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Enzyme-substitutie

(ERT):

thuistherapie

Apr Marc Dooms

De ziekte van Gaucher
Geschiedenis

o0 19de eeuw : ziekte beschreven en
benoemd:

“Gaucher disease: due to a deficient enzyme,
resulting in accumulation of glycolipids”

0 1964 : Roscoe Brady ontdekt dat de
ziekte ontstaat door een falend enzyme:

glucocerebrosidase

placenta

Brady tracht het enzyme te isoleren uit

Enzyme-substitutie 2011

e Aldurazyme: MPS I « patienten)
e Cerezyme: Gaucher g patenten)
e Elaprase: MPS II  patienten)

* Fabrazyme: Fabry patienten)

* Myozyme: Pompe x patienten)

* Naglazyme: MPS VI « patienten)
* Replagal: Fabry g patenten)

e Vpriv: Gaucher  patenten)

Ontwerp allereerste toediening
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Zo kan het ook

Macromoleculen

Myozyme infuus U.Z. Leuven
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De bijsluiter

“Aldurazyme dient te worden toegediend in een geschikte klinische omgeving waar
reanimatieapparatuur voor het aanpakken van medische noodsituaties binnen
handbereik is.”

“Voor patiénten die gedurende enkele maanden hun infusies Cerezyme goed
verdragen, kan thuisinfusie worden overwogen. Het besluit om de patiént te laten
overstappen op thuisinfusie dient te worden genomen na beoordeling en
aanbeveling van de behandelende arts. Voor de infusie van Cerezyme door de
patiént of zorgverlener thuis is training door een arts of verpleegkundige in een
klinisch omgeving nodig. De patiént of zorgverlener ontvangt instructies over de
infusietechniek en het bijhouden van een >

“Patiénten die gedurende meerdere maanden Elaprase in een ziekenhuis goed
verdragen hebben, mogen deze thuis toegediend krijgen. Infusies die thuis
toegediend moeten onder toezicht van een arts of een verpleegkundige
plaatsvinden.”

“Naglazyme dient te worden toegediend in een setting waar in geval van nood
reanimatieapparatuur binnen handbereik is.”

Thuisbehandeling met weesgeneesmiddelen
ondersteunen, weliswaar onder duidelijke
voorwaarden
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Whut happens if
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Pharmacists & Cross-border Healthcare
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a EU Treatment

Planned treatment abroad

The S2 form entitles you in another EU
Member State to treatment under the
same conditions of care and payment as
residents
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Health bare ~

A European Union Phenomenon

By ANNE-LINE CRICHET

Directive on Patients’ rights
in Cross-border Healthcare

¢ Information via National contact points

¢ Clear rules of reimbursement

¢ Recognition of European prescriptions

¢ European Rare Disease Reference Network
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