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Sommarju tal-EPAR ghall-pubbliku

Kanuma
sebelipase alfa

Dan huwa sommarju tar-rapport pubbliku Ewropew ta' valutazzjoni (EPAR) ghal Kanuma. Dan jispjega
kif I-Agenzija vvalutat il-medic¢ina biex tirrakkomanda |-awtorizzazzjoni tieghu fl-UE u I-kondizzjonijiet
ta’ uzu tieghu. Dan mhux intiz biex jipprovdi konsultazzjoni prattika dwar I|-uzu ta’ Kanuma.

Ghal informazzjoni prattika dwar I-uzu ta’ Kanuma, il-pazjenti ghandhom jagraw il-fuljett ta’ taghrif
jew jikkuntattjaw lit-tabib jew spizjar taghhom.

X'inhu Kanuma u ghal xiex jintuza?

Kanuma huwa medicina li tintuza fil-kura ta’ pazjenti ta’ kull eta b’defi¢jenza ta’ lysosomal acid lipase.
Din hija marda ereditarja kkawzata minn nuqqgas ta’ enzima msejha lysosomal acid lipase, li hija
mehtiega biex tkisser xahmijiet gewwa c¢-celloli. Meta I-enzima ma tkunx prezenti jew tkun prezenti
f'livelli baxxi, ix-xahmijiet jakkumulaw fi¢-celloli tal-gisem, u jikkawza sintomi bhal falliment fit-tkabbir
u hsara fil-fwied.

Minhabba li I-ghadd ta’ pazjenti b’defi¢jenza ta’ lysosomal acid lipase huwa baxx, il-marda hija
kkunsidrata ‘rari’, u Kanuma kien ikklassifikat bhala ‘medic¢ina orfni’ (medic¢ina uzata f'mard rari) fis-
17 ta' Dicembru 2010.

Kanuma fih is-sustanza attiva sebelipase alfa.
Kif jintuza Kanuma?

Il-kura b’Kanuma ghandha tigi ssorveljata minn tabib b’esperjenza fil-kura ta’ defi¢jenza ta’ lysosomal
acid lipase, jew mard metaboliku jew mard tal-fwied iehor. Il-kura ghandha tinghata minn professjonist
tal-kura tas-sahha mharreg li jista’ jimmaniggja emergenzi medici (bhal allergija severa). Il-medicina
tista’ tinkiseb biss b’ricetta ta’ tabib.
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Kanuma huwa disponibbli bhala konc¢entrat li jigi maghmul f'soluzzjoni ghal infuzjoni (dripp) gol-vina.
Id-doza rakkomandata hija ta’ 1 mg ghal kull kilogramma ta' piz tal-gisem li tinghata darba kull
gimaghtejn. L-infuzjoni ghandha ddum bejn siegha u saghtejn.

F'pazjenti li ghandhom marda li tavvanza b’mod rapidu qabel I-eta ta’ 6 xhur, tinghata doza ta’
1 mg/kg darba fil-gimgha minnflok darba kull gimaghtejn; f'dawn il-pazjenti d-doza tista’ tizdied ghal
3 mg/kg darba fil-gimgha skont ir-rispons ghall-kura.

Kanuma ghandu jinbeda kemm jista’ jkun kmieni wara d-dijanjosi u huwa intiz ghal uzu fit-tul.
Kif jahdem Kanuma?

Is-sustanza attiva f’'Kanuma, sebelipase alfa, hija kopja tal-enzima li hija niegsa f'pazjenti b’defi¢jenza
ta’ lysosomal acid lipase. Sebelipase alfa tissostitwixxi I-enzima nieqgsa, biex b’hekk tghin fit-tkissir tax-
xahmijiet u twaggafhom milli jakkumulaw fic-celloli tal-gisem.

X’inhuma I-benefic¢ji ta’ Kanuma li hargu mill-istudji?

Kanuma gie studjat f'2 studji ewlenin f'pazjenti b’deficjenza ta’ lysosomal acid lipase. L-ewwel studju
involva 9 trabi b'falliment fit-tkabbir jew evidenza ohra ta’ marda li gieghda tavvanza b'mod rapidu fl-
ewwel 6 xhur ta’ hajjithom. L-istudju wera li 6 mid-9 trabi li nghataw Kanuma baqghu hajjin sal-eta ta’
sena. Gie osservat ukoll titjib fit-tkabbir fis-6 trabi kollha li bagghu hajjin.

It-tieni studju involva 66 pazjent (tfal u adulti) u gabbel Kanuma ma’ plac¢ebo (kura finta). Il-kejl
ewlieni tal-effikac¢ja kien il-proporzjon ta’ pazjenti li kisbu livelli normali ta’ enzima tal-fwied imsejha
ALT wara 5 xhur ta’ kura. Livelli gholjin ta’ enzimi ALT huma sinjal ta’ hsara fil-fwied. F'dan |-istudju,
31% tal-pazjenti li nghataw Kanuma (11 minn 36) kisbu livelli normali ta’ enzimi ALT, meta mqgabbel
ma’ 7% tal-pazjenti li nghataw placebo (2 minn 30).

X’inhuma r-riskji assoc¢jati ma’ Kanuma?

L-effetti sekondarji I-aktar serji b’Kanuma (li dehru f'madwar 3 minn kull 100 pazjent) huma sinjali u
sintomi ta’ reazzjonijiet allergici severi. Dawn jinkludu skumdita fis-sider, ghajnejn homor, nefha tal-
kappell tal-ghajn, diffikulta fin-nifs, raxx bil-hakk, urtikarja, fawra, imnieher igattar, tahbit tal-galb
mghaggel u nifs mghaggel. L-izvilupp ta’ antikorpi kontra |-medicina gie wkoll rapportat specjalment fi
trabi. Jekk jizviluppaw I-antikorpi, Kanuma ma jahdimx b’mod effikaci. Ghal-lista shiha tal-effetti
sekondariji kollha rrappurtati b’Kanuma, ara I-fuljett ta’ taghrif.

Kanuma m’ghandux jintuza f'pazjenti li kellhom reazzjoni allergika li tipperikola |-hajja ghas-sustanza
attiva li regghet sehhet wara li twaqqgfet u regghet inbdiet il-kura. M’ghandux ukoll jintuza f'pazjenti
b’allergija li tipperikola I-hajja ghall-bajd jew xi ingredjent iehor ta’ Kanuma.

Ghaliex gie approvat Kanuma?

II-Kumitat ghall-Prodotti Medicinali ghall-Uzu mill-Bniedem (CHMP) iddecieda li I-benefic¢cji ta” Kanuma
huma akbar mir-riskji tieghu u rrakkomanda li jkun approvat ghall-uzu fl-UE. II-Kumitat innota n-
nuqqas ta’ kuri effikac¢i ghad-defi¢jenza ta’ lysosomal acid lipase u I-mortalita gholja fi trabi b'marda li
tavvanza b’mod rapidu. Is-CHMP ikkunsidra li Kanuma wassal ghal titjib sinifikanti fis-sopravivenza tat-
trabi, u kien effikaci fit-titjib tas-sintomi tal-marda f'pazjenti ta’ kull eta. Fir-rigward tas-sigurta, ma
gew identifikati ebda kwistjonijiet ewlenin u I-effetti skondarji serji kienu rari jew maniggabbli.
Madankollu, hija mehtieda iktar dejta biex jigu zgurati |-beneficcji fit-tul u s-sigurta tal-medicina.
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X'mizuri qeghdin jittehdu biex jigi zgurat I-uzu sigur u effettiv ta’ Kanuma?

Gie zviluppat pjan ta' gestjoni tar-riskju biex jigi zgurat li Kanuma jintuza bl-aktar mod sigur possibbli.
Abbazi ta’ dan il-pjan, fis-sommarju tal-karatteristici tal-prodott u I-fuljett ta’ taghrif giet inkluza
informazzjoni rigward is-sigurta ta’ Kanuma, inkluzi I-prekawzjonijiet xierga li ghandhom ikunu segwiti
mill-professjonisti tal-kura tas-sahha u |-pazjenti.

Barra minn hekk, il-kumpanija li tgieghed Kanuma fis-suq gieghdha twettaq studju fit-trabi b’'marda li
gieghda tavvanza b’mod rapidu u sejra tohloq registru ghal pazjenti ta’ kull eta biex tikseb aktar
informazzjoni dwar il-beneficgji fit-tul u s-sigurta ta’ Kanuma, b’'mod partikolari dwar ir-riskju ta’
reazzjonijiet allergici u I-izvilupp ta’ antikorpi kontra I-medicina. Il-kumpanija sejra tipprovdi wkoll
materjal edukattiv lit-tobba kollha li huma mistennija jippreskrivu Kanuma, li tinkoraggihom sabiex
jirregistraw il-pazjenti fir-registru u tinfurmahom dwar kif ghandhom jissorveljaw pazjenti ghal
antikorpi u jimmaniggjaw pazjenti li jizviluppaw reazzjonijiet allergici.

Aktar informazzjoni tinstab fis-sommarju tal-pjan tal-gestjoni tar-riskju.

Informazzjoni ohra dwar Kanuma

L-EPAR shih u s-sommarju tal-pjan tal-gestjoni tar-riskju ghal Kanuma jinstabu fis-sit elettroniku tal-
Adgenzija: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports Ghal
aktar informazzjoni rigward il-kura b’Kanuma, agra I-fuljett ta' taghrif (parti wkoll mill-EPAR) jew
ikkuntattja lit-tabib jew spizjar tieghek.

Is-sommarju tal-opinjoni tal-Kumitat ghall-Prodotti Medicinali Orfni ghal Kanuma jinstab fis-sit
elettroniku tal-Agenzija: 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/docs/en_GB/document_library/EPAR_-_Risk-management-plan_summary/human/004004/WC500188848.pdf
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