๆอนัไม่พึงประสงคท์ีÉเกีÉยวขอ้งซึÉงเกิดขึÊน

ในระหว่างการหยดยาหรือในระหว่างหลายชัÉวโมงหลงัการหยดยา ปฏิกิริยาบางอย่างเป็นขัÊนรุนแรง (ดู

หัวขอ้ 4.8) พบแนวโน้มในผูป่้วยทารกทีÉได้รับการรักษาด้วยยาในขนาดสูง (40 มก./กก.) เกิดอาการ

แสดงมากกว่าเมืÉอเกิดปฏิกิริยาทีÉสัมพันธ์กับการหยดยา ผู ้ป่วยโรค Pompe ทีÉ เกิดขึÊนเร็วมีการสร้าง 

แอนตีÊบอดีÊไตเตอร์ทีÉสูงปรากฏว่ามีความเสีÉยงสูงกว่าทีÉจะเกิดปฏิกิริยาทีÉสัมพนัธ์กบัการหยดยาไดบ้่อย

กว่า ผูป่้วยทีÉเป็นโรคเฉียบพลนั (เช่น ปอดบวม การติดเชืÊอในกระแสเลือด) ในขณะทีÉหยด Myozyme 

ปรากฏวา่มีความเสีÉยงสูงกวา่ทีÉจะเกิดปฏิกิริยาทีÉสัมพนัธ์กบัการหยดยา ควรมีการพิจารณาอย่างรอบคอบ

ต่อสภาวะทางคลินิกของผูป่้วยก่อนการให้ Myozyme ผูป่้วยควรไดรั้บการติดตามอย่างใกลชิ้ดและควร

มีการรายงานทุกกรณีเมืÉอเกิดปฏิกิริยาทีÉสัมพันธ์กับการหยดยา ปฏิกิริยาทีÉ เกิดช้าและปฏิกิริยาทาง

ภูมิคุม้กนัทีÉเป็นไปไดต้่อผูถื้อใบอนุญาตนาํหรือสัÉงยาแผนปัจจุบนัเขา้มาในราชอาณาจกัร 

 

ผูป่้วยทีÉเกิดปฏิกิริยาทีÉสัมพนัธ์กบัการหยดยา (และโดยเฉพาะอย่างยิÉงปฏิกิริยาอะนาไฟแลกติก) ควร

ได้รับการรักษาด้วยความระมัดระวงัเมืÉอให้ Myozyme ซํÊ า (ดูหัวข้อ 4.3 และ 4.8) ผลอย่างอ่อนและ

ชัÉวคราวอาจไม่จาํเป็นตอ้งการการรักษาทางการแพทยห์รือหยดุการหยดยา การลดอตัราการหยดยา หยุด

การหยดยาชัÉวคราวหรือให้ pre-treatment โดยทัÉวไปเป็นยากลุ่ม antihistamine ชนิดรับประทาน และ/

หรือยาลดไข้ และ/หรือยา corticosteroids สามารถจัดการกับปฏิ กิ ริยาเกือบทัÊ งหมดได้อย่างมี

ประสิทธิภาพ ปฏิกิ ริยาทีÉสัมพันธ์กับการหยดยาอาจเกิดขึÊ นในเวลาใดๆก็ได้ในระหว่างการหยด 

Myozyme หรือโดยทัÉวไปนานถึง 2 ชม. หลงัการหยดยาและมีแนวโน้มทีÉจะเกิดมากขึÊนเมืÉอหยดยาใน

อตัราทีÉสูงขึÊน 
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ผูป่้วยทีÉเป็นโรค Pompe ชนิดลุกลามอาจมีปัญหาเกีÉยวกบัการทาํงานของหัวใจและการหายใจซึÉงอาจทาํ

ให้ผูป่้วยเสีÉยงมากขึÊนต่อการเกิดภาวะแทรกซ้อนทีÉรุนแรงจากปฏิกิริยาทีÉสัมพนัธ์กบัการหยดยา ดงันัÊนผู ้

ป่วยเหล่านีÊควรไดรั้บการติดตามอยา่งใกลชิ้ดมากขึÊนในระหวา่งการให้ Myozyme 

 

การตอบสนองดา้นภูมิคุม้กนั (Immunogenicity) 

ผลของการสร้าง IgG แอนตีÊบอดีÊต่อความปลอดภยัและประสิทธิผลถูกประเมินในการศึกษาทางคลินิก

และประสบการณ์หลงัยาวางจาํหน่ายในตลาด ในการศึกษาทางคลินิก ผูป่้วยส่วนใหญ่มีการสร้าง IgG 

แอนตีÊ บอดีÊ ต่อ alglucosidase alfa และการสร้าง IgG แอนตีÊ บอดีÊ ขึÊนในเลือด (seroconversion) มักจะ

เกิดขึÊนภายใน ś เดือนของการรักษา ดงันัÊนการสร้าง IgG แอนตีÊบอดีÊจึงคาดว่าจะเกิดขึÊนในผูป่้วยเกือบ

ทัÊ งหมดทีÉได้รับการรักษาด้วย alglucosidase alfa โดยรวมแล้วไม่พบความเชืÉอมโยงระหว่างการ

เกิดปฏิกิริยาทีÉสัมพนัธ์กบัการหยดยา (IARs) และเวลาในการสร้าง IgG แอนตีÊบอดีÊ  ปฏิกิริยาทีÉสัมพนัธ์

กบัการหยดยาสามารถเกิดขึÊนไดใ้นทุกระดบัของแอนตีÊบอดีÊไตเตอร์ อย่างไรก็ตามพบแนวโนม้ของการ

เกิดปฏิกิริยาทีÉสัมพนัธ์กับการหยดยาบ่อยขึÊนเมืÉอแอนตีÊ บอดีÊ ไตเตอร์สูงขึÊน ผลกระทบทางคลินิกต่อ

ประสิทธิผลนัÊนมาจากหลายปัจจยั อยา่งไรก็ตามการพฒันาแอนตีÊบอดีÊไตเตอร์ในปริมาณทีÉสูงและคงอยู่

นานนัÊนเป็นปัจจยัทีÉเกีÉยวขอ้ง 

 

เมืÉอกล่าวถึงโรค Pompe ทีÉเกิดขึÊนเร็ว (infantile-onset) พบแนวโน้มสําหรับผูป่้วยทีÉไดรั้บการรักษาดว้ย

ยาในขนาดสูง (ŜŘ มก./กก.) มีการสร้าง IgG แอนตีÊบอดีÊ ไตเตอร์ทีÉสูงกว่า นอกจากนีÊ  Cross Reactive 

Immunologic Material (CRIM) ยงัมีความเกีÉยวขอ้งกบัการตอบสนองดา้นภูมิคุม้กนัและการตอบสนอง

ของผูป่้วยต่อการรักษาโดยให้เอนไซม์ทดแทน ผล CRIM เป็นลบซึÉ งบ่งชีÊ ถึงการไม่พบ endogenous 

enzyme นัÊนเป็นปัจจยัเสีÉยงในการทาํใหเ้กิดแอนตีÊบอดีÊไตเตอร์ในปริมาณทีÉสูงและคงอยูน่าน ความเสีÉยง

นีÊ พบมากในผู ้ป่วยทีÉ มีผล CRIM เป็นลบมากกว่าผู ้ป่วยทีÉมีผล CRIM เป็นบวก และยงัเป็นปัจจัยทีÉ

เกีÉยวขอ้งของการเกิดผลลพัธ์ทีÉไม่ดี อย่างไรก็ตาม IgG แอนตีÊบอดีÊไตเตอร์ทีÉสูงและคงอยู่นาน เกิดขึÊนใน

ผูป่้วยทีÉมีผล CRIM เป็นบวกจาํนวนนอ้ยทีÉมกัมีปริมาณ endogenous enzyme ตํÉามาก 

 

ในส่วนของผูป่้วยทีÉเป็นโรค Pompe ทีÉเกิดขึÊนช้า (late-onset) พบว่าเมืÉอเวลาผ่านไป ผูป่้วยส่วนมากมี

แอนตีÊบอดีÊไตเตอร์ในปริมาณทีÉคงทีÉหรือลดลง การเกิดแอนตีÊบอดีÊไตเตอร์ในปริมาณทีÉสูงและคงอยู่นาน

นัÊ นพบได้ไม่บ่อยในผู ้ป่วยทีÉ เป็นโรค Pompe ทีÉ เกิดขึÊ นช้า (late-onset) ดังนัÊ นผลกระทบของ IgG 

antibody ในผูป่้วยทีÉเป็นโรค Pompe ทีÉเกิดขึÊนชา้ (late-onset) จึงเป็นไปอยา่งจาํกดั 

 

การติดตามตรวจวดัค่าระดบั IgG แอนตีÊบอดีÊไตเตอร์ควรขึÊนกับลกัษณะทางคลินิกของผูป่้วย (clinical 

phenotype) โดยควรเก็บตวัอย่างซีรัÉมทีÉระดับพืÊนฐานก่อนเริÉมการหยดยาครัÊ งแรก สําหรับผูป่้วยทีÉเป็น
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โรค Pompe ทีÉ เกิดขึÊนเร็ว (infantile-onset) ควรทําการติดตามเป็นประจาํในช่วงปีแรกของการรักษา 

(เช่น ทุก ś เดือน) ส่วนการติดตามต่อมาภายหลงันัÊนขึÊนอยู่กับผลลพัธ์ทางคลินิกและระดบัของแอนตีÊ

บอดีÊ ไตเตอร์ สําหรับผูป่้วยทีÉเป็นโรค Pompe ทีÉเกิดขึÊนช้า (late-onset) ควรมีการประเมินการพัฒนา

แอนตีÊบอดีÊ  ภายใน Ş เดือน ส่วนการติดตามต่อมาในภายหลงันัÊนตามความจาํเป็นทางคลินิก โดยขึÊนอยู่

กบัการพิจารณาดา้นความปลอดภยัและประสิทธิผล 

 

ผูป่้วยส่วนน้อยให้ผล alglucosidase alfa-specific IgE antibodies เป็นบวก และบางคนเกิดปฏิกิริยาอะ

นาไฟแลกติก โดยทัÉวไปนัÊนการทดสอบจะทาํเพืÉอระบุปฏิกิริยาทีÉสัมพนัธ์กบัการหยดยาทีÉเกีÉยวกบัภาวะ

ภูมิไวเกิน ผูป่้วยบางรายประสบผลสําเร็จในการให้ยาซํÊ าโดยให้ยาในอตัราทีÉช้าลงและ/หรือขนาดยา

เริÉมตน้ทีÉต ํÉาลงและไดรั้บการรักษาดว้ย alglucosidase alfa อยา่งต่อเนืÉองภายใตก้ารดูแลของแพทย ์

 

ปฏิกิริยาทีÉมีสาเหตุจากภูมิคุม้กนั (Immune-mediation reactions) 

มีรายงานการเกิดปฏิกิริยาของผิวหนังขัÊนรุนแรงซึÉ งเป็นไปได้ว่าเกิดจากภูมิคุ ้มกันกับเอนไซม ์

alglucosidase alfa รวมถึงแผลเปืÉ อยและแผลตายทีÉผิวหนัง (ดูหัวข้อ 4.8) พบกลุ่มอาการเนโฟรติกใน

ผูป่้วย Pompe จาํนวนน้อยรายทีÉได้รับการรักษาด้วยเอนไซม์ alglucosidase alfa และผูป่้วยทีÉมีค่า IgG 

antibody titres สูง (≥ 102,400) (ดูหัวขอ้ 4.8) ในเนืÊอเยืÉอไตทีÉถูกตดัไปตรวจของผูป่้วยเหล่านีÊ แสดงให้

เห็นว่ามีอิมมูนคอมเพล็กซ์สะสม ผู ้ป่วยจะมีอาการดีขึÊ นภายหลังหยุดการรักษา จึงขอแนะนําให้

ดาํเนินการตรวจปัสสาวะเป็นระยะในผูป่้วยทีÉมีค่า IgG antibody titres สูง 

 

ผูป่้วยควรไดรั้บการติดตามอาการและอาการแสดงของปฏิกิริยาทีÉเกิดจาก immune complex ในร่างกาย

ซึÉ งเกีÉยวขอ้งกบัผิวหนังและอวยัวะอืÉนๆในขณะทีÉไดรั้บเอนไซม์ alglucosidase alfa ถา้เกิดปฏิกิริยาทีÉมี

สาเหตุจากภูมิคุม้กนัขึÊน ควรพิจารณาการหยุดการให้เอนไซม ์alglucosidase alfa และควรเริÉมการรักษา

ทางการแพทยที์Éเหมาะสม ความเสีÉยงและประโยชน์ของการให้เอนไซม์ alglucosidase alfa ซํÊ าหลงัการ

เกิดปฏิกิริยาทีÉมีสาเหตุจากภูมิคุม้กนัควรไดรั้บการพิจารณา ผูป่้วยบางรายประสบความสําเร็จในการให้

ยาซํÊาและไดรั้บเอนไซม ์alglucosidase alfa อยา่งต่อเนืÉองภายใตก้ารดูแลของแพทยอ์ยา่งใกลชิ้ด 

 

Immunomodulation 

ขอ้มูลการตอบสนองดา้นภูมิคุม้กนั (Immunogenicity) จากการศึกษาทางคลินิกและวรรณกรรมทีÉไดรั้บ

การตีพิมพ์ในผูป่้วยโรค Pompe ทีÉเริÉ มมีอาการตัÊงแต่เด็ก (infantile-onset; IOPD) และมีผล CRIM เป็น

ลบพบว่าการให้ยาดว้ยขนาดยาทีÉเหนีÉยวนาํความทนทานต่อภูมิคุม้กนั (ITI) แก่ผูป่้วยทีÉยงัไม่เคยได้รับ

การรักษาเอนไซม์ alglucosidase alfa (มาตรการป้องกนั ITI) อาจมีผลในการป้องกนัหรือลดการสร้าง

แอนติบอดีไตเตอร์ทีÉสูงอย่างย ัÉงยืน (HSAT) ต่อเอนไซม์ alglucosidase alfa ได้ ข้อมูลจากผูป่้วยกลุ่ม

เล็กๆ ทีÉ เคยได้รับการรักษามาก่อนซึÉ งมี HSAT โดยอาจมีหรือไม่มีสภาวะการยบัย ัÊง แสดงให้เห็น
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ผลการรักษาทีÉจาํกดั พบการตอบสนองต่อการรักษาทีÉดีกว่าในผูป่้วยทีÉอายุน้อยและโรคมีความลุกลาม

น้อยกว่าซึÉ งไดรั้บมาตรการป้องกนั ITI ก่อนการพฒันาของ HSAT จึงแนะนาํว่าการเริÉมตน้ให้ ITI ก่อน

ในช่วงแรกสามารถให้ผลลพัธ์ทางคลินิกดีขึÊน ขนาดยา ITI อาจตอ้งปรับตามความตอ้งการของผูป่้วยแต่

ละราย (ดูหวัขอ้ 5.1 คุณสมบติัทางเภสัชพลศาสตร์)   

 

ผูป่้วย Pompe มีความเสีÉยงเพิÉมขึÊนทีÉจะเกิดการติดเชืÊอทีÉทางเดินหายใจเนืÉองจากการลุกลามของโรคส่งผล

ต่อกลา้มเนืÊอทางเดินหายใจ ผูป่้วย Pompe ทีÉไดรั้บยากดภูมิคุม้กนัอาจมีความเสีÉยงเพิÉมขึÊนทีÉจะเกิดการติด

เชืÊอทีÉรุนแรงต่อไป และแนะนาํให้มีการเฝ้าระวงัผูป่้วย Pompe พบการเกิดการติดเชืÊอทีÉทางเดินหายใจซึÉง

ร้ายแรงและเป็นอนัตรายถึงชีวิตในผูป่้วยบางราย  

 

 

4.5 ปฏิกริิยากบัยาอืÉนและปฏิกริิยาในรูปแบบอืÉนๆ 

ยงัไม่มีการศึกษาปฏิกิริยาระหว่างกัน เนืÉองจากยาเป็น recombinant protein ของมนุษย์ เอนไซม ์

alglucosidase alfa จึงไม่มีแนวโนม้ทีÉจะเกีÉยวขอ้งกบัปฏิกิริยาระหวา่งยาทีÉผา่นทาง cytochrome P450 

 

4.6 การเจริญพนัธ์ุ การตัÊงครรภ์และการให้นมบุตร 

การตัÊงครรภ ์

มีขอ้มูลทีÉจาํกัดของการใช้ยา alglucosidase alfa ในสตรีมีครรภ์ จากการศึกษาวิจัยในสัตว์ทดลองพบ

ความเป็นพิษต่อระบบสืบพนัธุ์ (ดูหัวขอ้ทีÉ ŝ.ś) จึงไม่ควรใช้ยา Myozyme ในระหว่างการตัÊงครรภ์ เวน้

แต่มีสภาวะทางคลินิกของผูห้ญิงบ่งชีÊวา่จาํเป็นตอ้งไดรั้บการรักษาดว้ยยา alglucosidase alfa   

 

การใหน้มบุตร 

จากขอ้มูลทีÉจาํกัดแสดงให้เห็นว่า alglucosidase alfa ถูกขบัออกมาทางนํÊ านมในความเขม้ขน้ทีÉต ํÉามาก 

คาดว่าไม่มีผลทางคลินิกต่อทารกทีÉไดรั้บนมมารดาเนืÉองจากการผ่านทางนํÊานมทีÉนอ้ยและมีชีวประสิทธิ

ผลทีÉไม่ดี จึงอาจพิจารณาการให้นมบุตรในระหว่างการรักษาด้วย Myozyme ได้ เพืÉอเป็นมาตรการ

ป้องกนัอาจพจิารณาหยดุใหน้มบุตรชัÉวคราวในช่วง ŚŜ ชัÉวโมงแรกหลงัจากการรักษา 

 

การเจริญพนัธุ์ 

มีขอ้มูลทางคลินิกทีÉจาํกัดมากในการประเมินผลกระทบของยา alglucosidase alfa ต่อภาวะเจริญพนัธุ ์

จากขอ้มูลการศึกษาทางพรีคลินิกไม่พบอาการไม่พึงประสงค์ใดๆทีÉแสดงอย่างมีนัยสําคญั (ดูหัวขอ้ทีÉ 

5.3) 

 

4.7 ผลต่อความสามารถในการขับขีÉยวดยานและการทํางานเกีÉยวกบัเครืÉองจักรกล 
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ยงัไม่มีการศึกษาเกีÉยวกบัผลต่อความสามารถในการขบัขีÉยวดยานและการทาํงานเกีÉยวกบัเครืÉองจกัรกล 

 
4.8 ผลอนัไม่พงึประสงค์ 

บทสรุปดา้นความปลอดภยั 

โรค Pompe ทีÉเกิดเร็ว (infantile-onset) 

ในการศึกษาทางคลินิก ผูป่้วยโรค Pompe ทีÉเกิดเร็ว (infantile-onset) จาํนวน 39 รายไดรั้บการรักษาดว้ย 

Myozyme เป็นเวลานานมากกว่า 3 ปี (168 สัปดาห์โดยมีค่าเฉลีÉย 121 สัปดาห์; ดูหัวขอ้ 5.1) เหตุการณ์

อนัไม่พึงประ สงคส่์วนใหญ่ทีÉมีรายงานในผูป่้วย 39 รายเหล่านีÊ เกีÉยวกบัโรค Pompe และไม่เกีÉยวขอ้งกบั

การให ้Myozyme 

 
ปฏิกิริยาอนัไม่พึงประสงคจ์ากยาทีÉมีการรายงานอย่างนอ้ยในผูป่้วย 2 รายอยู่ในรายการในตารางทีÉ 1 ซึÉ ง

แบ่งตามระบบอวยัวะ ปฏิกิริยาอนัไม่พึงประสงค์จากยาส่วนใหญ่มีความรุนแรงขัÊนอ่อนถึงปานกลาง

และเกือบทัÊงหมดเกิดขึÊนในระหว่างการหยดยาหรือในระหว่าง 2 ชัÉวโมงหลงัการหยดยา (ปฏิกิริยาทีÉ

สัมพนัธ์กบัการหยดยา) มีรายงานปฏิกิริยาทีÉเกิดจากการหยดยาทีÉร้ายแรงรวมถึงลมพิษ เสียงแซมหายใจ 

หัวใจเตน้เร็วกวา่ปกติ การอิÉมตวัของออกซิเจนลดลง หลอดลมหดเกร็ง อตัราหายใจเร็ว รอบเบา้ตาบวม

นํÊาและความดนัโลหิตสูง 
 

โรค Pompe ทีÉเกิดชา้ (late-onset) 
ในการศึกษาทีÉมีการควบคุมดว้ยยาหลอกนาน 78 สัปดาห์ ในผูป่้วย 90 รายซึÉ งเป็นโรค Pompe ทีÉเกิดช้า 

(late-onset) มีอายุระหว่าง 10 ถึง 70 ได้รับการรักษาด้วย Myozyme หรือยาหลอกโดยการสุ่มในอตัรา 

2:1 (ดูหัวขอ้ 5.1) โดยรวม จาํนวนผูป่้วยทีÉเกิดปฏิกิริยาอนัไม่พึงประสงคแ์ละปฏิกิริยาอนัไม่พึงประสงค์

ขัÊนรุนแรงมีใกล้เคียงกันในระหว่าง 2 กลุ่ม ปฏิกิริยาอันไม่พึงประสงค์ทีÉพบบ่อยทีÉสุดคือปฏิกิริยาทีÉ

สัมพนัธ์กบัการหยดยา จาํนวนผูป่้วยทีÉเกิดปฏิกิริยาทีÉสัมพนัธ์กบัการหยดยามากกว่าเล็กน้อยในกลุ่มทีÉ

ได้รับ Myozyme เปรียบเทียบกับกลุ่มทีÉได้รับยาหลอก (28% เทียบกับ 23%) ส่วนใหญ่ของปฏิกิริยา

เหล่านีÊ เป็นแบบไม่รุนแรง มีความรุนแรงขัÊนอ่อนถึงปานกลางและอาการหายไปไดเ้อง ปฏิกิริยาอนัไม่

พึงประสงคจ์ากยาทีÉมีการรายงานอย่างนอ้ยในผูป่้วย 2 รายอยู่ในรายการในตารางทีÉ 1 ปฏิกิริยาอนัไม่พึง

ประสงค์ขัÊนรุนแรงทีÉมีรายงานในผูป่้วย 4 รายซึÉ งได้รับการรักษาด้วย Myozyme คือ บวม ไม่สบาย

บริเวณทรวงอก แน่นทีÉลาํคอ ปวดบริเวณทรวงอกซึÉ งไม่ใช่ทีÉหัวใจและหัวใจห้องล่างเตน้เร็วกว่าปกติ 

ปฏิกิริยาต่างๆในผูป่้วยเหล่านีÊ  2 รายคือปฏิกิริยาภูมิไวเกินต่างๆทีÉเกิดจาก IgE  

 

ตารางแสดงปฏิกิริยาอนัไม่พึงประสงค ์

ตารางทีÉ 1: ปฏิกิริยาอนัไม่พึงประสงค์ (มีรายงานอย่างนอ้ยในผูป่้วย 2 ราย) และรายงานปฏิกิริยาอนัไม่

พึงประสงคภ์ายหลงัยาถูกจาํหน่ายออกสู่ทอ้งตลาด โปรแกรมการเขา้ถึงยา และการทดลองทางคลินิกทีÉ

ไม่ควบคุม แบ่งตามระบบอวยัวะ โดยมีกลุ่มความถีÉดังนีÊ  : พบบ่อยมาก (>1/10) พบบ่อย (>1/100 ถึง 



 

Myozyme_TH_SmPC_CCDS v12_annotated 8

 

<1/10) พบได้น้อย (≥ 1/1, ŘŘŘ ถึง <ř/řŘŘ) หายาก (≥ 1/10, 000 <1/1, ŘŘŘ) หายากมาก (<1/10, ŘŘŘ) 

และไม่เป็นทีÉรู้จกั (ไม่สามารถประเมินจากขอ้มูลทีÉมีอยู่) เนืÉองจากกลุ่มประชากรมีขนาดเล็ก  ปฏิกิริยา

อันไม่พึงประสงค์จากยาทีÉมีรายงานในผูป่้วย 2 รายจึงจัดว่าพบบ่อย โดยในแต่ละกลุ่มความถีÉของ

ปฏิกิริยาอนัไม่พึงประสงคจ์ะถูกแสดงตามลาํดบัของความรุนแรงจากมากไปนอ้ย 

 

ระบบอวัยวะ ความถีÉ ปฏิกริิยาอนัไม่พงึประสงค์จากยา ปฏิกิริยาอนัไม่พงึ

ประสงค์เพิÉมเติมŜ 

  โรค Pompe ทีÉเกดิเร็ว1 โรค Pompe ทีÉเกดิช้า2 โรค Pompe ทีÉเกดิเร็ว

และเกดิช้า 

การตรวจติดตาม พบบ่อยมาก การอิÉมตวัของ

ออกซิเจนลดลง 

  

พบบ่อย อตัราการเตน้ของ

หัวใจเพิÉมขึÊน 

ความดนัโลหิตเพิÉมขึÊน 

อุณหภูมิของร่างกาย

เพิÉมขึÊน 

ความดนัโลหิตเพิÉมขึÊน 

 

 

ไมท่ราบ

ความถีÉ 

  ความอิÉมตวัของ

ออกซิเจนลดลง  

อตัราการเตน้หัวใจ

เพิÉมขึÊน 

ความผิดปกติของหวัใจ พบบ่อยมาก หวัใจเตน้เร็วกวา่ปกติ   

พบบ่อย อาการเขียวคลํÊา   

ไม่ทราบ

ความถีÉ 

  หวัใจหยดุเตน้ 

 หวัใจเตน้ชา้กว่าปกติ 

 หวัใจเตน้เร็วกว่าปกติ 

 อาการเขียวคลํÊา 

ความผิดปกติของระบบ

ประสาท 

พบบ่อย สัÉน มึนงง 

ความรู้สึกสัมผสัเพีÊยน 

ปวดศีรษะ3 

 

ไม่ทราบ

ความถีÉ 

 

  สัÉน 

ปวดศีรษะ 

ง่วงซึม 

ภาวะหมดสติชัÉวคราว 
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ความผิดปกติของระบบ

หายใจ ทรวงอกและ

ผนงัประจนั 

พบบ่อยมาก อตัราหายใจเร็ว 

ไอ 

  

พบบ่อย  แน่นทีÉลาํคอ  

ไม่ทราบ

ความถีÉ 

  การหายใจหยดุ 

การไม่หายใจชัÉวขณะ 

การหายใจลาํบากและ

อึดอดั 

หลอดลมหดเกร็ง 

การหายใจดงัเสียงฮืด ๆ 

คอหอยบวม 

การหายใจลาํบาก 

อตัราหายใจเร็ว 

คอตีบ 

เสียงลัÉนจากทางเดิน

หายใจส่วนบนขณะ

หายใจ 

ไอ 

ความผิดปกติของ

กระเพาะอาหารและ

ลาํไส ้

พบบ่อยมาก อาเจียน   

พบบ่อย ขยอ้น 

คลืÉนไส้ 

ทอ้งเดิน 

อาเจียน 

คลืÉนไส้3 

 

ไม่ทราบ

ความถีÉ 

  ปวดทอ้ง 

อาการขยอ้น 

ความผิดปกติของ

ผิวหนงัและเนืÊอเยืÉอใต้

ผิวหนงั 

พบบ่อยมาก ลมพิษ 

ผืÉน 

  

พบบ่อย ผิวหนงัแดง 

ผืÉนดวงปนกบัผืÉนเมด็ 

ผืÉนดวง 

ผืÉนเมด็ 

คนั 

ลมพิษ 

ผืÉนเป็นเมด็ 

คนั 

ภาวะหลัÉงเหงืÉอมาก 

 

ไม่ทราบ

ความถีÉ 

  อาการบวมรอบตา 

หนงัลายเหตุเลือดคัÉง

(Livedo reticularis) 
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นํÊาตาไหลมาก 

ผืÉน 

ผิวหนงัแดง 

ภาวะหลัÉงเหงืÉอมาก 

ความผิดปกติของ

กลา้มเนืÊอโครงกระดูก

และเนืÊอเยืÉอเกีÉยวพนัธ์ 

พบบ่อย  กลา้มเนืÊอหดเกร็ง 

กลา้มเนืÊอบิด 

ปวดกลา้มเนืÊอ 

 

ไม่ทราบ

ความถีÉ 

  ปวดขอ้ 

ความผิดปกติของหลอด

เลือด 

พบบ่อยมาก อาการหนา้แดง   

พบบ่อย ความดนัโลหิตสูง 

ซีด 

หนา้แดง  

 ไม่ทราบ

ความถีÉ 

  ความดนัโลหิตสูง 

ความดนัโลหิตตํÉา 

การตีบของหลอดเลือด 

ซีด 

ความผิดปกติทัÉวไปและ

ความผิดปกติบริเวณทีÉ

ใหย้า 

พบบ่อยมาก เป็นไข ้   

พบบ่อย ความหงุดหงิด 

หนาวสัÉน 

เป็นไข ้

ไม่สบายบริเวณทรวง

อก 

บวมทีÉส่วนปลาย 

บวมเฉพาะทีÉ 

เหนืÉอยอ่อน3 

รู้สึกร้อน 

 

ไม่ทราบ

ความถีÉ 

  ปวดหนา้อก 

หนา้บวม 

รู้สึกร้อน 

เป็นไข ้

หนาวสัÉน 

ไม่สบายบริเวณทรวงอก 

ความหงุดหงิด 

เยน็ปลายมือปลายเทา้ 

ปวดบริเวณทีÉฉีดยา 
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ปฏิกิริยาบริเวณทีÉฉีดยา 

ความผิดปกติของระบบ

ภูมิคุม้กนั 

พบบ่อย  ภาวะภูมิไวเกิน  

ความผิดปกติทางจิต พบบ่อย ภาวะกายใจไม่สงบ   

ไม่ทราบ

ความถีÉ 

  ภาวะกายใจไม่สงบ 

ความรู้สึกสัมผสัเพีÊยน 

ความผิดปกติของไต

และทางเดินปัสสาวะ 

ไม่ทราบ

ความถีÉ 

  กลุ่มอาการเนโฟรติก 

ภาวะปัสสาวะมีโปรตีน 

ความผิดปกติเกีÉยวกบัตา                               ไม่ทราบ

ความถีÉ 

  เยืÉอตาอกัเสบ 

 
1 

ปฏิกิริยาอันไม่พึงประสงค์ทีÉ มีการรายงานในผูป่้วยทีÉ เป็นโรค Pompe ทีÉ เกิดเร็ว (infantile-onset) 

จาํนวน  39 ราย ในการศึกษาทางคลินิก 2 การศึกษา 
2    

ปฏิกิริยาอนัไม่พึงประสงคที์Éมีการรายงานในผูป่้วยทีÉเป็นโรค Pompe ทีÉเกิดชา้ (late-onset) จาํนวน 60 
ราย ในการศึกษาทางคลินิกทีÉมีการควบคุมดว้ยยาหลอก  
3  

ปฏิกิริยาอนัไม่พึงประสงคที์Éมีการรายงานบ่อยกว่าในกลุ่มทีÉไดรั้บยาหลอกเปรียบเทียบกบักลุ่มทีÉไดรั้บ 

Myozyme ในผูป่้วยทีÉเป็นโรค Pompe ทีÉเกิดชา้ (late-nset)  

4 ปฏิกิริยาอนัไม่พึงประสงค์เพิÉมเติมทีÉมีการรายงานภายหลงัยาถูกจาํหน่ายออกสู่ทอ้งตลาด โปรแกรม

การเขา้ถึงยา และการทดลองทางคลินิกทีÉไม่ควบคุม 
 

ลกัษณะเฉพาะของปฏิกิริยาอนัไม่พึงประสงค ์
ผูป่้วยจาํนวนนอ้ย (<1%) ในการศึกษาทางคลินิกและในทางพาณิชยเ์กิดอะนาไฟแลกติกช็อกและ/หรือ

หัวใจวายในระหว่างการหยด Myozyme ซึÉ งตอ้งการมาตรการในการช่วยชีวิต โดยทัÉวไปปฏิกิริยาต่างๆ

เกิดขึÊนในระยะเวลาไม่นานหลงัจากทีÉเริÉมหยดยา ผูป่้วยมาดว้ยอาการและอาการแสดงหลกัๆเกีÉยวกบัการ

หายใจ หัวใจและหลอดเลือด อาการบวมนํÊาและ/หรืออาการผวิหนงั (ดูหวัขอ้ 4.4)    
 
พบปฏิกิริยาทีÉเกิดขึÊนซํÊ าในผูป่้วยบางรายทีÉไดรั้บการรักษาดว้ยเอนไซม ์alglucosidase alfa โดยปฏิกิริยา

ทีÉเกิดขึÊนซํÊ านีÊ ประกอบด้วยอาการป่วยคลา้ยไขห้วดัใหญ่หรือมีหลายๆเหตุการณ์เกิดร่วมกัน เช่นไข,้

หนาวสัÉน,ปวดกลา้มเนืÊอ,ปวดขอ้,อาการปวดหรือเมืÉอยลา้ทีÉเกิดขึÊนหลงัจากเสร็จสิÊนการให้ยาและมกั

เกิดขึÊนนาน 2-3 วนั ผูป่้วยส่วนใหญ่ประสบความสําเร็จกบัการรักษาซํÊ าดว้ย เอนไซม ์alglucosidase alfa 

โดยใช้ขนาดยาทีÉตํÉาลงและ / หรือการให้การบาํบัดก่อนการรักษาด้วยยาต้านการอักเสบและ / หรือ 

corticosteroids และยงัคงไดรั้บการรักษาอยา่งต่อเนืÉองภายใตก้ารดูแลทางการแพทยอ์ยา่งใกลชิ้ด 
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ผูป่้วยทีÉเกิดปฏิกิริยาทีÉสัมพันธ์กับการการหยดยาทีÉเป็นแบบขัÊนปานกลางถึงรุนแรงหรือกลบัเป็นซํÊ า

ไดรั้บการประเมินหา IgE antibodies ทีÉเฉพาะเจาะจงสําหรับ เอนไซม์ alglucosidase alfa ผูป่้วยบาง

รายมีผลทดสอบเป็นบวกรวมถึงผูป่้วยบางรายทีÉเกิดปฏิกิริยาอะนาไฟแลกติก 

  
มีรายงานเกีÉยวกับกลุ่มอาการเนโฟรติกและปฏิกิริยาผิวหนังทีÉรุนแรงซึÉ งเป็นไปได้ว่าเกีÉยวกับระบบ

ภูมิคุม้กนักบัเอนไซม ์alglucosidase alfa ไดแ้ก่ แผลเปืÉ อยและแผลตายทีÉผิวหนงั (ดูหวัขอ้ 4.4) 

 

รายงานปฏิกิริยาไม่พึงประสงคที์Éน่าสงสัย  

การรายงานปฏิกิริยาไม่พึงประสงค์ทีÉน่าสงสัยหลงัจากทีÉผลิตภณัฑ์ยาไดรั้บอนุญาตนัÊนมีความสําคญั 

โดยบุคลากรทางการแพทยจ์ะถูกขอให้รายงานปฏิกิริยาไม่พึงประสงค์ใดๆทีÉน่าสงสัย ซึÉ งจะช่วยใหเ้กิด

การเฝ้าสังเกตความสมดุลของผลดี-ผลเสีÉยงของผลิตภณัฑย์าอยา่งต่อเนืÉอง 
 

 

4.9 การได้รับยาเกนิขนาด 

 

ในการศึกษาทางคลินิกใชข้นาดยาสูงถึง 40 มก./กก. ปฏิกิริยาทีÉสัมพนัธ์กบัการหยดยาส่วนมากจะเกิด

เมืÉอใชย้าในขนาดทีÉสูงหรือหยดยาในอตัราทีÉเร็วกว่าคาํแนะนํา ดูหัวขอ้คาํเตือนและขอ้ควรระวงัพิเศษ

สาํหรับการใชย้า: ปฏิกิริยาทีÉสัมพนัธ์กบัการหยดยา (หวัขอ้ Ŝ.Ŝ) 

 

อาการและอาการแสดง 

ดูหัวขอ้คาํเตือนและขอ้ควรระวงัพิเศษสาํหรับการใชย้า: ปฏิกิริยาทีÉสัมพนัธ์กบัการหยดยา (หวัขอ้ Ŝ.Ŝ) 

 

การจดัการ 

ดูหัวขอ้คาํเตือนและขอ้ควรระวงัพิเศษสาํหรับการใชย้า: ปฏิกิริยาทีÉสัมพนัธ์กบัการหยดยา (หวัขอ้ Ŝ.Ŝ) 

 

5. คุณสมบตัิทางเภสัชวิทยา 

 

5.1 คุณสมบัติทางเภสัชพลศาสตร์ 

กลุ่มการรักษาทางเภสัชวิทยา: ผลิตภณัฑท์ีÉเกีÉยวกบัทางเดินอาหารและเมตาบอลิซึม - เอนไซม ์
ATC code: A16AB07 alglucosidase alfa 
 

โรค Pompe 

โรค Pompe เป็นโรคทีÉพบได้น้อยเกิดจากความผิดปกติของเซลล์กล้ามเนืÊอทีÉ เกีÉยวกับเมตาบอลิซึม

บกพร่อง มีการดาํเนินไปของโรคและเป็นอนัตรายถึงชีวิต มีอุบติัการณ์ทัÉวโลกประมาณ 1 ใน 40,000 
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รายของเด็กทีÉ เกิด ชืÉออืÉนๆของโรค Pompe ได้แก่  glycogen storage disease type II (GSD-II), acid 

maltase deficiency (AMD) และ glycogenosis type II โรค Pompe เป็นโรคทีÉมีความผิดปกติของการ

สะสม lysosome ซึÉ งมีสาเหตุมาจากความบกพร่องของเอนไซม์ lysosomal hydrolase ทีÉ เกิดขึÊ นตาม

ธรรมชาติ เอนไซม์ acid –glucosidase (GAA) ซึÉ งสลาย lysosomal glycogen ไปเป็น glucose ความ

บกพร่องของเอนไซมนี์Ê นาํไปสู่การสะสมของไกลโคเจนในเนืÊอเยืÉอต่างๆ โดยเฉพาะอย่างยิÉงกลา้มเนืÊอ

หัวใจ กลา้มเนืÊอระบบทางเดินหายใจ กลา้มเนืÊอโครงกระดูกซึÉ งนาํไปสู่การเกิดโรคกลา้มเนืÊอหัวใจโต

และการออ่นแรงของกลา้มเนืÊอมากขึÊนเรืÉอยๆรวมถึงการทาํงานของระบบหายใจบกพร่อง 

 

ลกัษณะทางคลินิกของโรค Pompe สามารถอธิบายไดว้่ามีช่วงของโรคตัÊงแต่ทีÉเกิดขึÊนเร็ว (infantile-

onset) และมีการดาํเนินไปของโรคอย่างรวดเร็ว (อาการแสดงของโรค Pompe เกิดขึÊนภายใน 1 ปีแรก

ของชีวิตและคาดว่ามีอายุขยัสัÊนมาก) จนถึงทีÉเกิดขึÊนช้า (late-onset) และมีการดาํเนินไปของโรคอย่าง

รวดเร็วแต่ชา้กวา่แบบแรก 

  

โรค Pompe ทีÉเกิดขึÊนเร็ว (infantile-onset) มีลกัษณะการสะสมอย่างมากของไกลโคเจนในหัวใจและ

กลา้มเนืÊอโครงกระดูกส่งผลให้การดาํเนินไปของโรคกลา้มเนืÊอหัวใจเป็นไปอย่างรวดเร็ว ภาวะกลา้ม 

เนืÊออ่อนแรงทัÊงตวัและกลา้มเนืÊอตึงตวัน้อย บ่อยครัÊ งทีÉการพฒันาเกีÉยวกบัการเคลืÉอนไหวหยุดลงอย่าง

สิÊนเชิงหรือถา้มีการพฒันา การพฒันาเหล่านัÊนจะสูญเสียไปในเวลาต่อมา การเสียชีวิตเกิดขึÊนเนืÉองจาก

หัวใจลม้เหลวและ/หรือระบบหายใจลม้เหลวก่อนอาย ุ1 ปี 

 

ในการศึกษาประวติัของโรคยอ้นหลงัในผูป่้วยโรค Pompe ทีÉเกิดเร็ว (infantile-onset) (จาํนวน 168 ราย) 

ค่าเฉลีÉยของอายุทีÉเกิดอาการแสดงคือ 2.0  เดือนและค่าเฉลีÉยอายุทีÉเสียชีวิตคือ 9.0 เดือน Kaplan-Meier 

survival rate ณ อาย ุ12, 24 และ 36 เดือนคือ 26%, 9% และ 7% ตามลาํดบั 

 

โรค Pompe ทีÉเกิดเร็ว (infantile-onset) ทีÉไม่มีลกัษณะดงักล่าวขา้งตน้ คือ มีการดาํเนินไปของโรคชา้กว่า

ซึÉงมีลกัษณะเป็นโรคกลา้มเนืÊอหัวใจทีÉรุนแรงนอ้ยกวา่และผลทีÉตามมาคือมีระยะเวลาการรอดชีวิตทีÉนาน

ขึÊน 

 

โรค Pome ทีÉเกิดขึÊนชา้ (late-onset) สามารถเกิดในระหว่างทีÉเป็นทารก วยัเด็ก วยัรุ่นหรือแมใ้นวยัผูใ้หญ่

และมีการดาํเนินไปของโรคเร็วน้อยกว่าโรค Pompe ทีÉเกิดเร็ว (infantile-onset) โดยทัÉวไป จะมีลกัษณะ

ทีÉฤทธิÍ ของ GAA มีเล็กนอ้ยทีÉเพียงพอต่อการป้องกนัการเกิดโรคกลา้มเนืÊอหัวใจ อยา่งไรก็ตาม อาการทีÉ

เกีÉยวขอ้งกบัหัวใจบางอยา่งมีรายงานประมาณ 4% ของผูป่้วยทีÉเป็นโรค Pompe ทีÉเกิดชา้ (late-onset) 

 



 

Myozyme_TH_SmPC_CCDS v12_annotated 14

 

ผูป่้วยทีÉเป็นโรค Pome ทีÉเกิดขึÊนช้า (late-onset) มีการดาํเนินไปของโรคของกลา้มเนืÊอ ส่วนใหญ่ของ

กลา้มเนืÊอส่วน proximal ในกระดูกเชิงกรานและไหล่ และเกีÉยวกับระบบหายใจทีÉแตกต่างกันหลาย

ระดบั ในทีÉสุดดาํเนินไปสู่การไร้ความสามารถและ/หรือตอ้งการเครืÉองช่วยการหายใจ ระยะเวลาของ

การดาํเนินไปของโรคมีความแตกต่างกนัอย่างมากและไม่สามารถคาดการณ์ได ้ผูป่้วยบางรายเกิดความ

เสืÉอมอยา่งรวดเร็วของการทาํงานของกลา้มเนืÊอโครงกระดูกและทีÉเกีÉยวกบัการหายใจนาํไปสู่การสูญเสีย

ความสามารถในการเดินและการหายใจลม้เหลว การดาํเนินไปอืÉนๆเกิดเร็วน้อยกว่าและการดาํเนินไป

อย่างอืÉนไม่สัมพนัธ์กับการดาํเนินไปทีÉเกีÉยวขอ้งกบักลา้มเนืÊอโครงกระดูกและกลา้มเนืÊอทีÉเกีÉยวกับการ

หายใจ 

 

กลไกการออกฤทธิÍ  

มีหลกัฐานยืนยนัว่า Myozyme จะทาํให้ฤทธิÍ ของ lysosomal GAA คืนกลบัมาส่งผลให้เกิดความคงตวั

หรือการกลบัมาของการทาํหน้าทีÉของกลา้มเนืÊอหัวใจและกลา้มเนืÊอโครงกระดูก (รวมถึงกลา้มเนืÊอทีÉ

เกีÉยวกับการหายใจ) เนืÉองจากผลของ blood brain barrier และขนาดของเอนไซม์ จึงไม่มีแนวโน้มทีÉ

เอนไซม ์alglucosidase alfa จะเขา้สู่ระบบประสาทส่วนกลาง 

ประสิทธิภาพและความปลอดภยัทางคลินิก 

โรค Pompe ทีÉเกิดเร็ว (infantile-onset): การศึกษาทางคลินิกในผูป่้วยอาย ุ6 เดือนหรือนอ้ยกว่า 

ความปลอดภยัและประสิทธิผลของ Myozyme ไดรั้บการประเมินในการศึกษาทางคลินิกทีÉมีการควบคุม

ประวติั เป็นแบบสุ่มเปิด 2 ทางในผูป่้วยซึÉ งเป็นโรค Pompe ทีÉเกิดเร็ว (infantile-onset) จาํนวน 18 ราย 

ซึÉ งไม่ได้ใช้เครืÉ องช่วยหายใจ อายุ 6 เดือนหรือน้อยกว่าเมืÉอตอนเริÉมการรักษา การศึกษา untreated 

historical cohort ไดถู้กนํามาเปรียบกบัประชากรใน pivotal study และไดม้าจากการศึกษาประวติัของ

โรคยอ้นหลงั (จาํนวน 42 ราย) ในผูป่้วยโรค Pompe ทีÉเกิดเร็ว (infantile-onset) ผูป่้วยไดรั้บการสุ่มให้

ไดรั้บยาขนาด 20 มก./กก. หรือ 40 มก./กก.หนึÉงครัÊ งทุกๆ 2 สัปดาห์เป็นเวลา 52 สัปดาห์ หลงัจากอย่าง

นอ้ยทีÉสุด 52 สัปดาห์ ผูป่้วย 16 รายจาก 18 รายไดรั้บการลงทะเบียนในการศึกษาทีÉขยายออกไปเพืÉอทีÉจะ

รับการรักษาอยา่งต่อเนืÉองในขนาดยาเท่าเดิมเป็นระยะเวลารวมทัÊงหมด 3 ปี (150 สัปดาห์)  

 

จุดยุติปฐมภูมิคือสัดส่วนของผูป่้วยทีÉยงัมีชีวิตและไม่ตอ้งใช้เครืÉองช่วยหายใจอย่างมาก อย่างไรก็ตาม 

ไม่มีการบนัทึกการรอดชีวิตทีÉไม่ตอ้งใช้เครืÉองช่วยหายใจอย่างมากในการศึกษา untreated historical 

cohort และการเปรียบเทียบจุดยุตินีÊ เป็นไปไม่ได ้หลงัจาก 52 สัปดาห์ของการรักษา ผูป่้วยทัÊง 18 รายทีÉ

ได้รับการรักษาด้วย Myozyme ยงัมีชีวิตอยู่และ 15 รายจาก 18 รายยงัมีชีวิตและไม่ตอ้งใช้เครืÉองช่วย

หายใจอย่างมาก ในขณะทีÉผูป่้วย 1 รายจาก 42 รายในการศึกษา untreated historical cohort มีชีวิตอยู่ ณ 

อายุ 18 เดือน ผูป่้วย 2 รายเสียชีวิตและไม่ได้เขา้สู่การศึกษาทีÉขยายออกไป หลงัจาก 104 สัปดาห์ของ

การรักษา ผูป่้วยทัÊง 16 รายทีÉได้รับการลงทะเบียนเขา้สู่การศึกษาส่วนขยายยงัมีชีวิตอยู่และ 10 รายจาก 

16 รายไม่ตอ้งใชเ้ครืÉองช่วยหายใจอย่างมาก เมืÉอสิÊนสุดการรักษา (ในการรักษาผูป่้วยแต่ละรายระยะเวลา
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แตกต่างกนัจาก 60 ถึง 150 สัปดาห์ ค่าเฉลีÉยของระยะเวลาการติดตามคือ 119 สัปดาห์) ผูป่้วย 14 ราย

จาก 16 รายยงัมีชีวิตอยู่และ 9 รายจาก 16 รายยงัมีชีวิตอยู่และไม่ต้องใช้เครืÉองช่วยหายใจอย่างมาก 

ผูป่้วยเพิÉมเติม 1 รายเสียชีวิตหลงัจากสิÊนสุดการรักษาและอีก 1 รายหลงัจากถอนตวัออกจากการศึกษา 

 

มีการเปรียบเทียบกราฟของการรอดชีวิตจากเวลาทีÉวินิจฉัยเทียบกับการศึกษา untreated historical 

cohort โดยการใช ้Cox proportional hazards regression analysis ผูป่้วยทีÉได้รับการรักษาดว้ย Myozyme 

มีการรอดชีวิตทีÉนานขึÊนเปรียบเทียบกบัการรอดชีวิตในการศึกษา untreated historical cohort (ดูตารางทีÉ 

2) 

ตารางทีÉ 2: ผลสาํหรับจุดยติุของการรอดชีวิตโดยใช ้Cox regression model 

ผูป่้วยทีÉไดรั้บ

การรักษา 

กลุ่ม

เปรียบเทียบ

อา้งอิงประวติั 

จุดยติุ Treatment 

Effect Hazard 

Ratio 

ความเชืÉอมัÉน

95% 

ค่า p-value 

จาํนวน 18 ราย จาํนวน 42 ราย การรอดชีวิต 0.05 (0.015, 0.147) <0.0001 

หมายเหตุ: ผลไดม้าจาก Cox proportional hazards regression analysis ซึÉงรวมการรักษาทีÉเป็น time-

varying covariate และรวมอายใุนการวินิจฉัยและอายทุีÉเริÉมมีอาการแสดงของโรคดว้ย 

ผูป่้วยมีอาย ุ6 เดือนหรือนอ้ยกว่า ณ ตอนเริÉมการรักษา 

ผูป่้วยในการศึกษา untreated historical cohort เกิดในปี 1993 หรือหลงัจากนัÊน 

 

Echocardiographic indices ของโรคกลา้มเนืÊอหัวใจพฒันาขึÊน วดัไดจ้ากการลดลงในมวลของหัวใจห้อง

ล่างซ้าย (Left Ventricular Mass, LVM) หลงัจาก 52 สัปดาห์ของการรักษา LVM ลดลงจากตอนเริÉมการ

รักษาในผูป่้วยทัÊง 14 รายจากขอ้มูลทีÉมีและอยูภ่ายในขีดจาํกดัปกติในผูป่้วย 3 รายจาก 14 ราย หลงัจากปี

แรก (64 ถึง 130 สัปดาห์) ของการรักษา LVM ลดลงต่อในผูป่้วย 8 ราย ณ 104 สัปดาห์ของการรักษา มี

การประเมิน LVM ในผูป่้วย 8 ราย ซึÉงมี 5 รายทีÉลดลงอยูภ่ายในขีดจาํกดัปกต ิ

 

จากการวดัโดย motor age-equivalent scores ของ Alberta Infant Motor Scale (AIMS) ผูป่้วย 7 รายจาก 

18 รายมีการพฒันาของการเคลืÉอนทีÉในระหว่างการศึกษาและกาํลงัเดินได้โดยตัวเองจากการประเมิน

การศึกษาในครัÊ งสุดทา้ย (ในการรักษาผูป่้วยแต่ละรายระยะเวลาแตกต่างกันจาก 52 ถึง 130 สัปดาห์ 

ค่าเฉลีÉยของระยะเวลาการติดตามคือ 94 สัปดาห์) ผูป่้วยเพิÉมเติมอีก 4 รายมีการพฒันาของการเคลืÉอนทีÉ

ในระหว่างการศึกษาและนัÉงไดโ้ดยตวัเองจากการประเมินการศึกษาในครัÊ งสุดทา้ย (ในการรักษาผูป่้วย

แต่ละรายระยะเวลาแตกต่างกันจาก 78 ถึง 130 สัปดาห์ ค่าเฉลีÉยของระยะเวลาการติดตามคือ 110 

สัปดาห์) ถึงแมว้่าผูป่้วยจะยงัไม่สามารถใช้งานขาได ้ผูป่้วยทีÉเหลืออีก 7 รายไม่มีการพฒันาการเคลืÉอนทีÉ

อยา่งมีนยัสาํคญัทางคลินิกหรือไม่สามารถคงการเคลืÉอนทีÉทีÉเกิดขึÊนไดแ้ละมีการเคลืÉอนทีÉทีÉจาํกดัมากจาก
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การประเมินการศึกษาในครัÊ งสุดทา้ย (ในการรักษาผูป่้วยแต่ละรายระยะเวลาแตกต่างกนัจาก 52 ถึง 142 

สัปดาห์ ค่าเฉลีÉยของระยะเวลาการติดตามคือ 103 สัปดาห์) 

 

หลงัจาก 52 สัปดาห์ของการรักษา ผูป่้วย 14 รายจาก 18 ราย (77.8%) ยงัคงหรือปรับปรุง percentiles 

นํÊาหนกัสําหรับอายุ (มากกว่า percentile ทีÉ 3) ผูป่้วย 14 รายจาก 15 ราย (93.3%) มากกว่า percentile ทีÉ 3 

สําหรับความยาวและผูป่้วย 12 รายจาก 15 ราย (80.0%) มากกว่า percentile ทีÉ 3 สําหรับเส้นรอบศีรษะ 

ในปีทีÉ 2 ของการรักษา ผูป่้วย 15 รายจาก 17 รายมีการพฒันาทีÉดีขึÊนใน percentiles นํÊ าหนักสําหรับอาย ุ

(ในการรักษาผูป่้วยแต่ละรายระยะเวลาแตกต่างกนัจาก 78 ถึง 142 สัปดาห์ ค่าเฉลีÉยของระยะเวลาการ

ติดตามคือ 111 สัปดาห์) ผูป่้วย 10 รายจาก 16 รายมีการพฒันาทีÉดีขึÊนใน percentiles ความยาวสําหรับ

อายุ (ในการรักษาผูป่้วยแต่ละรายระยะเวลาแตกต่างกนัจาก 90 ถึง 130 สัปดาห์ ค่าเฉลีÉยของระยะเวลา

การติดตามคือ 113 สัปดาห์) และผูป่้วย 11 รายจาก 15 รายมีการพฒันาทีÉดีขึÊนใน percentiles เส้นรอบ

ศีรษะสําหรับอายุ (ในการรักษาผูป่้วยแต่ละรายระยะเวลาแตกต่างกนัจาก 90 ถึง 130 สัปดาห์ ค่าเฉลีÉย

ของระยะเวลาการติดตามคือ 110 สัปดาห์) ณ 104 สัปดาห์ของการรักษา จากขอ้มูลทีÉมีผูป่้วยทัÊง 13 ราย

ยงัคงหรือปรับปรุง percentiles นํÊ าหนกัสาํหรับอายุ (มากกวา่ percentile ทีÉ 3) ผูป่้วยทัÊง 12 รายจากขอ้มูล

ทีÉ มีอยู่ทีÉมากกว่า percentile ทีÉ  3 สําหรับความยาวและผู ้ป่วยทัÊ ง 12 รายจากข้อมูลทีÉ มีอยู่ทีÉมากกว่า 

percentile ทีÉ 3 สาํหรับเส้นรอบศีรษะ 

 

การวิเคราะห์ผลไม่ได้เปิดเผยถึงความแตกต่างทีÉมีความหมายระหว่างกลุ่มทีÉได้รับขนาดยาต่างกัน 2 

กลุ่มสําหรับการรอดชีวิต การรอดชีวิตทีÉไม่มีการใชเ้ครืÉองช่วยหายใจอย่างมาก การรอดชีวิตใดๆโดยทีÉ

ไม่ตอ้งใชเ้ครืÉองช่วยหายใจ การลดลงในค่า LVM การไดรั้บพารามิเตอร์ต่างๆทีÉเกีÉยวกบัการเจริญเติบโต

และความสามารถเคลืÉอนไหวของกลา้มเนืÊอได ้จากผลต่างๆเหล่านีÊ  แนะนาํให้ใชย้าในขนาดยา 20 มก./

กก. 

 

โรค Pompe ทีÉเกิดเร็ว (infantile-onset): การศึกษาทางคลินิกในผูป่้วยอาย ุ6 เดือนถึง 3.5 ปี 

การศึกษาทางคลินิกแบบเปิด การศึกษาทีÉ  2 มีการประเมินความปลอดภัยและประสิทธิผลของ 

Myozyme ในผูป่้วย 21 รายทีÉเป็นโรค Pompe ทีÉเกิดเร็ว (infantile-onset) มีอายุตัÊงแต่ 6 เดือนจนถึง 3.5 ปี

ตอนเริÉมการรักษา ผูป่้วยทีÉไดรั้บ Myozyme ในขนาด 20 มก./กก. หนึÉ งครัÊ งทุกๆ 2 สัปดาห์ เป็นเวลา 52 

สัปดาห์ ยกเวน้สําหรับผูป่้วย 8 รายซึÉ งไดรั้บยาในขนาด 40 มก./กก. หลงัจากอย่างน้อย 26 สัปดาห์ของ

การรักษา หลงัจาก 52 สัปดาห์ ผูป่้วยทุกรายไดรั้บการรักษาอย่างต่อเนืÉองเป็นเวลารวมทัÊงหมดนาน 3 ปี 

(168 สัปดาห์ โดยมีค่าเฉลีÉย 121 สัปดาห์) 

จุดยติุของการศึกษาคือสัดส่วนของผูป่้วยซึÉ งมีชีวิต หลงัจาก 52 สัปดาห์ของการรักษา ผูป่้วย 16 รายจาก 

21 ราย (76.2%) ทีÉไดรั้บการรักษาดว้ย Myozyme ยงัมีชีวิตอยู่ หลงัจาก 104 สัปดาห์ของการรักษา ผูป่้วย 

14 รายจาก 21 ราย (66.7%) ยงัมีชีวิตอยู่และผูป่้วยหนึÉ งรายยงัมีชีวิตแต่หยุดและออกจากการศึกษา 
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สัดส่วนเหล่านีÊยงัคงอยู่จนสิÊนสุดการศึกษา (ในการรักษาผูป่้วยแต่ละรายระยะเวลาแตกต่างกนัจาก 1 ถึง 

168 สัปดาห์ ค่าเฉลีÉยของระยะเวลาการติดตามคือ 109 สัปดาห์) ในการศึกษา untreated historical cohort 

ผูป่้วย 5 รายจาก 47 ราย (10.6%) ทีÉมีขอ้มูลมีชีวติอยู ่ณ อาย ุ30 เดือน (2.5 ปี) 

 

การรอดชีวิตในผูป่้วยทีÉได้รับการรักษาได้รับการเปรียบเทียบกับการรอดชีวิตในการศึกษา untreated 

historical cohort ทีÉคลา้ยกนัโดยใช ้Cox proportional hazards regression analysis (ดูตารางทีÉ 3) 

 

ตารางทีÉ 3: ผลสาํหรับจุดยติุของการรอดชีวิตโดยใช ้Cox regression model 

ผูป่้วยทีÉไดรั้บ

การรักษา 

กลุ่ม

เปรียบเทียบ

อา้งอิงประวติั 

จุดยติุ Treatment 

Effect Hazard 

Ratio 

ความเชืÉอมัÉน

95% 

ค่า p-value 

จาํนวน 21 ราย จาํนวน 48 ราย การรอดชีวิต 0.301 (0.112, 0.804) 0.0166 

หมายเหตุ: ผลไดม้าจาก Cox proportional hazards regression analysis ซึÉงรวมการรักษาทีÉเป็น time-

varying covariate และรวมอายใุนการวินิจฉัยและอายทุีÉเริÉมมีอาการแสดงของโรคดว้ย 

ผูป่้วยมีอายตุัÊงแต่ 6 เดือนถึง 3.5 ปี ณ ตอนเริÉมการรักษา 

ผูป่้วยในการศึกษา untreated historical cohort เกิดในปี 1995 หรือหลงัจากนัÊน 

 

ขอ้มูลดา้นประสิทธิผลเพิÉมเติมแสดงวา่ผูป่้วย 16 รายซึÉงไม่ตอ้งใชเ้ครืÉองช่วยหายใจอย่างมาก ณ ตอนเริÉม

การรักษา 7 รายยงัคงเหมือนเดิมหลงัจาก 104 สัปดาห์ของการรักษา ผูป่้วยทีÉเหลืออีก 9 ราย เสียชีวิต (5 

ราย) หรือตอ้งอาศยัเครืÉองช่วยหายใจอย่างมาก (4 ราย) ผูป่้วยทัÊง 5 รายซึÉ งตอ้งใชเ้ครืÉองช่วยหายใจอย่าง

มาก ณ ตอนเริÉมการรักษายงัคงตอ้งการเครืÉองช่วยหายใจตลอดการศึกษา (4 รายรอดชีวิตนานกว่า 104 

สัปดาห์และหนึÉงรายเสียชีวิต) 

 

หลงัจาก 52 สัปดาห์ของการรักษา LVM ลดลงจากตอนเริÉมการรักษาในผูป่้วยทัÊง 12 รายจากขอ้มูลทีÉมี

อยู่และอยู่ภายในขีดจาํกัดปกติ 6 รายจาก 12 ราย หลงัจากปีแรก (58 ถึง 168 สัปดาห์) ของการรักษา 

LVM ลดลงอย่างต่อเนืÉองในผูป่้วย 9 รายจาก 12 รายจากข้อมูลทีÉมีอยู่ ณ 104 สัปดาห์ของการรักษา มี

การประเมิน LVM สาํหรับผูป่้วย 10 ราย ในจาํนวนนีÊ  9 รายลดลงอยูภ่ายในขีดจาํกดัปกติ  

 

หลงัจาก 52 สัปดาห์ของการรักษา ผูป่้วย 3 รายจาก 8 รายซึÉ งมีขอ้มูลสามารถเคลืÉอนทีÉได้มากกว่าตอน

เริÉมการรักษาวดัจาก raw scores และ age-equivalent scores จากตอนเริÉมการรักษาใน AIMS ผูป่้วย 6 

รายจาก 11 รายทีÉมีขอ้มูลมีการพฒันาการเคลืÉอนทีÉอยา่งต่อเนืÉองเกินกวา่สัปดาห์ทีÉ 52 (ในการรักษาผูป่้วย

แต่ละรายระยะเวลาแตกต่างกันจาก 58 ถึง 168 สัปดาห์ ค่าเฉลีÉยของระยะเวลาการติดตามคือ 121 

สัปดาห์) รวมถึงผูป่้วย 3 รายทีÉสามารถเดินได้และ 3 รายเพียงแค่นัÉงได้จากการพบผูป่้วยครัÊ งสุดทา้ย 
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ผูป่้วยทีÉเหลืออีก 5 รายไม่แสดงการเปลีÉยนแปลงอย่างมีนัยสําคญัในการพฒันาการเคลืÉอนทีÉหลงัจาก

สัปดาห์ทีÉ 52 (ในการรักษาผูป่้วยแต่ละรายระยะเวลาแตกต่างกนัจาก 104 ถึง 168 สัปดาห์ ค่าเฉลีÉยของ

ระยะเวลาการติดตามคือ 140 สัปดาห์) รวมถึงผูป่้วย 4 รายทีÉไม่มีทกัษะการเคลืÉอนไหวของกลา้มเนืÊอทีÉ

สําคญัในทุกๆตาํแหน่งทีÉไดรั้บการประเมินและผูป่้วย 1 รายมีทกัษะเฉพาะเพียงการนัÉงเท่านัÊนจากการ

พบผูป่้วยครัÊ งสุดทา้ย 

 

ผูป่้วยส่วนใหญ่ทีÉเป็นโรค Pompe ทีÉเกิดเร็ว (infantile-onset) ซึÉงไดรั้บการรักษาดว้ย Myozyme แสดงถึง

การปรับปรุงการทาํงานของหัวใจเช่นเดียวกบัการทาํให้พารามิเตอร์ต่างๆของการเจริญเติบโตคงทีÉหรือ

ปรับปรุงขึÊน อย่างไรก็ตาม การตอบสนองของการเคลืÉอนทีÉและการหายใจต่อการรักษายงัมีความแปร 

ปรวนมาก 

 

ผูป่้วยทีÉเป็นโรค Pompe ทีÉเกิดเร็ว (infantile-onset) ซึÉ งไดรั้บผล สามารถเคลืÉอนทีÉได้ มีการรักษาไวซึ้É ง

การเคลืÉอนทีÉมากกวา่และมีปริมาณไกลโคเจนตํÉากว่าในกลา้มเนืÊอ quadriceps ณ ตอนเริÉมการรักษา ควร

ระลึกไวว้่าสัดส่วนทีÉสูงกว่าของผูป่้วยทีÉมีผลการเคลืÉอนทีÉทีÉดีกว่าแสดงถึงพารามิเตอร์ต่างๆ (นํÊ าหนัก) 

ของการเจริญเติบโตทีÉคงทีÉหรือปรับปรุงขึÊน ในขณะทีÉผูป่้วยส่วนใหญ่ถา้ไม่คาํนึงถึงผลของการเคลืÉอนทีÉ

หรือค่าตอนเริÉมการรักษา แสดงว่ามีอาการทีÉดีขึÊนของโรคกลา้มเนืÊอหัวใจวดัจากการเปลีÉยนแปลงในค่า 

LVM Z-score 

 

ขอ้มูลทัÊงหมดเสนอแนะว่าการวินิจฉัยและการรักษาโรคตัÊงแต่ระยะแรกของโรคอาจเป็นสิÉงสําคญัทีÉจะ

ใหไ้ดผ้ลลพัธ์ของการรักษาทีÉดีทีÉสุดในผูป่้วยโรค Pompe ทีÉเกิดเร็วเหล่านีÊ  

 

โรค Pome ทีÉเกิดชา้ (late-onset); การศึกษาทางคลินิกทีÉสาํคญั 

ความปลอดภยัและประสิทธิผลของ Myozyme ไดรั้บการประเมินในการศึกษาทีÉมีการควบคุมดว้ยยา

หลอก แบบสุ่ม ปิดสองทางในผูป่้วย 90 รายทีÉเป็นโรค Pome ทีÉเกิดชา้ (late-onset) มีอายุตัÊงแต่ 10 ถึง 70 

ปีในตอนเริÉมการรักษาและทัÊงหมดไม่เคยได้รับการรักษาดว้ยการให้เอนไซม์มาก่อน ผูป่้วยถูกสุ่มใน

อตัรา 2:1 และไดรั้บ Myozyme ในขนาด 20 มก./กก. (จาํนวน 60 ราย) หนึÉงครัÊ งทุกๆ 2 สัปดาห์เป็นเวลา 

78 สัปดาห์ (18 เดือน) 

 

การประเมินประสิทธิผลปฐมภูมิร่วมคือระยะทางในการเดินใน 6 นาที (6-Minute Walk Test) และ 

FVC (Force Vital Capacity) % predicted ในท่านัÉง  หลังจาก 78 สัปดาห์ ผูป่้วยทีÉได้รับการรักษาด้วย 

Myozyme แสดงการพฒันาในระยะทางทีÉเดินจากการวดัโดย 6MWT และการทาํงานของปอดคงทีÉวดั

โดย FVC % predicted เปรียบเทียบกบัผูป่้วยทีÉไดรั้บการรักษาดว้ยยาหลอก ระยะทางทีÉเดินไดใ้น 6 นาที

เพิÉมขึÊนเฉลีÉย 15.0 เมตรสําหรับผูป่้วยทีÉไดรั้บการรักษาดว้ย Myozyme และลดลงเฉลีÉย 7.5 เมตรสําหรับ
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ผูป่้วยทีÉไดรั้บการรักษาดว้ยยาหลอกบ่งชีÊผลการรักษาของ Myozyme ทีÉมีนยัสาํคญัทางสถิติเปรียบเทียบ

กบัยาหลอก (p=0.0283) FVC % predicted เปลีÉยนโดยเฉลีÉยเท่ากับ 0.0 สําหรับผูป่้วยทีÉได้รับการรักษา

ดว้ย Myozyme และลดลงเฉลีÉย 3% สําหรับผูป่้วยทีÉได้รับการรักษาดว้ยยาหลอกบ่งชีÊ ผลการรักษาทีÉมี

นยัสําคญัทางสถิติ (p=0.0026) ผลตา่งๆแสดงอยูใ่นตารางทีÉ 4  

 

ตารางทีÉ 4: การเปลีÉยนแปลงจากตอนเริÉมการรักษา: ผลของประสิทธิผลในการศึกษาทีÉมีการควบคุมดว้ย

ยาหลอก 

 Myozyme 

(จาํนวน 60 ราย) 

ยาหลอก 

(จาํนวน 30 ราย) 

ระยะทางในการทดสอบการเดินนาน 6 นาที (เมตร) 

Pre-treatment ตอนเริÉมการรักษา ค่าเฉลีÉย+ค่าเบีÉยงเบนมาตรฐาน 

ค่าเฉลีÉย 

 

332.20 ± 126.69  

360.0  

 

317.93 ± 132.29  

339.0  

สัปดาห์ทีÉ 78/การสังเกตครัÊง

สุดทา้ย 

ค่าเฉลีÉย+ค่าเบีÉยงเบนมาตรฐาน 

ค่าเฉลีÉย 

357.85 ± 141.32  

367.5  

313.07 ± 144.69  

307.0  

การเปลีÉยนแปลงจากตอนเริÉมการ

รักษาถึงสัปดาหท์ีÉ 78/การสังเกต

ครัÊ งสุดทา้ย 

ค่าเฉลีÉย+ค่าเบีÉยงเบนมาตรฐาน 

ค่าเฉลีÉย 

26.08 ± 64.41  

15.0  

-4.87 ± 45.24  

-7.5  

Wilcoxon-Mann-Whitney Test ค่า p-value 0.0283  

Forced Vital Capacity (Percent of predicted normal)  

Pre-treatment ตอนเริÉมการรักษา ค่าเฉลีÉย+ค่าเบีÉยงเบนมาตรฐาน 

ค่าเฉลีÉย 

55.43 ± 14.44  

53.5  

53.00 ± 15.66  

49.0  

สัปดาห์ทีÉ 78/การสังเกตครัÊง

สุดทา้ย 

ค่าเฉลีÉย+ค่าเบีÉยงเบนมาตรฐาน 

ค่าเฉลีÉย 

56.67 ± 16.17  

55.5  

50.70 ± 14.88  

49.0  

การเปลีÉยนแปลงจากตอนเริÉมการ

รักษาถึงสัปดาหท์ีÉ 78/การสังเกต

ครัÊ งสุดทา้ย 

ค่าเฉลีÉย+ค่าเบีÉยงเบนมาตรฐาน 

ค่าเฉลีÉย 

1.25 ± 5.55  

0.0  

-2.3 ± 4.33  

-3.0  

Wilcoxon-Mann-Whitney Test ค่า p-value 0.0026 

*ผูป่้วยหนึÉงรายทีÉไม่มีขอ้มูลหลงัเริÉมการรักษาไม่ไดน้าํมาวิเคราะห ์

 

โรค Pome ทีÉเกิดช้า (late-onset); การวิจัยทางคลินิกอืÉน ๆและการวิเคราะห์  

โครงการวิจัยทีÉไม่ได้รับการสนับสนุนจากบริษทัยาได้ดาํเนินการศึกษายา Myozyme ขึÊน ซึÉ งเป็นการ

ศึกษาวิจยัดว้ยตนเองทางคลินิกแบบ open-label, single arm 3 การวิจยั ไดแ้ก่ :  

•การศึกษาชิÊนหนึÉ งในประเทศอิตาลีซึÉ งทาํการติดตามผูป่้วยโรค Pome ทีÉเกิดช้า (late-onset)  şŜ ราย 

นาน ŜŠ เดือน  
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•การศึกษาชิÊนหนึÉงในประเทศเยอรมนีซึÉ งทาํการติดตามผูป่้วยโรค Pome ทีÉเกิดชา้ (late-onset)  śŠ ราย 

นาน śŞ เดือน  

•การศึกษาในประเทศเนเธอร์แลนด์ซึÉ งทาํการติดตามผูป่้วยโรค Pome ทีÉเกิดช้า (late-onset)  Şš ราย 

โดยค่ามธัยฐานในการติดตามนาน Śś เดือน  

 

การศึกษาด้วยยา Myozyme ทัÊง 3 การศึกษา (มีการติดตามอย่างน้อย ś ปีใน 2 การศึกษาและมีค่ามธัย

ฐานในการติดตามนาน Śś เดือนในอีกหนึÉ งการศึกษา) ได้ชีÊ แนะถึงการรักษาเสถียรภาพหรือการ

พฒันาการทีÉดีขึÊนในดา้นการเคลืÉอนไหวของกลา้มเนืÊอและการรักษาเสถียรภาพในดา้นการทาํงานของ

ปอด  

 

การศึกษาในประเทศเนเธอร์แลนด์ทีÉกล่าวถึงขา้งตน้ แสดงให้เห็นว่าผูป่้วยโรค Pome ทีÉเกิดช้า (late-

onset)  Şš ราย ทีÉได้รับยา Myozyme นัÊนมีการพฒันาการทีÉดีขึÊนในดา้นความแข็งแรงของกลา้มเนืÊอ แต่

อย่างไรก็ตามทาํงานของกลา้มเนืÊอทีÉพฒันาขึÊนนัÊนเกิดขึÊนในผูป่้วยทีÉนัÉงรถเข็นทีÉพึÉงตวัเองไดแ้ละผูป่้วยทีÉ

มีอาการกลา้มเนืÊอออ่นแรงเด่นชดันอ้ยเท่านัÊน  

 

ในการศึกษาทางคลินิกดว้ยยา Myozyme เพิÉมเติมอีก Ś การศึกษาซึÉ งเป็นการศึกษาวิจยัทางคลินิกแบบ 

open-label ทีÉทําการติดตามผูป่้วยโรค Pome ทีÉ เกิดช้า (late-onset) ขัÊนรุนแรง řŘ ราย นาน ŚŜ เดือน 

(ความบกพร่องทางการเคลืÉอนไหวและอาศยัเครืÉองช่วยหายใจระดบัปานกลางถึงรุนแรง) แสดงให้เห็น

ถึงความหลากหลายของการตอบสนองจากการประเมินในดา้นการเคลืÉอนไหวของกลา้มเนืÊอและการ

หายใจ ส่วนใหญเ่ป็นการพฒันาระดบัปานกลาง (AGLU03105, AGLU04107) 

 

การศึกษาทางคลินิกแบบเปิดมีการประเมินความปลอดภยัและประสิทธิผลของ Myozyme ในผูป่้วย 5 

รายทีÉเป็นโรค Pompe ทีÉ เกิดช้า (late-onset) มีอายุตัÊ งแต่ 5 ถึง 15 ปี ณ ตอนเริÉมการรักษา ผูป่้วยได้รับ 

Myozyme ในขนาด 20 มก./กก. หนึÉงครัÊ งทุกๆ 2 สัปดาห์ เป็นเวลา 26 สัปดาห์ ผูป่้วยทุกรายเคลืÉอนไหว

ไดโ้ดยอิสระและผูป่้วยเกือบทุกรายไม่ตอ้งการเครืÉองช่วยหายใจ (ผูป่้วย 1 รายตอ้งการเครืÉองช่วยหายใจ

ในตอนกลางคืนแต่ไม่มาก) จากผูป่้วย 3 รายทีÉมีความเกีÉยวข้องกับปอดอย่างมีนัยสําคัญ ณ ตอนคัด

กรอง/ตอนเริÉมการรักษา (% predicted forced vital capacity ในท่านัÉง มีค่าตัÊ งแต่ 58-67%) 2 รายมีการ

พัฒนาอย่างมีนัยสําคัญทางคลินิกของค่า FVC (+11.5% และ+16.0%) ในท่านัÉงในสัปดาห์ทีÉ  26 การ

ประเมินเกีÉยวกบัการเคลืÉอนไหวของกลา้มเนืÊอให้ผลทีÉแตกต่างกนั 

 

ผูป่้วย 10 รายทีÉเป็นโรค Pompe ทีÉ เกิดช้า (late-onset) ระยะลุกลาม (เช่น ใช้รถเข็น 10/10 และ อาศัย

เครืÉองช่วยหายใจ 9/10) อายุ 9-54 ปีไดรั้บการรักษาในโปรแกรมการเขา้ถึงยาทีÉมีการขยายดว้ยเอนไซม ์

alglucosidase alfa ขนาด 20-40 มก./กก. หนึÉ งครัÊ งทุกๆ 2 สัปดาห์ในช่วงเวลาต่างๆในระหว่าง 6 เดือน
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และ 2.5 ปี ประโยชน์ทีÉเกิดกบัปอดสังเกตพบในผูป่้วยรวมถึงการพฒันาทีÉมีนัยสําคญัทางคลินิกของค่า 

FVC 35% ในผูป่้วยหนึÉงราย และการลดลงอย่างมีนยัสําคญัในจาํนวนชัÉวโมงทีÉตอ้งใชเ้ครืÉองช่วยหายใจ

ในผูป่้วย 2 ราย พบผลประโยชน์ของการรักษาทีÉเกีÉยวกบัการเคลืÉอนไหวของกลา้มเนืÊอรวมถึงทกัษะการ

เคลืÉอนไหวของกลา้มเนืÊอทีÉสูญเสียไปกลบัคืนมาในผูป่้วยบางราย มีผูป่้วยเพียงรายเดียวทีÉไม่ตอ้งใช้

รถเข็น ในผูป่้วยกลุ่มนีÊพบการตอบสนองทีÉแตกต่างในดา้นการเคลืÉอนไหวของกลา้มเนืÊอ 

 

การใช ้ITI และ alglucosidase alfa 

การใช้ ITI และ alglucosidase alfa ได้รับการประเมินจาก 1 การทดลองทางคลินิก และการทบทวน

บนัทึกการรักษายอ้นหลงัของผูป่้วยทีÉยงัไม่เคยไดรั้บการรักษาดว้ย ERT ในช่วงเริÉมตน้การรักษา และ 1 

การทดลองทางคลินิกของผูป่้วยทีÉไดรั้บ alglucosidase alfa ณ เวลาทีÉเริÉมให ้ITI 

 

การทบทวนบนัทึกการรักษายอ้นหลงัทีÉศูนย ์Duke พบผูป่้วยโรค Pompe ชนิด infantile onset (IOPD) 

ซึÉ งมีผล CRIM เป็นลบ จาํนวน 21 ราย โดยผูป่้วยจาํนวน 19 รายยงัไม่เคยได้รับการรักษาดว้ย ERT ณ 

เวลาทีÉเริÉมให ้ITI พบวา่มีผูป่้วยจาํนวน 16 รายจาก 21 รายอยู่ครบตลอดการศึกษา โดยค่าเฉลีÉยเวลาตัÊงแต่

เริÉ มการให้ ERT จนสิÊ นสุดการศึกษาอยู่ทีÉ  44.6 เดือน (อยู่ในช่วง 5.7 ถึง 105.47) พบผู ้ป่วย 5 ราย 

เสียชีวิตเนืÉองจากระบบหายใจล้มเหลวและการดาํเนินของโรคโดยผูป่้วยทัÊงหมดยงัไม่เคยได้รับการ

รักษาดว้ย ERT และเริÉมตน้การรักษาดว้ย ERT + ITI ผูป่้วยทีÉมีอายุนอ้ยทีÉไดรั้บการวินิจฉยัและรักษาแต่

แรก และผูท้ีÉได้รับ ITI ร่วมกับการเริÉม ERT มีแนวโน้มทีÉจะมีอัตราการรอดชีวิตดีกว่าผูป่้วยทีÉได้รับ

ขนาดยาทีÉใกล้เคียงกันแต่มีอายุมากกว่า ข้อมูลการศึกษาแสดงให้เห็นว่ามาตรการป้องกัน ITI ช่วย

ป้องกนัหรือลดการเกิดแอนติบอดีÊต่อ algulcosidase alfa ตลอดระยะเวลาซึÉ งอาจช่วยคงผลการรักษาทาง

คลินิกของ ERT และเพิÉมการรอดชีวิตในผูป่้วยโรค Pompe ซึÉงมีผล CRIM เป็นลบ (IOPD) 

 

ผลการศึกษาแบบเปิดในผูป่้วยโรค Pompe ซึÉ งมีผล CRIM เป็นลบ (IOPD) ทีÉมีอายุน้อยกว่า 6 เดือน 

(การศึกษา AGLU03807) มีความสอดคล้องกับทีÉพบในการศึกษายอ้นหลัง Duke พบผูป่้วย 2 ราย

เสียชีวิตระหวา่งการรักษาในการศึกษา จากการประเมินไม่พบเหตุการณ์ทีÉนาํไปสู่การเสียชีวิตทีÉสัมพนัธ์

กบั alglucosidase alfa หรือ ขนาดยา ITI 

 

การศึกษา AGLU03707 เป็นการศึกษาแบบเปิดทาํในผูป่้วยโรค Pompe ซึÉ งมีผล CRIM เป็นลบ (IOPD) 

ซึÉงมีอายุนอ้ยกว่า 3 ปี ณ เวลาลงทะเบียน และมีโรค Pompe ทีÉรุนแรง ผูป่้วยทัÊงหมดไดรั้บการรักษาดว้ย 

ERT เป็นระยะเวลาหลายเดือนและมีแอนติบอดีÊไตเตอร์สูงต่อ alglucosidase alfa เมืÉอเขา้ร่วมการศึกษา 

ผูป่้วยได้รับ 1 จาก 2 ขนาดยา ITI ทีÉแตกต่างกันร่วมกบั alglucosidase alfa และรักษาดว้ย ITI จนครบ

อย่างน้อย 1 รอบการรักษา แอนติบอดีÊต่อ alglucosidase alfa แสดงให้เห็นความผนัผวนแต่โดยทัÉวไป

อาจจะลดลงหรือคงทีÉระหวา่งการศึกษาเมืÉอเปรียบเทียบกบัค่าเริÉมตน้ ในการศึกษาไม่พบประสิทธิผลทีÉดี
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ขึÊนอย่างมีนัยสําคญัทางคลินิกในผูป่้วยทีÉไดรั้บการรักษา ผูป่้วยจาํนวน 3 ใน 4 เสียชีวิต (หัวใจเตน้ผิด

จงัหวะ (n=1), ไขห้วดัใหญ่ (n=1), ไม่ทราบสาเหตุการเสียชีวิตของผูป่้วยรายทีÉสาม) การเสียชีวิตจาก

ระบบหายใจลม้เหลวเนืÉองจากการติดเชืÊอไขห้วดัใหญ่สายพนัธุ ์A นัÊนอาจเกีÉยวขอ้งกบัการรักษาดว้ย ITI 

 

การลงทะเบียนผูป่้วยโรค Pompe 

บุคลากรทางการแพทยห์รือผูดู้แลผูป่้วยไดรั้บการสนับสนุนให้ลงทะเบียนผูป่้วยทีÉได้รับการวินิจฉัยว่า

เป็นโรค Pompe ทีÉ www.PompeRegistry.com ข้อมูลของผูป่้วยจะมีการเก็บโดยไม่เปิดเผยชืÉอในการ

ลงทะเบียนครัÊ งนีÊ  วตัถุประสงค์ของ “การลงทะเบียนผูป่้วยโรค Pompe” คือเพืÉอเพิÉมความเขา้ใจเกีÉยวกบั

โรค Pompe และเพืÉอติดตามผูป่้วยและการตอบสนองของผูป่้วยต่อการรักษาโดยการให้เอนไซม์ใน

ช่วงเวลาหนึÉง โดยมีจุดมุ่งหมายทีÉจะปรับปรุงผลทางคลินิกสําหรับผูป่้วยเหล่านีÊ  

 

5.2 คุณสมบัติทางเภสัชจลนศาสตร์ 

โรค Pompe ทีÉเกิดเร็ว (infantile-onset) 

ในการศึกษาทางคลินิกทีÉรวมผูป่้วย 18 ราย เภสัชจลนศาสตร์ของเอนไซม ์alglucosidase alfa ไดรั้บการ

ประเมินในผูป่้วย 15 รายทีÉเป็นโรค Pompe ทีÉเกิดเร็ว (infantile-onset) (ทัÊงหมดมีอายุน้อยกวา่ 6 เดือน ณ 

ตอนทีÉเริÉมการรักษา) ซึÉ งได้รับเอนไซม์ alglucosidase alfa ขนาด 20 มก./กก. หรือ 40 มก./กก. โดยการ

หยดนานประมาณ 4 ถึง 6.5 ชม. ตามลาํดบั  

 

การกระจายและการกาํจดัยา 

หลงัจากการหยด Myozyme ครัÊ งแรกและครัÊ งทีÉ 6 ความเขม้ขน้ในพลาสม่าสูงสุดเฉลีÉย (Cmax) มีค่าตัÊงแต่ 

178.2 ถึง 263.7 มคก./มล. สําหรับกลุ่มทีÉได้รับยาขนาด 20 มก./กก. และ 40 มก./กก. ตามลาํดับ ค่า 

AUC
∞

 เฉลีÉยมีค่าตัÊงแต่ 977.5 ถึง 1872.5 มคก.*ชม./มล. สําหรับกลุ่มทีÉไดรั้บยาขนาด 20 มก./กก. และ 

40 มก./กก. ค่าการขจดัในพลาสม่าเฉลีÉย (CL) คือ 21.4 มล./ชม./กก. และค่าปริมาตรการกระจายเฉลีÉย ณ 

ภาวะคงทีÉ (Vss) คือ 66.2 มล./กก. สําหรับทัÊงสองกลุ่มขนาดยาโดยมีความแตกต่างกนัในระหว่างผูป่้วย

เล็กน้อย 15% และ 11% ตามลาํดับ ค่าครึÉ งชีวิตของการกาํจดัยาในพลาสม่า (t1/2) คือ 2.75 ชม. สําหรับ

ของทัÊงสองกลุ่มขนาดยา 

 

ค่า Linearity/non linearity 

เภสัชจลนศาสตร์เป็นสัดส่วนกบัขนาดของยาและไม่เปลีÉยนแปลงตามเวลา  

เภสัชจลนศาสตร์ของเอนไซม ์alglucosidase alfa ไดรั้บการประเมินในการศึกษาทางคลินิกทีÉแยกกนัใน

ผูป่้วย 21 รายทีÉเป็นโรค Pompe ทีÉเกิดเร็ว (infantile-onset) (ทุกรายมีอายอุยูร่ะหวา่ง 6 เดือนและ 3.5 ปี ณ 

เวลาทีÉเริÉมการรักษา) ซึÉ งไดรั้บเอนไซม์ alglucosidase alfa ขนาด 20 มก./กก. ในผูป่้วย 12 รายทีÉมีขอ้มูล
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อยู่ ค่า AUC
∞ 

และ Cmax เทียบเท่ากบัทีÉพบในกลุ่มทีÉไดรั้บยาขนาด 20 มก./กก. ในการศึกษาทางคลินิก 

(pivotal trial) ค่าครึÉ งชีวิตประมาณ 2-3 ชม. คลา้ยกนัในผูป่้วยกลุ่มนีÊ  

 

โรค Pompe ทีÉเกิดชา้ (late-onset) 

เภสัชจลนศาสตร์ของเอนไซม์ alglucosidase alfa ไดรั้บการประเมินในการศึกษาทางคลินิกในผูป่้วย 5 

รายทีÉเป็นโรค Pompe ทีÉเกิดช้า (late-onset) มีอายุ 6-15 ปีซึÉ งได้รับเอนไซม์ alglucosidase alfa ขนาด 20 

มก./กก. หนึÉ งครัÊ งทุกๆ 2 สัปดาห์ ไม่มีความแตกต่างในเภสัชจลนศาสตร์ของเอนไซม์ alglucosidase 

alfa ในผูป่้วยเด็กเหล่านีÊ ทีÉ เป็นโรค Pompe ทีÉ เกิดช้า (late-onset) เปรียบเทียบกับผูป่้วยเด็กทีÉเป็นโรค 

Pompe ทีÉเกิดเร็ว (infantile-onset) 

 

เภสัชจลนศาสตร์ของเอนไซม์ alglucosidase alfa ไดรั้บการศึกษาในการวิเคราะห์ประชากรของผูป่้วย

โรค Pompe ทีÉเกิดช้า (late-onset) 32 รายจากการศึกษาทางคลินิกแบบสุ่ม ปิดสองทาง ทีÉมีการควบคุม

ดว้ยยาหลอก อายุระหว่าง 21 ถึง 70 ปีซึÉ งไดรั้บ Myozyme ขนาด 20 มก./กก. หนึÉ งครัÊ งทุกๆ 2 สัปดาห์ 

ค่า AUC และ Cmax คลา้ยกนั ณ สัปดาห์ทีÉ 0, 12 และ 52 ทีÉผูป่้วยมาพบแพทยบ์่งชีÊ ว่าเภสัชจลนศาสตร์

ของเอนไซม ์alglucosidase alfa ไม่ขึÊนกบัเวลา (ตารางทีÉ 5) 

 

การกระจายและการกาํจดัยา 

ตารางทีÉ 5: เภสัชจลนศาสตร์ของเอนไซม์ alglucosidase alfa จากการให้ยาเพียงครัÊ งเดียวและหลงัจาก 

12 และ 52 สัปดาห์ของการรักษา 

พารามิเตอร์ สัปดาห์ทีÉ 0 สัปดาห์ทีÉ 12 สัปดาห์ทีÉ 52 

C
max 

 (มคก./มล.) 385 ± 106  349 ± 79 370 ± 88 

AUC 
 (มคก.*ชม./มล.) 2672 ± 1140  2387 ± 555  2700 ± 1000  

CL
 
 (มล./ชม./กก.) 8.1 ± 1.8  8.9 ± 2.3  8.2 ± 2.4  

Vss 
 (มล./กก.) 904 ± 1158  919 ± 1154  896 ± 1154  

ค่าครึÉงชีวิต (ชม.) 2.4 ± 0.4  2.4 ± 0.3  2.5 ± 0.4  

 

ไม่มีหลกัฐานว่า IgG antibodies ต่อเอนไซม์ alglucosidase alfa มีผลต่อเภสัชจลนศาสตร์ พบค่าการขจดั

เฉลีÉยทีÉสูงกว่า ค่า AUC เฉลีÉยทีÉต ํÉากว่าและค่า Cmax เฉลีÉยทีÉต ํÉากว่าในผูป่้วย 5 รายทีÉได้ผลบวกในการ

ทดสอบการยบัยัÊงการเขา้เซลลข์องเอนไซม ์อยา่งไรก็ตาม ไม่มีความสัมพนัธ์ทีÉชดัเจนระหว่างการยบัย ัÊง

การเขา้เซลลแ์ละจุดยุติของประสิทธิผลปฐมภูมิร่วม (ดูหัวขอ้ 4.4) 

 

5.3 ข้อมูลด้านความปลอดภัยในระยะก่อนคลนิิก 
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ข้อมูลการศึกษาทีÉไม่ใช่การศึกษาทางคลินิกเปิดเผยว่าไม่มีอันตรายเป็นพิเศษสําหรับมนุษย์จาก

การศึกษาเภสัชวทิยาดา้นความปลอดภยั ความเป็นพิษเมืÉอให้ยาเพียงครัÊ งเดียวและเมืÉอให้ยาซํÊา ไม่พบผล

ทีÉไม่พึงประสงค์ทีÉมีนยัสําคญัต่อการพฒันาของเอมบริโอและฟีตสัในการศึกษาเอมบริโอและฟีตสัของ

หนูเมา้ส์และกระต่าย และไม่พบผลทีÉไม่พึงประสงคท์ีÉมีนยัสาํคญัในการศึกษาการมีลูกของหนูเมา้ส์และ

การศึกษาการพฒันาการของเอมบริโอในช่วงต้น ในการศึกษาการพฒันาการของเอมบริโอและฟีตัส

ของก ระต่าย ห ลังจากให้  Myozyme (10-40 มก./กก./ว ัน ) ร่วมกับการให้  diphenhydramine พ บ

อุบติัการณ์ของการแทง้และการคลอดก่อนกาํหนดทีÉเพิÉมขึÊนซึÉงเกีÉยวขอ้งกบัยาทีÉให้ ผลนีÊ ส่วนหนึÉงมาจาก

ความเป็นพิษต่อมารดาเนืÉองจากพบการลดลงอยา่งมีนยัสาํคญัในการบริโภคและการเพิÉมนํÊาหนกัตวั 

 

6. ข้อมูลทางเภสัชกรรม  

6.1 รายการส่วนประกอบ 

Mannitol  

Sodium phosphate monobasic monohydrate  

Sodium phosphate dibasic heptahydrate 
Polysorbate 80 

 

 

6.2 ความเข้ากนัไม่ได้ 

ในขณะทีÉยงัไม่มีการศึกษาการเขา้กนัได ้ผลิตภณัฑย์านีÊตอ้งไม่นาํไปผสมกบัผลิตภณัฑย์าอืÉนๆ 

 

6.3 อายุของยา 

3 ปี 

 

หลงัจากการเจือจางยา แนะนําให้ใช้ยาทีÉผสมแลว้ในทนัที อย่างไรก็ตาม ความคงตัวทางเคมีและทาง

กายภาพในระหว่างการใช้ยามีการศึกษาเป็นเวลา 24 ชม. ทีÉอุณหภูมิ 2 ถึง 8 องศาเซลเซียส เมืÉอเก็บ

ภายใตส้ภาวะทีÉป้องกนัแสง 

 

6.4  ข้อควรระวังพเิศษสําหรับการเกบ็รักษา 

เก็บยาในตูเ้ยน็ (2-8 องศาเซลเซียส) 

สาํหรับสภาวะการเก็บรักษาหลงัจากการเจือจางยา ดูหัวขอ้ 6.3 

 

6.5 ธรรมชาติและส่วนประกอบของภาชนะบรรจุ 
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ผงยาขนาด 50 มก.ในไวแอล (ใส แก้วชนิดทีÉ 1) พร้อมทีÉปิด (เป็น siliconised butyl) และหุ้มด้วยฝา 

(พลาสติก) แบบ flip-off  

ขนาดบรรจุ 1, 10 หรือ 25 ไวแอล 

 

ไม่มีจาํหน่ายทุกขนาดบรรจุ 

 

6.6 ข้อควรระวังพเิศษสําหรับการกาํจัดและการดูแล 

Myozyme ตอ้งผสมด้วยนํÊ าสําหรับฉีด หลงัจากนัÊนเจือจางด้วยสารละลาย NaCl 0.9% และให้โดยการ

หยดเขา้ทางหลอดเลือดดาํ การผสมและการเจือจางควรทาํตามหลกัปฏิบติัทีÉดีโดยเฉพาะอย่างยิÉงในแง่

ของการปราศจากเชืÊอ 

 

เนืÉองจากธรรมชาติทีÉเป็นโปรตีนของผลิตภณัฑ ์การสร้างอนุภาคอาจเกิดขึÊนไดใ้นสารละลายทีÉผสมและ

ในถุงสําหรับหยดยา ดงันัÊนควรใช้สายหยดยาทีÉมีตวักรองขนาด 0.2 ไมครอนในการให้ยา มีการแสดง

ให้เห็นแลว้ว่าการใช้สายหยดยาทีÉมีตวักรองขนาด 0.2 ไมครอนจะขจดัอนุภาคทีÉสามารถมองเห็นได้

ออกไปและไม่ทาํให้เกิดการสูญเสียโปรตีนหรือฤทธิÍ  

 

ประเมินจาํนวนของไวแอลทีÉใช้สําหรับผสมยาตามขนาดยาของผูป่้วยแต่ละราย (มก./กก.) และนําไว

แอลทีÉตอ้งการออกจากตูเ้ย็นมาตัÊงไวเ้พืÉอให้ไวแอลมีอุณหภูมิอยู่ทีÉอุณหภูมิห้อง (ประมาณ 30 นาที) 

เนืÉองจาก Myozyme ไม่มีสารถนอม ดงันัÊน Myozyme แต่ละไวแอลมีไวส้าํหรับใชเ้พียงครัÊ งเดียวเท่านัÊน 

 

ใชเ้ทคนิคปราศจากเชืÊอ 

การผสมยา 

 

ผสม Myozyme ขนาด 50 มก. แต่ละไวแอลด้วยนํÊ าสําหรับฉีด 10.3 มล. เติมนํÊ าสําหรับฉีดโดยหยดทีÉ

ดา้นขา้งของไวแอลช้าๆและไม่เติมลงไปตรงๆทีÉกอ้นไลโอฟิไลซ์ เอียงและกลิÊงแต่ละไวแอลเบาๆ ห้าม

พลิกหัวกลบั หมุนวนหรือเขย่าไวแอล ปริมาตรทีÉผสมแลว้คือ 10.5 มล. ประกอบดว้ย 5 มก./มล. และ

ปรากฏเป็นสารละลายใส ไม่มีสีถึงสีเหลืองซีดซึÉงอาจมีอนุภาคต่างๆในรูปของเกลียวบางๆสีขาวหรือไฟ

เบอร์ทีÉโปร่งแสง ตรวจไวแอลทีÉผสมแลว้ในทนัทีสําหรับอนุภาคและสี ถา้การตรวจในทนัทีพบอนุภาค

อืÉนๆทีÉไม่ใช่ทีÉอธิบายไวท้ีÉดา้นบนหรือถา้สารละลายเปลีÉยนสี ห้ามใชย้า pH ของสารละลายทีÉผสมแลว้มี

ค่าประมาณ 6.2 

 

หลงัจากผสมยา แนะนาํใหเ้จือจางยาในทนัที (ดูดา้นล่าง) 
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การเจือจาง 

 

เมืÉอผสมยาตามทีÉกล่าวไวด้า้นบน สารละลายทีÉผสมแลว้ในไวแอลประกอบดว้ยเอนไซม์ alglucosidase 

alfa 5 มก./มล. ปริมาตรทีÉผสมแล้วสามารถดูดยาได้ 10.0 มล. (เทียบเท่า 50 มก.) จากแต่ละไวแอล 

สารละลายทีÉได้ควรเจือจางต่อดังนีÊ : ดูดสารละลายทีÉผสมแล้วช้าๆจากแต่ละไวแอลจนกระทัÉงได้

ปริมาตรสําหรับขนาดยาของผูป่้วยแต่ละราย ความเขม้ขน้สุดท้ายของเอนไซม์ alglucosidase ในถุง

สําหรับหยดยาทีÉแนะนําคือช่วงจาก 0.5 มก./มล. ถึง 4 มก./มล. ไล่อากาศภายในถุงหยดยา นําเอา

ปริมาตรทีÉเท่ากันของสารละลาย NaCl 0.9% ทีÉจะถูกแทนทีÉด้วย Myozyme ทีÉผสมแล้วออกด้วย ฉีด 

Myozyme ทีÉผสมแลว้อย่างช้าๆเขา้ไปในสารละลาย NaCl 0.9% พลิกหัวกลบัไวแอลเบาๆหรือนวดถุง

หยดยาเบาๆเพืÉอผสมสารละลายทีÉเจือจาง ห้ามเขยา่หรือไปรบกวนถุงหยดยามากเกินไป 

 

สารละลายสุดทา้ยสาํหรับหยดควรใหก้บัผูป่้วยใกลก้บัเวลาทีÉเตรียมมากทีÉสุดเท่าทีÉจะเป็นไปได ้

 

ผลิตภณัฑย์าใดๆทีÉไม่ไดใ้ชห้รือขยะควรกาํจดัตามหลกัเกณฑข์องแต่ละทอ้งถิÉน 

 

 

7.  ผู้ถือใบอนุญาตนําหรือสัÉงยาแผนปัจจุบันเข้ามาในราชอาณาจักร 

 

sanofi-aventis (Thailand) Ltd.  

 

8.  เลขทีÉใบอนุญาต 

 

1C 26/55 (NB) 

 

9. วันทีÉทีÉได้รับอนุญาตครัÊงแรก/วันทีÉทีÉต่ออาย ุ

 

śř ตุลาคม ŚŝŞŘ 

 

10. วันทีÉมีการแก้ไขปรับปรุงเอกสาร 
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