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Streszczenie EPAR dla ogétu spoteczenstwa

Kanuma
sebelipaza alfa

Niniejszy dokument jest streszczeniem Europejskiego Publicznego Sprawozdania Oceniajgqcego (EPAR)
dotyczacego leku Kanuma. Wyjasnia, jak Agencja ocenita lek w celu przyjecia zalecen w sprawie
przyznania pozwolenia na dopuszczenie produktu do obrotu w UE oraz warunkow jego stosowania.
Jego celem nie jest zapewnienie praktycznej porady dotyczacej stosowania leku Kanuma.

W celu uzyskania praktycznych informacji na temat stosowania leku Kanuma nalezy zapoznac sie z
ulotka dla pacjenta badz skontaktowac sie z lekarzem lub farmaceuta.

Co to jest produkt Kanuma i w jakim celu sie go stosuje?

Produkt Kanuma to lek stosowany w leczeniu deficytu lizosomalnej kwasnej lipazy u pacjentow w
kazdym wieku. Choroba ta jest spowodowana brakiem enzymu o nazwie lizosomalna kwasna lipaza,
ktory jest niezbedny do rozktadu ttuszczéw w komaérkach. Jesli enzym jest nieobecny lub obecny tylko
w niewielkich ilosciach, tluszcze gromadzg sie w komérkach organizmu, powodujac objawy takie jak
zahamowanie wzrostu i uszkodzenie watroby.

Ze wzgledu na matq liczbe pacjentow z deficytem lizosomalnej kwasnej lipazy choroba ta jest uwazana
za rzadko wystepujaca, zatem w dniu 17 grudnia 2010 r. produkt Kanuma uznano za lek sierocy (lek
stosowany w rzadkich chorobach).

Produkt Kanuma zawiera substancje czynna sebelipaze alfa.
Jak stosowac produkt Kanuma?

Leczenie produktem Kanuma powinien nadzorowac lekarz z doswiadczeniem w leczeniu deficytu
lizosomalnej kwasnej lipazy, innych choréb metabolicznych lub choréb watroby. Leczenie powinno by¢
stosowane wytgcznie przez personel medyczny przeszkolony do dziatania w nagtych przypadkach
(takich jak ciezka alergia). Lek wydaje sie wytacznie z przepisu lekarza.
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Lek Kanuma jest dostepny w postaci koncentratu, z ktérego sporzadza sie roztwor do infuzji
(podawany dozylnie za pomocg kropléwki). Zalecana dawka leku to 1 mg/kg masy ciata co drugi
tydzien. Infuzja powinna trwac od okoto 1 do 2 godzin.

W przypadku pacjentéw, u ktérych choroba wykazuje szybki postep przed 6. miesigcem zycia, dawka
1 mg/kg podawana jest raz w tygodniu zamiast co drugi tydzien; u takich pacjentow dawke mozna
zwiekszy¢ do 3 mg/kg raz w tygodniu, zaleznie od odpowiedzi na leczenie.

Leczenie produktem Kanuma nalezy rozpocza¢ jak najwczesniej po zdiagnozowaniu. Lek jest
przeznaczony do dfugotrwatego stosowania.

Jak dziata produkt Kanuma?

Substancja czynna leku Kanuma, sebelipaza alfa, jest kopig enzymu, ktérego brakuje u pacjentéw z
deficytem lizosomalnej kwasnej lipazy. Sebelipaza alfa zastepuje brakujacy enzym, pomagajac
rozktadac ttuszcze i zatrzymujac ich gromadzenie sie w komdrkach organizmu.

Jakie korzysci ze stosowania produktu Kanuma zaobserwowano w
badaniach?

Lek Kanuma zbadano w 2 badaniach gtdéwnych z udziatem pacjentow z deficytem lizosomalnej kwasnej
lipazy. W pierwszym badaniu wzieto udziat 9 niemowlat z zahamowaniem wzrostu lub innymi oznakami
wskazujacymi na szybki postep choroby w ciggu pierwszych 6 miesiecy zycia. W badaniu wykazano, ze
6 z 9 niemowlat, ktéorym podawano lek Kanuma, przezyto do 1. roku zycia. Zaobserwowano réwniez
poprawe wzrostu u wszystkich 6 niemowlat, ktére przezyty.

W drugim badaniu wzieto udziat 66 pacjentéw (dzieci i osoby doroste) i poréwnano w nim dziatanie leku
Kanuma z placebo (leczeniem pozorowanym). Gtdwnym kryterium oceny skutecznosci byt odsetek
pacjentéw, u ktérych po 5 miesigcach leczenia osiggnieto prawidtowe stezenie enzymu watrobowego o
nazwie ALT. Wysokie stezenie enzyméw ALT moze $wiadczy¢ o uszkodzeniu watroby. W badaniu tym
prawidtowy poziom enzymow ALT uzyskato 31% (11 z 36) pacjentdow, ktérym podawano lek Kanuma,
w poréwnaniu z 7% (2 z 30) pacjentéw przyjmujacych placebo.

Jakie ryzyko wigze sie ze stosowaniem produktu Kanuma?

Najpowazniejsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Kanuma (obserwowane u

okoto 3 pacjentdw na 100) to oznaki i objawy ciezkich reakcji alergicznych. Nalezg do nich dyskomfort
w klatce piersiowej, zaczerwienienie oczu, obrzek powiek, trudnosci z oddychaniem, swedzaca
wysypka, pokrzywka, rumienienie sie, wystepowanie wydzieliny z nosa, przyspieszone bicie serca i
szybki oddech. Zgtoszono réowniez wytwarzanie przeciwciat skierowanych przeciwko lekowi (szczegolnie
u niemowlat). W przypadku wytworzenia sie przeciwciat lek Kanuma moze nie by¢ skuteczny. Petny
wykaz dziata niepozadanych zwigzanych ze stosowaniem leku Kanuma znajduje sie w ulotce dla
pacjenta.

Produktu Kanuma nie wolno stosowaé u pacjentéw, u ktérych wystgpita zagrazajaca zyciu reakcja
alergiczna na substancje czynng, ktéra nawrdcita po zakonczeniu i ponownym rozpoczeciu leczenia.
Leku nie wolno réowniez stosowac u pacjentdéw z zagrazajgcq zyciu alergig na jaja lub ktérykolwiek
sktadnik leku Kanuma.

Na jakiej podstawie zatwierdza sie produkt Kanuma?

Komitet ds. Produktéw Leczniczych Stosowanych u Ludzi (CHMP) Agencji uznat, ze korzysci ze
stosowania produktu Kanuma przewyzszaja ryzyko, i zalecit jego dopuszczenie do stosowania w UE.
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Komitet zauwazyt brak skutecznych metod leczenia deficytu lizosomalnej kwasnej lipazy i wysoka
$miertelnos$¢ niemowlat z szybko postepujaca chorobg. CHMP uznat, ze stosowanie leku Kanuma
prowadzi do istotnego zwiekszenia przezywalnosci niemowlat, a lek okazat sie skuteczny w tagodzeniu
objawdéw choroby u pacjentéw w kazdym wieku. W odniesieniu do bezpieczenstwa stosowania nie
stwierdzono zadnych wiekszych problemdw, a powazne dziatania niepozadane wystepowaty rzadko lub
byty mozliwe do kontrolowania. Potrzeba jednak wiekszej ilosci danych dotyczacych dtugoterminowych
korzysci i bezpieczenstwa stosowania leku.

Jakie srodki sa podejmowane celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego
stosowania produktu Kanuma?

W celu zapewnienia mozliwie najbezpieczniejszego stosowania produktu Kanuma opracowano plan
zarzadzania ryzykiem. W oparciu o ten plan w charakterystyce produktu leczniczego i ulotce dla
pacjenta dotyczacych produktu Kanuma zawarto informacje dotyczace bezpieczenstwa, w tym
odpowiednie srodki ostroznosci obowigzujgce personel medyczny i pacjentow.

Ponadto firma wprowadzajaca produkt Kanuma do obrotu przeprowadza badanie u niemowlat z szybko
postepujaca choroba i bedzie prowadzi¢ rejestr pacjentow w kazdym wieku w celu uzyskania
dodatkowych informacji dotyczacych dtugoterminowych korzysci i bezpieczenstwa stosowania leku
Kanuma, w szczegolnosci w zakresie ryzyka wystapienia reakcji alergicznych i wytworzenia przeciwciat
skierowanych przeciwko lekowi. Dodatkowo firma dostarczy materiaty edukacyjne dla lekarzy, ktérzy
mieliby przepisywac lek Kanuma, zachecajac ich do umieszczania pacjentow w rejestrze i informujac o
sposobie kontrolowania pacjentow pod katem wytworzenia przeciwciat i sposobie postepowania z
pacjentami, u ktérych pojawity sie ciezkie reakcje alergiczne.

Wiecej informacji znajduje sie w streszczeniu planu zarzadzania ryzykiem

Inne informacje dotyczace produktu Kanuma:

Petne sprawozdanie EPAR i streszczenie planu zarzadzania ryzykiem dotyczace produktu Kanuma
znajdujg sie na stronie internetowej Agencji pod adresem: ema.europa.eu/Find medicine/Human
medicines/European public assessment reports. W celu uzyskania dodatkowych informacji dotyczacych
leczenia produktem Kanuma nalezy zapoznac sie z ulotka dla pacjenta (takze cze$¢ EPAR) badz
skontaktowac sie z lekarzem lub farmaceuta.

Streszczenie opinii Komitetu ds. Sierocych Produktéw Leczniczych dotyczacej produktu Kanuma
znajduje sie na stronie internetowej Agencji: 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/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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