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Julkinen EPAR-yhteenveto

Kolbam
koolihappo 9 .

Tama on tiivistelma Euroopan@klsesta arviointilausunnosta (EPAR), joka koskee Kolbam-
lddkevalmistetta. Tekstissa selit + miten virasto on arvioinut lddkevalmistetta ja paatynyt

suosituksiin myyntiluvan mydntamisestd ja ladkkeen kdytdn ehdoista. Tarkoituksena ei ole antaa
kaytannon neuvoja Kolbamin kéytésté.@G

Potilas saa Kolbamin kayttéa koskevia kéyt{ﬁbn tietoja pakkausselosteesta, ladkarilta tai apteekista.
Mits Kolbam on ja mihin sité kéiytet{?'@/?

Kolbam on ldédke, jonka vaikuttava aine on koolihappo. @eessé on primaarinen sappihappo, sapen
paaasiallinen aineosa (maksan tuottama neste, joka edist{a?&u?nsulatusta rasvojen osalta).

Kolbam on hyvaksytty elinikdiseen hoitoon aikuisille ja véhinta§1 ukauden ikaisille lapsille, jotka eivat
tuota tarpeeksi primaarisia sappihappoja, kuten koolihappoa, tie@geneettisten poikkeavuuksien

vuoksi, joista aiheutuu seuraavien maksaentsyymien puutos: steroli; 6ydroksylaasi, 2-metyyliasyyli-
CoA-rasemaasi tai kolesteroli-7a-hydroksylaasi. //(/’

Kun primaarisia sappihappoja ei ole, elimistd tuottaa poikkeavia sappihappo% tka voivat vaurioittaa
maksaa ja aiheuttaa mahdollisesti jopa hengenvaarallisen maksan vajaatoiminr&@airaus tunnetaan

primaaristen sappihappojen synteesin synnynnaisina hairidina.

Koska primaaristen sappihappojen synteesin synnynnaisia hairidita sairastavien potilaiden maara on
vahdinen, sairaus katsotaan harvinaiseksi, ja Kolbam maariteltiin harvinaislaakkeeksi (harvinaisten
sairauksien hoitoon kaytettava laake) 28. lokakuuta 2009.

Miten Kolbamia kaytetdaan?

Kolbamia saa ainoastaan ladkarin maarayksestd. Hoidon saa aloittaa lddkari, joka on erikoistunut
Kolbamilla hoidettavien sairauksien hoitoon, ja hanen tulee myds valvoa hoitoa.
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Kolbamia on saatavana kapseleina (50 ja 250 mg). Pdivdaannos valitaan potilaskohtaisesti, ja sita
muutetaan hoidon aikana potilaan veren ja virtsan sappihappopitoisuuden ja maksan toiminnan
perusteella. Enimmaisannos on 15 mg painokiloa kohden paivassa, eika sitd saa ylittaa.

Kolbam otetaan suunnilleen samaan aikaan joka paiva ruokailun yhteydessa. Pienille lapsille, jotka
eivat osaa nielld kapseleita, kapselit voidaan avata ja sisélté voidaan lisdta aidinmaidonkorvikkeeseen,
pumpattuun rintamaitoon tai peruna- tai hedelmasoseeseen.

Lisatietoja on pakkausselosteessa.
Miten Kolbam vaikuttaa?

Koolihappo on tarkea maksan tuottama primaarinen sappihappo. Kolbamin sisdltdéma koolihappo korvaa
potilaan puuttuvan koolihapon. Tama edistda epanormaalien sappihappojen tuotannon vdhenemista ja
lisda sapen normaalia toimintaa ruoansulatusjarjestelmassa, jolloin sairauden oireet lievittyvat.

Mita hyotya K@mista on havaittu tutkimuksissa?

Kolbamia tutkittiin yhdessggpaatutkimuksessa, johon osallistui 52 primaaristen sappihappojen synteesin
synnynnaisia hairioita sairas
2-metyyliasyyli-CoA-rasemaasi
olivat muutokset sappihappopitois ssa ja maksan toiminnassa ennen Kolbam-hoitoa ja sen jalkeen.
Kolbamin teho hyvaksytyissa kayttoalifaissa vahvistettiin taman tutkimuksen tulosten perusteella. Tulos
vastasi kliinisia odotuksia ja kirjallisuude@/ﬁatuja tietoja.

a potilasta. Naista seitsemalla potilaalla oli steroli-27-hydroksylaasin,

i kolesteroli-7a-hydroksylaasin puutos. Tehon paaasiallisena mittana

Mita riskeja Kolbamiin liittyy? @/.

Kolbamin sivuvaikutukset ovat yleensa lievia tai kes ikeita ja ohimenevia. Yleisimmat
sivuvaikutukset (joita saattaa aiheutua useammalle kuin@delle potilaalle kymmenestd) ovat
perifeerinen neuropatia (kasien ja jalkojen hermovauriot),”iipahi, pahoinvointi, happorefluksi
(mahahapon nouseminen suuhun), ruokatorven tulehdus, ke "uti (ihon ja silmien keltaisuus), iho-
ongelmat (leesiot) ja huonovointisuus. @

Kolbamia ei saa kadyttaa yhdessa fenobarbitaalin (epilepsialaake) ka

Pakkausselosteessa on luettelo kaikista ilmoitetusta sivuvaikutuksista ja %uksista.

/o)

Miksi Kolbam on hyvaksytty? @@

Laakevalmistekomitea (CHMP) katsoi, ettd Kolbamin hydty on sen riskeja suurempi, ja suositteli, etta se
hyvaksytaan kayttédn EU:ssa. Ladkevalmistekomitea katsoi, etta Kolbam vaikuttaa suotuisasti potilailla,
joilla on seuraavien maksaentsyymien puutos: steroli-27-hydroksylaasi, 2-metyyliasyyli-CoA-rasemaasi
ja kolesteroli-7a-hydroksylaasi. Turvallisuuden osalta todettakoon, etta sivuvaikutukset eivat olleet
vakavia ja ne korjaantuivat itsekseen.

Kolbamille on mydnnetty myyntilupa poikkeuksellisissa olosuhteissa. Tama johtuu siitd, ettd sairauden
harvinaisuuden vuoksi Kolbamista ei ole ollut mahdollista saada taydellisia tietoja. Euroopan
laakevirasto tarkastaa vuosittain mahdollisesti saataville tulevat uudet tiedot, ja tata yhteenvetoa
paivitetaan tarvittaessa.
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Mita tietoja Kolbamista odotetaan viela saatavan?

Koska Kolbamille on mydnnetty myyntilupa poikkeuksellisissa olosuhteissa, Kolbamia markkinoiva
yhtié seuraa sen hyoétya ja turvallisuutta potilasrekisterin avulla ja toimittaa vuotuiset paivitykset.

Miten voidaan varmistaa Kolbamin turvallinen ja tehokas kaytto?

Kolbamin mahdollisimman turvallisen kaytén varmistamiseksi on laadittu riskinhallintasuunnitelma.
Sen perusteella Kolbamin valmisteyhteenvetoon ja pakkausselosteeseen on lisatty turvallisuustietoa,
mukaan lukien tiedot asianmukaisista varotoimista terveydenhoidon ammattilaisten ja potilaiden
noudatettaviksi.

Lisaksi Kolbamia markkinoiva yhtid toimittaa kaikille ladakareille, joiden odotetaan maaraavan tata
ladkettd, koulutusmateriaalia, jossa on tietoa Kolbamin oikeasta ja turvallisesta kdytosta

Lisatietoja 16ytyy riskinhallintasuunnitelman yhteenvedosta

Muuta tietoa K&%;’?ista

Euroopan komissio myénsi@bmarraskuuta 2015 koko Euroopan unionin alueella voimassa olevan
myyntiluvan Kolbamia varten. /

*

Kolbamia koskeva EPAR-arviointila kokonaisuudessaan seka riskinhallintasuunnitelman
yhteenveto ovat viraston verkkosivust% osoitteessa ema.europa.eu/Find medicine/Human
medicines/European public assessment r s Lisatietoja Kolbam-hoidosta saa pakkausselosteesta
(sisaltyy myds EPAR-lausuntoon), ladkarilta @gteekista.

Tiivistelma harvinaisladkekomitean Kolbamista aﬂ{ asta lausunnosta on viraston verkkosivustolla:
ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rar«@sease designation

Tama yhteenveto on paivitetty viimeksi 02-2016. GO
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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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