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EPAR-Osszefoglalé a nyilvanossag szamara

Kanuma
szebelipaz-alfa

Ez a dokumentum a Kanuma-ra vonatkozé eurépai nyilvanos értékeld jelentés (EPAR) 6sszefoglaldja.
Azt mutatja be, hogy az Ugyndkségnek a gydgyszerre vonatkozd értékelése miként vezetett az EU-ban
érvényes forgalomba hozatali engedély kiadasat tamogatd véleményéhez és az alkalmazasi feltételekre
vonatkozé ajanlasaihoz. A dokumentum nem tekinthetd gyakorlati dtmutaténak a Kanuma
alkalmazasara vonatkozoan.

Amennyiben a Kanuma alkalmazasaval kapcsolatban gyakorlati informacidra van szliksége, olvassa el
a betegtajékoztatot, illetve forduljon kezelGorvosahoz vagy gydgyszerészéhez.

Milyen tipusi gydgyszer a Kanuma és milyen betegségek esetén
alkalmazhat6?

A Kanuma egy olyan gyogyszer, amelyet lizoszdmalis savas lipaz hidanyban szenvedd, betegek
kezelésére alkalmaznak barmilyen életkorban. Ez egy 6roklott betegség, amelyet az Ugynevezett
lizoszomalis savas lipaz enzim hianya okoz, amely a sejtekben a zsirok lebontasahoz szlikséges. Ha az
enzim hianyzik vagy csupan kis mennyiségben van jelen, a zsirok felhalmozddnak a szervezet
sejtjeiben, és olyan tiineteket okoznak, mint példaul a ndvekedés zavara vagy a majkarosodas.

Mivel a lizoszémalis savas lipdz hidnyban szenvedd betegek szama alacsony, a betegség ,ritkanak”
mindsll, ezért a Kanuma 2010. december 17-én megkapta a ,ritka betegségek gydgyszere” (orphan
medicine) mindsitést.

A Kanuma hatdanyaga a szebelipaz-alfa.
Hogyan kell alkalmazni a Kanuma-t?

A Kanuma kezelést a lizoszomalis savas lipaz hiany és egyéb metabolikus betegségek vagy
majbetegségek kezelésében jartas orvosnak kell felligyelnie. A gydgyszert olyan, képzett egészségligyi
szakember adhatja be, aki képes az orvosi slirgésségi helyzetek (példaul a sulyos allergia) kezelésére.
A gyogyszer csak receptre kaphato.
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A Kanuma vénaba adandé oldatos infuzi6 készitésére szolgald koncentratum formajaban kaphatd. Az
ajanlott adag testtomeg-kilogrammonként 1 mg kéthetente egyszer. Az infuzidt kortlbelll 1-2 éra alatt
kell beadni.

Gyorsan progredidlo betegségben szenvedd betegek esetén hat hédnapos kor el6tt kéthetente helyett
hetente 1 mg/ttkg-ot adnak. Ezeknél a betegeknél a kezelésre adott valasz fliggvényében a doézis
hetente 3 mg/ttkg-ig emelhetd.

A Kanuma-t a diagnozis felallitasa utan a lehet6 legkorabban meg kell kezdeni, és hosszutavu
alkalmazasra szantak.

Hogyan fejti ki hatasat a Kanuma?

A Kanuma hatdanyaga, a szebelipaz-alfa annak az enzimnek a masolata, amely hianyzik a lizoszomalis
savas lipaz hianyban szenved6 betegekbdl. A szebelipaz-alfa Helyettesiti a hidnyzé enzimet, igy segiti a
zsirok lebomlasat és megallitja a szervezet sejtjeiben térténdé felhalmozdédasat.

Milyen el6onyei voltak a Kanuma alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

A Kanuma-t két, lizoszomalis savas lipaz hianyban szenvedo betegekkel végzett f6 vizsgalatban
tanulmanyoztdk. Az elsé vizsgalatban 9, névekedési zavart vagy a gyorsan progredialé betegség egyéb
jelét mutato csecsemd vett részt élete els6 6 honapjaban. A vizsgalat kimutatta, hogy a 9, Kanuma-val
kezelt csecsemGbbdl 6 élte meg az egy éves életkort. Mind a hat tulélé csecsemdnél megfigyelhet6 volt
a novekedés javulasa is.

A masodik vizsgalatban 66 beteg (gyermekek és feln6ttek) bevonasaval a Kanuma-t placeboéval
(hatdanyag nélkiili kezeléssel) hasonlitottéak 0ssze. A hatékonysag fé6 mértéke azon betegek aranya
volt, akiknél 5 hdonapos kezelést kdvetéen az Ugynevezett ALT majenzim szintje normalis lett. A magas
ALT enzim szint majkarosodasra utal. Ebben a vizsgalatban a Kanuma-val kezelt betegek 31%-anal
(36-bdl 11) normalizalédott az ALT szint, mig a placebdval kezelt betegek esetén ez az arany 7% (30-
bol 2) volt.

Milyen kockazatokkal jar a Kanuma alkalmazasa?

A Kanuma leggyakoribb mellékhatasai (100 beteg kozlil korulbelll 3 betegnél jelentkezik) a sulyos
allergias reakcio jelei és tunetei. Ezek kozé tartozik a mellkasi diszkomfort érzés, a vorés szemek, a
szemhéj duzzanat, a légzési nehézség, a viszketd kiltés, a csalankilités, a kipirulas, az orrfolyds, a
gyors szivverés és a gyors légzés. Beszamoltak a gyogyszer elleni antitestek kialakulasarol is,
kilonosen csecsemdknél. Amennyiben antitestek termelédnek, nem biztos, hogy a Kanuma
hatékonyan mikoédik. A Kanuma alkalmazasaval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatas teljes
felsorolasa a betegtadjékoztatoban talalhaté.

A Kanuma nem alkalmazhaté olyan betegeknél, akiknél életveszélyes allergias reakcio |épett fel a
hatdéanyaggal szemben, amely visszatért a kezelés leallitdsa és Ujrakezdése utan. Tovabba nem
alkalmazhato tojassal vagy a Kanuma barmely GsszetevGjével szemben életveszélyes allergiat mutato
betegeknél.

Miért engedélyezték a Kanuma forgalomba hozatalat?

Az Ugynékséghez tartozd emberi felhasznalasra szant gydgyszerek bizottsdga (CHMP) megallapitotta,
hogy a Kanuma alkalmazasanak el6nyei meghaladjak a kockazatokat, ezért javasolta a gyogyszer EU-
ban valo alkalmazasanak jovahagyasat. A bizottsag megallapitotta a lizoszomalis savas lipaz hiany
hatékony kezelésének hianyat és a gyorsan progredialé betegségben szenvedd csecsemdbk magas
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mortalitdsat. A CHMP ugy vélte, hogy a Kanuma a csecsemok tulélésének szignifikdns javulasat
eredményezte, és hatékony volt a betegség tlineteinek javitdsaban minden életkorban. A
biztonsagossag tekintetében fontos problémat nem azonositottak, és a sulyos mellékhatasok ritkak és
kezelhetOk voltak. Ugyanakkor tovabbi adatokra van sziikség a gydgyszer hosszutavu elényei és
biztonsagossaga vonatkozasaban.

Milyen intézkedések vannak folyamatban a Kanuma biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabol?

A Kanuma lehet6 legbiztonsagosabb alkalmazasanak biztositasa céljabdl kockazatkezelési tervet
dolgoztak ki. A terv alapjan a Kanuma-ra vonatkozé alkalmazasi el6irast és betegtajékoztatét a
biztonsagos alkalmazassal kapcsolatos informéacidkkal egészitették ki, ideértve az egészséglgyi
szakemberek és a betegek altal kovetendd, megfelel6 dvintézkedéseket.

Ezenfellil a Kanuma-t forgalmazo vallalat vizsgalatot végez gyorsan progredialé betegségben szenvedo6
csecsemobkkel, és létrehoz egy betegregisztert minden életkorbdl, hogy tovabbi informacidkat
szerezzen a Kanuma hosszutavu elényeirdl és biztonsagossagarol, kilénosen az allergias reakcidk és a
gyogyszer ellen kialakuld antitestek kockazataval kapcsolatosan. A vallalat tovabba oktatasi anyagot
fog biztositani a Kanuma-t varhatdan feliré orvosok részére, hogy 0sztondzze Sket arra, hogy vonjak
be a betegeket a regiszterbe, és hogy tajékoztassak 6ket arrdl, hogy hogyan kell a betegeket
antitestek irdnyaban ellendrizni, és a sulyos allergids reakciét mutatd betegeket kezelni.

Tovabbi informacié a kockazatkezelési terv 6sszefoglaldéjaban talalhato.

A Kanuma-val kapcsolatos egyéb informacio

A Kanuma-ra vonatkoz6 teljes EPAR és kockazatkezelési terv ésszefoglaldéja az Ugyndkség weboldalan
talalhaté: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports
Amennyiben a Kanuma-val térténé kezeléssel kapcsolatban bévebb informacidra van sziiksége, olvassa
el a (szintén az EPAR részét képez0) betegtajékoztatot, illetve forduljon kezel6orvosahoz vagy
gyogyszerészéhez.

A ritka betegségek gydgyszereivel foglalkozd bizottsdg Kanuma-ra vonatkozé véleményének
dsszefoglaldja az Ugyndkség weboldaldn taldlhatd: 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/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/docs/en_GB/document_library/EPAR_-_Risk-management-plan_summary/human/004004/WC500188848.pdf
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