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EPAR kopsavilkums plasakai sabiedribai

Kanuma
alfa-sebelipaze

Sis ir Eiropas Publiska novért&juma zinojuma (EPAR) kopsavilkums par Kanuma. Taja ir paskaidrots, ka
agentilra ir novértéjusi Sis zales, lai ieteiktu tas redistrét Eiropas Savieniba un sniegtu lietoSanas
nosacijumus. Tas nav paredzéts ka praktiski ieteikumi par Kanuma lietosanu.

Lai iegltu praktisku informaciju par Kanuma lietoSanu, pacientiem jaizlasa zalu lietoSanas instrukcija
vai jasazinas ar arstu vai farmaceitu.

Kas ir Kanuma un kapeéc tas lieto?

Kanuma ir zales, ko lieto, lai arstétu jebkura vecuma pacientus ar lizosomu skabas lipazes deficitu. Stir
parmantota slimiba, ko izraisa par lizosomu skabo lipazi dévéta enzima deficits. Sis enzims ir
nepiecieSams, lai Sinas saskeltu taukus. Ja enzima organisma nav vai tas ir tikai mazos daudzumos,
organisma Slinas uzkrajas tauki, izraisot simptomus, pieméram, augsanas traucéjumus un nieru
bojajumus.

Ta ka lizosomu skabas lipazes deficita pacientu skaits ir mazs, So slimibu uzskata par retu un

2010. gada 17. decembri Kanuma tika apstiprinatas ka zales retu slimibu arstésanai.

Sis zales satur aktivo vielu alfa-sebelipazi.
Ka lieto Kanuma?

Arstédana ar Kanuma jauzrauga arstam, kuram ir pieredze lizosomu skabas lipazes deficita, citu
vielmainas slimibu vai aknu slimibu arstésana. Zalu ievadisana javeic apmacitam veselibas apripes
specialistam, kurs spé&j atbilstosi rikoties arkartas situacijas (pieméram, smagas alergijas gadijuma).
Sis zales var iegadaties tikai pret recepti.

Kanuma ir pieejamas ka koncentrats infuziju Skiduma pagatavosanai (ievadisanai véna pa pilienam).
Ieteicama Kanuma deva ir 1 mg uz kilogramu kermena svara reizi divas nedélas. Infuzija javeic
aptuveni 1 Iidz 2 stundu laika.
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Pacientiem, kuri ir jaunaki par 6 ménesiem un kuru slimiba strauji progres€, 1 mg/kg devu ievada reizi
nedéla, nevis reizi divas nedélas. Atkariba no atbildes reakcijas uz arstéSanu Siem pacientiem devu var
palielinat lidz 3 mg/kg reizi nedéla.

Kanuma jasak lietot péc iespéjas atrak péc diagnozes noteikSanas, un tas ir paredzétas ilgtermina
lietosanai.

Ka Kanuma darbojas?

Kanuma aktiva viela, alfa-sebelipaze, ir kopija enzimam, kura pacientiem ar lizosomu skabas lipazes
deficitu trikst. Alfa-sebelipaze aizstaj trikstoSo fermentu, palidzot noardit taukus un novérsot to
uzkrasanos organisma Sdnas.

Kadas bija Kanuma prieksrocibas sajos pétijumos?

Kanuma tika pétitas divos pamatpétijumos pacientiem ar lizosomu skabas lipazes deficitu. Pirmaja
pétijuma tika iesaistiti devini zidaini ar augSanas trauc&jumiem vai citiem pieradijumiem par strauji
progreséjosu slimibu pirmajos sesos dzives ménesos. Pétijuma pieradija, ka sesi no deviniem
Zidainiem, kuri sanéma Kanuma, izdzivoja lidz 1 gada vecumam. Visiem seSiem zidainiem, kuri
izdzivoja, novéroja augsanas uzlabojumu.

Otraja pétijuma tika iesaistiti 66 pacienti (pieaugusie un bérni), un Kanuma tika salidzinatas ar placebo
(neistu arstésanas lidzekli). Galvenais efektivitates kritérijs bija to pacientu dala, kuriem péc 5 ménesu
arstésanas tika sasniegts normals aknu enzima, ko dévé par ALAT, limenis. Augsts ALAT enzimu
[fmenis ir aknu bojajuma pazime. Saja pétijuma normalu ALAT enzimu limeni sasniedza 31 % pacientu,
kuri lietoja Kanuma (11 no 36), salidzinajuma ar 7 % pacientu, kuri lietoja placebo (2 no 30).

Kads risks pastav, lietojot Kanuma?

Visbiezak novérotas Kanuma blakusparadibas (apméram 3 pacientiem no 100) ir smagu alergisku
reakciju pazimes un simptomi. Tostarp ir nepatikama sajita krasu kurvi, apsartusas acis, acs plakstinu
tlska, apgratinata elposana, niezosi izsitumi, natrene, apsartums, tekoss deguns, paatrinata
sirdsdarbiba un paatrinata elposana. Vél ir zinots par antivielu izstradi pret zalém, jo 1pasi zidainiem. Ja
izstradajas antivielas, Kanuma var nebut efektivas. Pilns visu Kanuma izraisito blakusparadibu saraksts
ir atrodams zalu lietoSanas instrukcija.

Kanuma nedrikst lietot pacientiem, kuriem ir bijusi dzivibu apdraudosa alergija pret aktivo vielu, kas
péc arstéSanas apturésanas un atkartotas uzsaksanas sakas atkartoti. Vél tas nedrikst lietot
pacientiem ar dzivibu apdraudosu alergiju pret olam vai jebkuru no Kanuma sastavdalam.

Kapéc Kanuma tika apstiprinatas?

CHMP noléma, ka pacientu ieguvums, lietojot Kanuma, parsniedz So zalu radito risku, un ieteica
izsniegt So zalu registracijas apliecibu. Komiteja atzimé&ja, ka lizosomu skabas lipazes deficita
arstésanai triikst efektivas arstésanas un ka zidainiem ar strauji progreséjosu slimibu mirstiba ir
augsta. CHMP uzskatija, ka Kanuma zidainiem ievérojami uzlabo izdzivosanu un visu vecumu
pacientiem efektivi samazina slimibas simptomus. Attieciba uz droSumu lielas problémas nav noteiktas
un smagas nevélamas blakusparadibas bija reti sastopamas vai bija kontrol€jamas. Tomér par zalu
ilgtermina ieguvumiem un zalu droSumu nepiecieSami papildu dati.
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Kas tiek darits, lai nodrosinatu nekaitigu un efektivu Kanuma lietosanu?

Lai nodrosinatu iesp&jami nekaitigu Kanuma lietoSanu, ir izstradats riska parvaldibas plans.
Pamatojoties uz So planu, Kanuma zalu apraksta ir ietverta droSuma informacija, ka ari lietoSanas
instrukcija, tostarp attiecigi piesardzibas pasakumi, kas jaievéro veselibas apriapes specialistiem un
pacientiem.

Turklat uznémums, kas laiz tirdznieciba Kanuma, veic pétijumu zidainiem ar strauji progreséjosu
slimibu un izveidos visu vecumu pacientu registru, lai ieglitu papildu informaciju par Kanuma
lietoSanas ilgtermina ieguvumiem un drosumu, jo Tpasi par alerdisku reakciju risku un antivielu
izveidoSanos pret zalém. Visiem arstiem, kuri varétu izrakstit Kanuma, uznémums vél nodrosinas
izglitojosus materialus, veicinot pacientu uzpemsanu redistra un informé&jot, ka pacientiem uzraudzit
antivielas un kontrolét pacientus, kuriem rodas smagas alergiskas reakcijas.

Papildu informacija ir pieejama riska parvaldibas plana kopsavilkuma.

Cita informacija par Kanuma

Pilns Kanuma EPAR teksts un riska parvaldibas plana kopsavilkums ir atrodams agentiiras timekla
vietné: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports. Plasaka
informacija par arstésanu ar Kanuma atrodama zalu lietoSanas instrukcija (kas ari ir EPAR dala) vai

sazinoties ar arstu vai farmaceitu.

Retu slimibu arstésanai paredzéto zalu komitejas atzinuma kopsavilkums par Kanuma ir atrodams
agentdras timekla vietné: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation

Kanuma
EMA/551808/2015 3. lappuse no 3


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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