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Niniejszy dokument jest stres€ niem Europejskiego Publicznego Sprawozdania Oceniajgcego (EPAR)
dotyczacego leku Kolbam. Wyjasr@ jak Agencja ocenita lek w celu przyjecia zalecen w sprawie
przyznania pozwolenia na dopuszczeni® produktu do obrotu w UE oraz warunkow jego stosowania.

Jego celem nie jest zapewnienie prakty j porady dotyczacej stosowania produktu Kolbam.

W celu uzyskania praktycznych informacji r%nat stosowania leku Kolbam nalezy zapoznac sie z
ulotkg dla pacjenta badz skontaktowac sie z e @ém lub farmaceuta.

Co to jest produkt Kolbam i w jakim CQ@Q go stosuje?
Q

Kolbam jest lekiem zawierajacym substancje czynng - kwé@ﬂﬁolowy. Jest to ,pierwotny kwas
z6tciowy”, ktory jest gtdwnym sktadnikiem zétci (wytwarzany@aBZ watrobe ptyn, ktéry pomaga trawic
ttuszcze). Q

Kolbam jest zatwierdzony do leczenia przez cate zycie u dorostych i OQ j od pierwszego miesigca zycia,
ktorych organizmy nie sg w stanie wytwarzac wystarczajacej ilosci pierw%ch kwasdw zotciowych,
takich jak kwas cholowy, ze wzgledu na pewnie zaburzenia genetyczne, kt é])owodujq niedobor
nastepujacych enzyméw watrobowych: 27-hydroksylaza sterolowa; racemazaecnetyloacylo—CoA lub
7a-hydroksylaza cholesterolu. @

*

W przypadku niedoboru pierwotnych kwasdéw zdétciowych organizm wytwarza zamiast

nieprawidtowe kwasy zétciowe, ktére mogq powodowac uszkodzenie watroby potencjalnie vwadzape
do zagrazajacej zyciu niewydolnosci watroby. Schorzenie to jest znane jako ,wrodzone O
nieprawidtowosci syntezy pierwotnych kwaséw zotciowych”. Oé

Ze wzgledu na matq liczbe pacjentéow z wrodzonymi nieprawidtowosciami syntezy pierwotnych kwas@/
z06fciowych choroba ta jest uwazana za rzadko wystepujaca, zatem w dniu 28 pazdziernika 2009 r.
produkt Kolbam uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach).
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Jak stosowac produkt Kolbam?

Kolbam wydaje sie wytacznie z przepisu lekarza, a leczenie powinien rozpoczynac i nadzorowac lekarz
majacy doswiadczenie w leczeniu chordb, ktére leczy sie za pomoca leku Kolbam.

Kolbam jest dostepny w postaci kapsutek (50 mg i 250 mg). Dawke dobowa dobiera sie i dostosowuje

w trakcie leczenia dla kazdego pacjenta zaleznie od stezenia kwasow zotciowych we krwi i moczu

pacjenta oraz czynnosci jego watroby. Maksymalna dawka dobowa nie powinna przekracza¢ 15 mg na
ilogram masy ciata.

powinien by¢ przyjmowany codziennie w przyblizeniu o tej samej porze dnia z positkiem.
W p dku matych dzieci, ktére nie potrafig potykac kapsutek, zawarto$¢ mozna wymieszacé
z odzy a}la niemowlat, odciggnietym pokarmem, roztartymi ziemniakami lub puree owocowym.

Szczego’rowe@ﬁérmaqe znajduja sie w ulotce dla pacjenta.
Jak dziata pr@t Kolbam?

Kwas cholowy to jeden zé)wnych podstawowych kwaséw zétciowych wytwarzanych przez watrobe.

Kwas cholowy zawarty w I olbam zastepuje brakujacy kwas cholowy pacjenta. Pomaga to
ograniczy¢ wytwarzanie niep towych kwasdw zdtciowych i przyczynia sie do prawidtowej aktywnosci
z6tci w uktadzie trawiennym, tag G W ten sposob objawy choroby.

Jakie korzysci ze stosowani?@;a)duktu Kolbam zaobserwowano w
badaniach?

Kolbam badano w jednym badaniu gtéwnym z u@slrem 52 pacjentow z wrodzonymi
nieprawidtowosciami syntezy pierwotnych kwaso iowych, w tym 7 pacjentéw z niedoborem 27-

hydroksylazy sterolowej, racemazy 2-metyloacylo-Co 7o-hydroksylazy cholesterolu. Gtéwnym
kryterium oceny skutecznosci byty zmiany stezen kwaso "rcjowych i czynnosci watroby przed
leczeniem i po leczeniu lekiem Kolbam. Skuteczno$¢ produ olbam w zatwierdzonym wskazaniu

ustalono na podstawie wynikéw ww. badania. Bylo to zgodne z;a}zek|wan|am| klinicznymi i danymi z
pisSmiennictwa. Q

Q.

Jakie ryzyko wiaze sie ze stosowaniem produktu Ko%?

Dziatania niepozadane zwigzane z lekiem Kolbam miaty ogdlnie nasilenie tag do umiarkowanego
i byty przemijajace. Najczestsze dziatania niepozadane (mogace wystgpi¢ u wiecejhiz 1 osoby na 10)
to: neuropatia obwodowa (uszkodzenie nerwdéw w dtoniach i stopach), biegunka, mQ?égi (mdtosci),
kwasne odbijanie (cofanie sie kwasu zotgdkowego do ust), zapalenie przetyku, zéttacz @é’fkniecie
skory i oczu), problemy ze skoérg (zmiany) i zte samopoczucie. O/

Leku Kolbam nie wolno stosowac¢ w skojarzeniu z fenobarbitalem (lek na padaczke). Oé

Petny wykaz dziatan niepozadanych i ograniczen znajduje sie w ulotce dla pacjenta. o/

Na jakiej podstawie zatwierdza sie produkt Kolbam?

Komitet ds. Produktéw Leczniczych Stosowanych u Ludzi (CHMP) Agencji uznat, ze korzysci ze
stosowania produktu Kolbam przewyzszajq ryzyko, i zalecit jego dopuszczenie do stosowania w UE.
CHMP stwierdzit, ze Kolbam ma korzystne dziatanie u pacjentéow z niedoborami nastepujacych
enzymow watrobowych: 27-hydroksylaza sterolowa, racemaza 2-metyloacylo-CoA i 7a-hydroksylaza
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cholesterolu. Pod wzgledem bezpieczenstwa stosowania dziatania niepozgadane wydajg sie mieé
przebieg nieciezki i odwracalny.

Kolbam dopuszczono do obrotu w wyjatkowych okolicznosciach. Wynika to z faktu, ze nie mozna byto
uzyskac petnych informacji o leku Kolbam z uwagi na rzadkie wystepowanie choroby. Co roku
Europejska Agencja Lekéw dokona przegladu wszelkich nowych informacji i w razie potrzeby uaktualni
niniejsze sprawozdanie.

’9,akich informacji brakuje jeszcze na temat produktu Kolbam?

o)

W BWigzku z tym, ze produkt Kolbam zostat dopuszczony do obrotu w wyjatkowych okolicznosciach,
firma wadzajaca produkt Kolbam do obrotu bedzie monitorowac korzysci i bezpieczenstwo
stosowani oduktu Kolbam na podstawie rejestru pacjentéw i bedzie dostarczaé coroczne aktualizacje.

Jakie érodﬁt}a podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i
skutecznego sowania produktu Kolbam?

W celu zapewnienia moZl@e najbezpieczniejszego stosowania produktu Kolbam opracowano plan
zarzadzania ryzykiem. W o@ iu o ten plan w charakterystyce produktu leczniczego i ulotce dla
pacjenta dotyczacych produktu Kolbam zawarto informacje dotyczace bezpieczenstwa, w tym
odpowiednie $rodki ostroznos’ci%/igzujqce personel medyczny i pacjentéw.

Dodatkowo firma wprowadzajaca proé ikt Kolbam do obrotu zapewni materiaty edukacyjne zawierajace
informacje na temat prawidtowego i bezp{ekznego stosowania produktu Kolbam dla wszystkich lekarzy,
ktérzy mogq przepisywac ten lek. 0

Wiecej informacji znajduje sie w streszczeniu Dl%arzadzania ryzykiem.
Inne informacje dotyczace produktu Ko@;’m

W dniu 20 listopada 2015 r. Komisja Europejska przyzna’ra%olenie na dopuszczenie produktu

Kolbam do obrotu wazne w catej Unii Europejskiej. /)

Petne sprawozdanie EPAR i streszczenie planu zarzadzania ryzykie? czace produktu Kolbam
znajduja sie na stronie internetowej Agencji pod adresem: ema.europ Find medicine/Human
medicines/European public assessment reports W celu uzyskania dodat h informacji dotyczacych
leczenia produktem Kolbam nalezy zapoznac sie z ulotka dla pacjenta (takzeﬁ?@éé EPAR) badz
skontaktowac sie z lekarzem lub farmaceuta. C‘e

Streszczenie opinii Komitetu ds. Sierocych Produktéw Leczniczych dotyczacej produ olbam

znajduje sie na stronie internetowej Agencji: ema.europa.eu/Find medicine/Human mec@nes/Rare
disease designation O(')

Data ostatniej aktualizacji: 02.2016. Oé
/e
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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/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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