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Souhrn zpravy EPAR urceny pro verejnost

Kanuma
sebelipasum alfa

Tento dokument je souhrnem Evropské verejné zpravy o hodnoceni (European Public Assessment
Report, EPAR) pro pfipravek Kanuma. Objasfiuje, jakym zplsobem agentura vyhodnotila tento
pripravek, aby mohla doporucit vydani rozhodnuti o registraci pfipravku v EU a podminky jeho
pouzivéani. U¢elem tohoto dokumentu neni poskytnout praktické rady o tom, jak pfipravek Kanuma
pouzivat.

Pokud jde o praktické informace o pouzivani pfipravku Kanuma, pacienti by si méli precist pfibalovou
informaci nebo se obratit na svého Iékare Ci Iékarnika.

Co je Kanuma a k ¢emu se pouziva?

Kanuma je |é¢ivy pFipravek pouzivany k 1é¢bé pacientl véech v&kovych skupin s deficitem lysozomalni
kyselé lipazy. Jedna se o vrozené onemocnéni zplsobené nedostatkem enzymu zvaného lysozomalni
kyseld lipaza, ktery je nutny k odbourdvani tukl v bufikidch. Pokud enzym chybi nebo je pfitomen jen
v malém mnozstvi, tuky se hromadi v télnich bufikdch a vyvolavaji ptiznaky, jako jsou poruchy ristu
a poskozeni jater.

JelikoZ pocet pacientl s deficienci lysozomalni kyselé lipdzy je nizky, toto onemocnéni se povazuje za
zfidka se vyskytujici a pfipravek Kanuma byl dne 17. prosince 2010 oznacen jako ,lécivy pfipravek pro
vzacna onemocnéni®.

Pripravek Kanuma obsahuje léCivou latku sebelipazu alfa.

Ve

Jak se pripravek Kanuma pouziva?

Lécba léCivym pripravkem Kanuma by méla probihat pod dohledem lékare, ktery ma zkusenosti
s |éCbou deficitu lysozomalni kyselé lipazy, jinych metabolickych chorob nebo onemocnéni jater.
Pripravek by mél podavat vyskoleny zdravotnicky pracovnik, ktery umi resit naléhavé zdravotni
pripady (jako je zadvazna alergie). Vydej tohoto IéCivého pripravku je vazan na lékarsky predpis.
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Pripravek Kanuma je k dispozici ve formé koncentratu pro pripravu infuzniho roztoku (kapani) do zily.
Doporucena davka je 1 mg na kilogram télesné hmotnosti a podava se jednou za dva tydny. Infuze by
meéla byt podavana priblizné po dobu 1 az 2 hodin.

U pacientd s rychle postupujicim onemocné&nim ve véku do 6 mésicl se podava davka 1 mg/kg jednou
tydné, nikoliv jednou za dva tydny. U t&chto pacientl Ize davku v zavislosti na odpovédi na 1é¢bu
zvysit na 3 mg/kg jednou tydné.

Pripravek Kanuma je tfeba zacit podavat co nejdfive po stanoveni diagndzy a je urcen k dlouhodobému
uzivani.

Jak pripravek Kanuma ptisobi?

Lé&iva latka v pripravku Kanuma, sebelipéza alfa, je kopii enzymu, ktery pacientim s deficitem
lysozomalni kyselé lipdzy chybi. Sebelipaza alfa nahrazuje chybéjici enzym, ¢imz pomaha odbouravat
tuky a brani jejich hromadéni v télnich bunkach.

Jaké prinosy pripravku Kanuma byly prokazany v pribéhu studii?

Pripravek Kanuma byl hodnocen ve 2 hlavnich studiich u pacientd s deficitem lysozomalni kyselé
lipdzy. Prvni studie zahrnovala 9 kojencd s poruchou rlistu nebo jinymi projevy rychle postupujiciho
onemocnéni v prvnich 6 mésicich Zivota. Studie ukézala, e 6 z 9 kojencd, ktefi uzivali ptipravek
Kanuma, se doZilo 1 roku v&ku. U v8ech 6 prezivéich kojencl bylo také pozorovano zlep$eni rlstu.

Druhd studie, do které bylo zafazeno 66 pacientl (déti a dospé&lych), porovnavala pFipravek Kanuma
s placebem (lé¢bou neléinnym pripravkem). Hlavnim méFitkem Gcinnosti byl podil pacientl, ktefi po
5 mésicich 1é¢by dosahli normaini hladiny jaterniho enzymu zvaného ALT. Vysoka hladina enzymu ALT
je zndmkou poskozeni jater. V této studii doséhlo normalni hladiny enzymu ALT 31 % pacientd, ktefi
uzivali pfipravek Kanuma (11 z 36), oproti 7 % pacient(, ktefi dostavali placebo (2 z 30).

Jaka rizika jsou spojena s pripravkem Kanuma?

Nejzavaznéjdimi nezddoucimi G&inky pFipravku Kanuma (pozorovanym pfiblizné u 3 pacientd ze 100)
jsou znamky a priznaky zavaznych alergickych reakci. Zahrnuji hrudni dyskomfort, zarudlé oci, otok
ocnich vicek, obtizné dychani, svédivou vyrazku, koprivku, navaly horka, rymu, rychly srdecni tep a
rychlé dychani. Bylo také hlageno vytvoreni protilatek proti 1é¢ivému piipravku, zejména u kojencd.
Pokud dojde k tvorbé protilatek, ptipravek Kanuma nemusi byt G¢inny. Upiny seznam nezadoucich
G¢inkd hlddenych v souvislosti s pripravkem Kanuma je uveden v piibalové informaci.

Pripravek Kanuma nesméji uzivat pacienti, u nichz byla zaznamendana Zivot ohrozujici alergicka reakce
na lécivou latku, kterd se znovu objevila po ukonceni a opétovném zahdjeni 1é¢by. Rovnéz ho nesmé;ji
uzivat pacienti s zivot ohrozujici alergii na vejce nebo jakoukoliv slozku pFipravku Kanuma.

Na zakladé ceho byl pripravek Kanuma schvalen?

Vybor pro humanni léCivé pfipravky (CHMP) agentury rozhodl, Ze pfinosy pfipravku Kanuma prevysuji
jeho rizika, a proto doporucil, aby byl schvalen k pouziti v EU. Vybor upozornil na absenci uc¢inné |écby
deficitu lysozomalni kyselé lipdzy a na vysokou Umrtnost kojencl s rychle postupujicim onemocné&nim.
Vybor CHMP usoudil, Ze pfipravek Kanuma vede k vyznamnému zlep&eni pieZiti u kojencl a ze je
G&inny pfi zmirfiovani priznakl onemocnéni u pacientll vech vékovych skupin. Z hlediska bezpe&nosti
nebyly zjistény zadné vyznamné problémy a zavazné nezadouci ucinky byly vzacné nebo zvladnutelné.
Nicméné jsou potfeba dalsi idaje o dlouhodobém pfinosu a bezpecnosti tohoto Ié¢ivého pripravku.
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Jaka opatreni jsou uplatinovana k zajisténi bezpecného a Gucinného
pouzivani pripravku Kanuma?

K zajisténi co nejbezpecnéjsiho pouzivani pripravku Kanuma byl vypracovan plan fizeni rizik. Na
zakladé tohoto planu byly do souhrnu Gdajd o ptipravku a pfibalové informace ptipravku Kanuma
zahrnuty informace o bezpecnosti, v€etné prislusnych opatreni, kterd by méli dodrzovat zdravotnicti
pracovnici i pacienti.

Kromé& toho spole¢nost, kterd pFipravek Kanuma dodava na trh, provadi studii u kojencl s rychle
postupujicim onemocnénim a vytvoii registr pacientd véech vékovych skupin k ziskavani dalSich
informaci o dlouhodobém pfFinosu a bezpecnosti pfipravku Kanuma, zejména o riziku alergickych reakci
a vytvoreni protildtek proti tomuto Ié¢ivému pFipravku. Spole¢nost rovnéz poskytne véem lékaiim,

u nichz se predpoklada, ze budou pfipravek Kanuma predepisovat, vzdélavaci material, ktery bude
nabadat k zafazeni pacientl do registru a bude informovat o tom, jak u pacientd monitorovat
protilatky a jak postupovat u pacient{, u nichZ se rozvine zavazna alergicka reakce.

Dalsi informace jsou uvedeny ve shrnuti planu Fizeni rizik.

Dalsi informace o pripravku Kanuma

PIné znéni zpravy EPAR a shrnuti planu Fizeni rizik pro pfipravek Kanuma je k dispozici na
internetovych strankach agentury na adrese ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European
public assessment reports. Dalsi informace o 1é¢bé pripravkem Kanuma naleznete v pribalové informaci
(rovnéz soudasti zpravy EPAR) nebo se obratte na svého lékafe ¢&i 1ékarnika.

Shrnuti stanoviska k pripravku Kanuma vydaného Vyborem pro Iécivé pripravky pro vzacna
onemocnéni je k dispozici na internetovych strankach agentury na adrese ema.europa.eu/Find
medicine/Human medicines/Rare disease designation.
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