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El presente documento resum Informe Publico Europeo de Evaluacién (EPAR) de Kolbam. En él se
explica como la Agencia ha evalu dicho medicamento y emitido un dictamen favorable a la
autorizacion de comercializacion en y sus condiciones de uso. No esta destinado a proporcionar
consejos practicos sobre como utilizar @iam.

Para mas informacién sobre el tratamientog%olbam, el paciente debera leer el prospecto (también

incluido en el EPAR) o consultar a su médico o fédrmacéutico.

éQué es Kolbam y para qué se utiIiza?O/é

Kolbam es un medicamento que contiene el principio acti\f ido cdlico. Este compuesto es un «acido
biliar primario», es decir, uno de los principales componentesé}csa bilis (un liquido que produce el
higado y que ayuda a digerir las grasas). />

Kolbam esta autorizado para el tratamiento, durante toda la vida, de@ Itos y nifios a partir de un mes
de edad que no pueden producir suficientes acidos biliares primarios, con@/el acido cdlico, debido a
ciertas anomalias genéticas que dan lugar a una carencia de las siguientes inas hepaticas: esterol
27-hidroxilasa; 2-metilacil-CoA racemasa; o colesterol 7a-hidroxilasa. Q

Cuando faltan los acidos biliares primarios, el organismo produce acidos biliares anormales que pueden
dafar el higado y desencadenar una insuficiencia hepatica potencialmente mortal. Esta patologia se
conoce como «errores congénitos en la sintesis de acidos biliares primarios».

Dado que el nUmero de pacientes afectados por errores congénitos en la sintesis de los acidos biliares
primarios es escaso, esta enfermedad se considera «rara», por lo que Kolbam fue designado
«medicamento huérfano» (un medicamento utilizado en enfermedades raras) el 28 de octubre de 2009.
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éComo se usa Kolbam?

Kolbam solo se puede obtener con receta médica y el tratamiento debe comenzar y mantenerse bajo la
supervision de un médico especialista en las enfermedades que se tratan con Kolbam.

Kolbam se presenta en forma de capsulas (50 y 250 mg). La dosis diaria se elige y se ajusta durante el
tratamiento para cada paciente, dependiendo de los niveles de acidos biliares en sangre y orina y de su
funcién hepatica. La dosis maxima diaria no debe superar los 15 mg por kilogramo de peso corporal.

Kolbam se debe tomar todos los dias a la misma hora aproximadamente, con una comida. Para los
ninos pequefios que no pueden tragar las capsulas, el contenido puede mezclarse con preparados para
lactantes, leche materna extraida, puré de patata o puré de frutas.

Para mayor informacion, consulte el prospecto.
éComo actia Kolbam?

El acido cdlico es uno,?os principales acidos biliares primarios producidos por el higado. El acido
cdlico que contiene Kol @n sustituye al acido célico del que carece el paciente. Esto ayuda a reducir la
produccion de acidos bilia anormales y contribuye a la actividad normal de la bilis en el sistema
digestivo, aliviando asi los sin %de esta patologia.

&Qué beneficios ha demos%do tener Kolbam en los estudios realizados?

Kolbam se investigd en un estudio principalsgn el que participaron 52 pacientes con errores congénitos
en la sintesis de acidos biliares primarios, en%llos 7 pacientes que carecian de esterol 27-hidroxilasa,
2-metilacil-CoA racemasa o colesterol 7a-hidroXilasa. Las principales medidas de eficacia fueron los
cambios en los niveles de acidos biliares y en la fl%é hepatica antes y después del tratamiento con
Kolbam. La eficacia de Kolbam para las indicaciones @/J;adas se establecié de acuerdo a los
resultados de este estudio. Estos resultados fueron coher@es con las expectativas clinicas y los datos
de la literatura cientifica. C}

éCual es el riesgo asociado a Kolbam? O/)

efectos adversos mas frecuentes (observados en hasta un paciente de ca son neuropatia
periférica (lesiones en los nervios de manos y pies), diarrea, nauseas (ganas%omitar), reflujo acido
(acidos gastricos que suben hasta la boca), esofagitis (inflamacién del eséfago), ictericia (coloracién
amarillenta de la piel y los o0jos), problemas cutaneos (lesiones) y malestar general.

Los efectos adversos de Kolbam son generalmente de gravedad leve o%g;ada y pasajeros. Los

Kolbam no se debe usar en combinacidén con fenobarbital (un medicamento para la epilepsia).

Para consultar la lista completa de efectos adversos y restricciones, ver el prospecto.
éPor qué se ha aprobado Kolbam?

El Comité de Medicamentos de Uso Humano (CHMP) de la Agencia decidié que los beneficios de Kolbam
son mayores que sus riesgos y recomendd autorizar su uso en la UE. El CHMP llegé a la conclusidn de
que Kolbam tiene efectos beneficiosos para los pacientes con carencias de las siguientes enzimas
hepaticas: esterol 27-hidroxilasa; 2-metilacil-CoA racemasa; y colesterol 70-hidroxilasa. Por lo que
respecta a su seguridad, los efectos adversos parecen no ser graves y si reversibles.

Kolbam se ha autorizado en «circunstancias excepcionales». Esto se debe a que no ha sido posible
obtener informacion exhaustiva sobre Kolbam debido a la rareza de la enfermedad. Cada afo, la
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Agencia Europea de Medicamentos (EMA) revisara la nueva informacién disponible y el presente
resumen se actualizara cuando sea necesario.

éQué informacion falta todavia sobre Kolbam?

Dado que Kolbam se ha autorizado en circunstancias excepcionales, la empresa que comercializa
Kolbam realizara un seguimiento de los beneficios y la seguridad de Kolbam a partir de un registro de
pacientes y proporcionara actualizaciones anuales.

éQué medidas se han adoptado para garantizar un uso seguro y eficaz de
Kolbam?

Se ha elaborado un plan de gestidén de riesgos para garantizar que Kolbam se administra de una forma
lo mas segura posible. Basandose en este plan, se ha incluido en el Resumen de las Caracteristicas del
Producto y el prospecto de Kolbam la informacién sobre seguridad que incluye las precauciones
pertinentes que debey?doptar los profesionales sanitarios y los pacientes.

Ademas, la empresa q @)mercializa Kolbam proporcionara material de formacion con informacion
sobre el uso correcto y se ) de Kolbam a todos los médicos que pudieran prescribir este
medicamento. Q

Encontrara mas informacion en el E@Jmen del plan de gestion de riesgos
Otras informaciones sobre KofBam

La Comisidon Europea emitié una autorizaciéon omercializacién valida en toda la Unidn Europea para
el medicamento Kolbam el 20 de noviembre de 2 .

El EPAR completo y el resumen del plan de gestion d((@ gos de Kolbam pueden consultarse en el sitio
web de la Agencia: ema.europa.eu/Find medicine/Human/medicines/European public assessment
reports Para mayor informacion sobre el tratamiento con k%‘l‘ lea el prospecto (también incluido en
el EPAR) o consulte a su médico o farmacéutico. /O‘

El resumen del dictamen del Comité de Medicamentos Huérfanos s b?Kolbam puede consultarse en
el sitio web de la Agencia: ema.europa.eu/Find medicine/Human medfCifies/Rare disease designation

Fecha de la Ultima actualizacién del presente resumen: 02-2016. QO,
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000700.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/002081/human_med_001718.jsp
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/002081/human_med_001718.jsp
http://www.ema.europa.eu/docs/en_GB/document_library/EPAR_-_Risk-management-plan_summary/human/002081/WC500194322.pdf
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