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Ez a dokumentum a Kolbam—r@natkozé eurdpai nyilvanos értékel6 jelentés (EPAR) 6sszefoglaldja.

Azt mutatja be, hogy az Ugynbké‘@uek a gyogyszerre vonatkozo értékelése miként vezetett az EU-ban

érvényes forgalomba hozatali enge%iadését tamogatd véleményéhez és az alkalmazasi feltételekre

vonatkozd ajanldsaihoz. A dokumentu tekinthet6 gyakorlati dtmutaténak a Kolbam

alkalmazasara vonatkozoan. é

Amennyiben a Kolbam alkalmazasaval kapcscﬁ%n gyakorlati informacidra van sziksége, olvassa el a
betegtajékoztatot, illetve forduljon kezelGorvosah ggy gyogyszerészéhez.

Milyen tipusi gydgyszer a Kolbam és mil@)betegségek esetén
alkalmazhat6? /G

A Kolbam egy koélsav nevi hatéanyagot tartalmazé gydgyszer. i%/ ,primer epesav”, amely az epe
(a maj altal termelt folyadék, amely elGsegiti a zsirok emésztését) c@rkgtéeleme.

A Kolbam-ot olyan feln6tteknél és legalabb egy hdnapos gyermekeknél %délyezték élethosszig tarto
kezelésre, akik bizonyos genetikai rendellenességek kovetkeztében nem kepesek megfeleld

mennyiségl primer epesavat, példaul kdlsavat termelni, ami a kévetkezd majenzi
eredményezi: szterol-27-hidroxildz, 2-metilacil-CoA-racemaz vagy koleszterin-7o

-

Ha hianyoznak a primer epesavak, a szervezet kdoros epesavakat termel helyettik, a
karosithatjak a majat, és életveszélyes majelégtelenséghez vezethetnek. A betegséget ,,ﬁ;(ner
epesavszintézis veleszliletett rendellenességeinek” nevezik.

Mivel a primer epesavszintézis veleszlletett rendellenességeiben szenvedd betegek szama alacsony, a
betegség ,ritkanak” mindsll, ezért a Kolbam-ot 2009. oktéber 28-an ,ritka betegség elleni gydgyszerré”
(orphan drug) mindsitették.
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Hogyan kell alkalmazni a Kolbam-ot?

A Kolbam csak receptre kaphato, és a kezelést kizardlag a Kolbam-mal kezelhet6 betegségekre
szakosodott orvos kezdheti meg és felligyelheti.

A Kolbam kapszula (50 és 250 mg) formajaban kaphatd. A kezelés soran a napi adagot minden egyes
beteg esetében a beteg vérében és vizeletében taldlhatd epesavak szintjei és a majfunkcio alapjan
valasztjak ki és modositjak. A maximalis napi adag nem haladhatja meg a 15 mg/ttkg-ot.

A Kolbam-ot minden nap hozzavetbleg azonos idépontban, étkezés kozben kell bevenni. A kapszula
lenyelésére képtelen kisgyermekek esetében a kapszula tartalma csecsemétapszerbe, lefejt anyatejbe,
burgonyaplirébe vagy gylimolcsplirébe keverheto.

Tovabbi inﬁqmécié a betegtdjékoztatéban taladlhatd.

Hogyan fé%‘zsi hatasat a Kolbam?

A kdlsav a maj élta‘%ﬁé@elt fobb primer epesavak kozé tartozik. A Kolbam-ban talalhaté kélsav pétolja
a beteg szervezetébdl %(’; kélsavat. Ez el6segiti a kéros epesavak termelédésének csdokkenését, és
hozzdajarul az epe normali ikodéséhez az emésztérendszerben, ezaltal enyhiti a betegség tlineteit.

Milyen el6nyei voltak aQ@bam alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

A Kolbam-ot egy f6 vizsgalatban tanu( oztak, amelybe 52, a primer epesavszintézis velesziletett
rendellenességeiben szenved6 beteget v be, akik kozll 7 beteg esetében a szterol-27-hidroxilaz,
a 2-metilacil-CoA-racemaz vagy a koleszterlr@a—hidroxiléz hianya volt kimutathaté. A f6 hatékonyséagi
mutatd az epesavszintek és a majfunkcio valtoz volt a Kolbam-kezelés el6tt és utéan. A Kolbam
hatdsossagat az engedélyezett javallatokban ezen alat eredményei alapjan allapitottdk meg. Ez
megfelelt a klinikai varakozasoknak és a szakirodalméﬂtoknak.
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Milyen kockazatokkal jar a Kolbam alkalma{'@a?
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A Kolbam mellékhatasai altalaban enyhék vagy kozepesen sulyd%és atmeneti jellegliek. A
leggyakoribb mellékhatdsok (10 beteg kozul legfeljebb 1-nél jelentk%a periférids neuropatia
(idegkarosodas a kezekben és a labakban), hasmenés, hanyinger, sav lux (a gyomorsav
feloklendezése a szajba), nyel6cs6-gyulladas, sargasag (a bor és a szeme@esérgulésa), b6rproblémak
(elvaltozasok) és a rossz kozérzet.

A Kolbam nem alkalmazhatdé fenobarbitallal (epilepszia-gydgyszer) kombinéciébarq%

Az 6sszes mellékhatdas és korlatozas teljes felsoroldsa a betegtajékoztatdban talélhatészz
Miért engedélyezték a Kolbam forgalomba hozatalat?

Az Ugynékséghez tartozd emberi felhasznalasra szant gydgyszerek bizottsdga (CHMP) megallapitotta,
hogy a Kolbam alkalmazasanak elényei meghaladjak a kockazatokat, ezért javasolta a gydgyszer EU-
ban vald alkalmazasanak jovahagyasat. A CHMP arra a kovetkeztetésre jutott, hogy a Kolbam elényos
hatdsokkal rendelkezik a kovetkez6 majenzimek hidnyaban szenvedd betegeknél: szterol-27-hidroxilaz,
2-metilacil-CoA-racemaz és koleszterin-7a-hidroxildz. A biztonsagossagat illetéen a mellékhatasok nem
bizonyultak sulyosnak, és visszafordithatéak.

A Kolbam forgalomba hozatalat ,kivételes koriilmények” k6zott engedélyezték. Ez azt jelenti, hogy a
betegség alacsony el6forduldsi ardnya miatt nem lehetett teljes kor(i informaciot gydjteni a Kolbam-ral.
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Az Eurdpai Gydgyszerigynokség évente felllvizsgal minden Ujonnan hozzaférhet6 informacidt, és
szlikség esetén aktualizalja ezt az 6sszefoglalot.

Milyen informacidk varhatok még a Kolbam-mal kapcsolatban?

Mivel a Kolbam forgalomba hozatalat kivételes koriilmények kozott engedélyezték, a Kolbam-ot
forgalmazo vaéllalat egy betegregiszter adatai alapjan nyomon fogja kévetni a Kolbam elényeit és
biztonsagossagat, és évente frissitett jelentéseket fog benyujtani.

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

A Kolbamﬂett’i legbiztonsdgosabb alkalmazasanak biztositadsa céljabdl kockazatkezelési tervet
dolgoztak ki, rv alapjan a Kolbam-ra vonatkozo alkalmazasi el6irast és betegtajékoztatot a
biztonsagos al zassal kapcsolatos informaciokkal egészitették ki, ideértve az egészségugyi

szakemberek és a ek altal kovetendd, megfeleld ovintézkedéseket.
Ezenkivll a Kolbam-ot Imazd vallalat a Kolbam helyes és biztonsagos alkalmazasaval kapcsolatos
oktatdéanyagot fog biztosit készitményt varhatdan feliré orvosok részére.
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Tovabbi informacio a kockézatl@ﬁlési terv 0sszefoglaldjdban taladlhatd.

A Kolbam-mal kapcsolatos%éb informacio
2015. november 20-an az Eurdpai Bizottszé olbam-ra vonatkozdan kiadta az Eurdpai Unié egész
terliletére érvényes forgalomba hozatali enge el)ﬁ.

A Kolbam-ra vonatkozé teljes EPAR és kockézatke%&i terv dsszefoglaléja az Ugyndkség weboldalan
taladlhaté: ema.europa.eu/Find medicine/Human me s/European public assessment reports.

Amennyiben a Kolbam-mal térténd kezeléssel kapcsolat Ovebb informaciora van szliksége, olvassa
el a (szintén az EPAR részét képez06) betegtajékoztatot, iIIetvgorduljon kezel6orvosahoz vagy
gyogyszerészéhez. 0

A ritka betegségek gydgyszereivel foglalkozé bizottség Kolbam-ra koz6 véleményének
dsszefoglaldja az Ugyndkség weboldalan talalhaté: ema.europa.eu/Fin@rﬁedicine/Human
medicines/Rare disease designation. @

Az dsszefoglald utolsd aktualizalasa: 02-2016. ®®
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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/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/docs/en_GB/document_library/EPAR_-_Risk-management-plan_summary/human/002081/WC500194322.pdf
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