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EPAR, sazetak za javnost

Kanuma
sebelipaz alfa

Ovo je sazetak europskoga javnog izvjeséa o ocjeni dokumentacije (EPAR) o lijeku Kanuma.
Objasnjava kako je Agencija ocijenila lijek da bi preporucila njegovo odobrenje u EU-u te uvjete za
njegovu primjenu. Svrha sazetka nije davati prakti¢ne savjete o primjeni lijeka Kanuma.

Prakti¢ne informacije o primjeni lijeka Kanuma bolesnici trebaju procitati u uputi o lijeku, odnosno
obratiti se svom lije¢niku ili ljekarniku.

Sto je Kanuma i za $to se koristi?

Kanuma je lijek koji se koristi za lijeCenje bolesnika svih dobnih skupina s nedostatkom lizosomske
kisele lipaze. Ovo je nasljedna bolest koja je uzrokovana manjkom enzima naziva lizosomska kisela
lipaza, koja je potrebna za razgradnju masti unutar stanica. Ako je enzim odsutan ili je dostupan samo
u malim koncentracijama, masti se akumuliraju u stanicama tijela, uzrokujuci simptome poput
izostanka rasta i oStecenja jetre.

"

Bududi da je broj bolesnika s diferenciranim karcinomom stitnjace nizak, ta se bolest smatra ,rijetkom
te je lijek Kanuma 17. prosinca 2010. uvrsten u skupinu lijekova za rijetke bolesti.

Lijek sadrzi djelatnu tvar sebelipaz alfa.
Kako se Kanuma koristi?

Terapiju lijekom Kanuma treba nadzirati lijecnik koji je iskusan u terapiji nedostatka lizosomske kisele
lipaze, drugih metabolic¢kih bolesti ili bolesti jetre. Terapiju treba primjenjivati samo obuceno lije¢nicko
osoblje koje moze upravljati medicinskom hitnim sluc¢ajevima (poput ozbiljne alergije). Lijek se izdaje

samo na lije¢nicki recept.

Kanuma je dostupan kao koncentrat za suspenziju za infuziju (drip u venu). Preporucena doza lijeka
Kanuma iznosi 1 mg po kilogramu tjelesne tezine primijenjena jednom svaka dva tjedna u obliku
infuzije. Infuzija traje otprilike 1 do 2 sata.

30 Churchill Place e Canary Wharf e London E14 5EU e United Kingdom

Telephone +44 (0)20 3660 6000 Facsimile +44 (0)20 3660 5555 An agency of the European n
Send a question via our website www.ema.europa.eu/contact Union

© European Medicines Agency, 2015. Reproduction is authorised provided the source is acknowledged.



U bolesnika koji boluju od bolesti koja brzo napreduje prije dobi od 6 mjeseci, doza od 1 mg/kg
primjenjuje se jednom na tjedan umjesto jednom svaki drugi tjedan; u ovih se bolesnika doza moze
povecati na 3 mg/kg jednom na tjedan ovisno o odgovoru na terapiju.

Terapiju lijekom Kanuma treba zapoceti Sto je ranije moguce nakon postavljanje dijagnoze i
predvidena je samo za dugotrajnu primjenu.

Kako djeluje Kanuma?

Djelatna tvar lijeka Kanuma, sebelipaz alfa, kopija je enzima koji nedostaje u bolesnika s nhedostatkom
lizosomske kisele lipaze. Sebelipaz alfa zamjenjuje enzim koji nedostaje pomazudi pri razgradnji masti
i sprjeCava njihovo nakupljanje u tjelesnim stanicama.

Koje su koristi lijeka Kanuma utvrdene u ispitivanjima?

Kanuma je ispitan u dva glavna ispitivanja u bolesnika s nedostatkom lizosomske kisele lipaze. Prvo je
ispitivanje obuhvatilo 9 djece s izostankom rasta ili drugim dokazom brzo napredovane bolesti u prvih
6 mjeseci njihova zivota. Ispitivanjem je utvrdeno da je 6 od 9 djece koja su primila lijek Kanuma
prezivijelo do 1. godine Zivota. PoboljSanja u rastu su takoder uocena u svih 6 prezivjele djece.

Drugo je ispitivanje obuhvatilo 66 bolesnika (djece i odraslih) i usporedilo je lijek Kanuma s placebom
(prividnim lijeCenjem). Glavna mjera djelotvornosti bio je razmjer bolesnika koji su postigli normalne
razine jetrenih enzima naziva ALT nakon 5 mjeseci terapije. Visoke koncentracije enzima ALT znak su
oStecenja jetre. U ovom ispitivanju, 31% bolesnika koji su primali lijek Kanuma (11 od 36) postiglo je
normalne koncentracije enzima ALT, u usporedbi sa 7% bolesnika koji su primili placebo (2 od 30).

Koji su rizici povezani s lijekom Kanuma?

Najozbiljnije nuspojave lijek Kanuma (uocene kod otprilike 3 bolesnika na 100) su znakovi i simptomi
ozbiljnih alergijskih reakcija. Ove reakcije ukljucuju nelagodu u prsima, crvenilo ociju, oticanje kapaka,
otezano disanje, svrbljivi osip, osip, crvenjenje, curenje nosa, ubrzano kucanje srca i ubrzano disanje.
Razvoj protutijela protiv lijeka takoder je prijavljen narocito u djece. Ako se razviju protutijela,
Kanuma ne moze djelotvorno funkcionirati. Potpuni popis svih nuspojava zabiljezenih pri primjeni lijeka
Kanuma potrazite u uputi o lijeku.

Kanuma se ne smije koristiti u bolesnika koji su imali alergijske reakcije opasne po zivot na djelatnu
tvar, a koje su nastupile nakon prekida i ponovnog pocetka terapije. Takoder se ne smije koristiti u
bolesnika s po Zivot opasnim alergijama na jaja ili bilo koji sastojak lijeka Kanuma.

Zasto je lijek Kanuma odobren?

Odbor za lijekove za humanu uporabu (CHMP) pri Agenciji odlucio je da koristi od lijeka Kanuma
nadmasuju s njim povezane rizike te je preporucio njegovo odobrenje za koriStenje u Europskoj uniji.
Odbor je uocio nedostatak bilo kakvih djelotvornih terapija u slu¢aju nedostatka lizosomske kisele
lipaze i visoke stope smrtnosti u djece s bolesti koja brzo napreduje. CHMP je zakljucCio da Kanuma
rezultira znacajnim poboljSanjima u prezivljenju djece i da je djelotvorna u poboljSsanju simptoma
bolesti u bolesnika svih dobi. Vezano uz sigurnost, veci problemi nisu identificirani, a ozbiljne
nuspojave su rijetke ili upravljive. No, potrebni su daljnji podaci o dugorocnim koristima i sigurnosti
lijeka.
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Koje se mjere poduzimaju kako bi se osigurala sigurna i ucinkovita
primjena lijeka Kanuma?

Pripremljen je plan upravljanja rizikom kako bi se osigurala sto sigurnija primjena lijeka Kanuma. Na
temelju tog plana, u sazetku opisa svojstava lijeka kao i u uputi o lijeku za lijek Kanuma nalaze se
sigurnosne informacije, ukljuujué¢i odgovaraju¢e mjere opreza kojih se zdravstveni djelatnici i bolesnici
trebaju pridrzavati.

Nadalje, tvrtka koja stavlja lijek Kanuma u promet provodi ispitivanje u djece s brzo napreduju¢om
bolesti i uspostavit ¢e registar bolesnika svih dobi kako bi prikupila daljnje informacije o dugoro¢nim
koristima i sigurnoj primjeni lijeka Kanuma, posebice o riziku alergijskih reakcija i razvoju protutijela
protiv lijeka. Tvrtka ¢e takoder dostaviti edukacijski materijal lijeCnicima za koje se oCekuje da ¢e
propisivati lijek Kanuma, poticudi ih da upiSu bolesnike u registar i informirajuci ih o nacinu praéenja
bolesnika s obzirom na protutijela i upravljanje bolesnicima koji su razvili ozbiljne alergijske reakcije.

Dodatne informacije mozete pronadi u sazetku plana upravljanja rizikom

Ostale informacije o lijeku Kanuma

Cjeloviti EPAR za lijek Kanuma kao i sazetak plana upravljanja rizikom za lijek Kanuma nalaze se na
internetskim stranicama Agencije: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public
assessment reports ViSe informacija o terapiji lijekom Kanuma procitajte u uputi o lijeku (takoder dio
EPAR-a) ili se obratite svom lijecniku ili ljekarniku.

Sazetak misljenja Odbora za lijekove za rijetke bolesti za lijek Kanuma dostupan je na internetskim
stranicama Agencije: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2011/01/human_orphan_000876.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/004004/human_med_001896.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/004004/human_med_001896.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/docs/en_GB/document_library/EPAR_-_Risk-management-plan_summary/human/004004/WC500188848.pdf
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