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Pombiliti(cipaglukozydaza alfa)
Przeglad wiedzy na temat leku Pombiliti i uzasadnienie udzielenia pozwolenia
na dopuszczenie do obrotu w UE

Czym jest lek Pombiliti i w jakim celu sie go stosuje

Pombiliti jest lekiem stosowanym w leczeniu osdb dorostych z pézng postacig choroby Pompego
(niedobdr kwasnej a-glukozydazy [GAA]), ktéra jest chorobg dziedziczng objawiajaca sie trudnosciami
w oddychaniu i ostabieniem miesni. Lek Pombiliti stosuje sie w skojarzeniu z innym lekiem -
miglustatem.

Substancjg czynng zawartg w leku Pombiliti jest cipaglukozydaza alfa.
Jak stosowac lek Pombiliti

Lek Pombiliti podaje sie za pomocgq infuzji (kropléwka) co drugi tydzien. Infuzja rozpoczyna sie 1
godzine po przyjeciu miglustatu i trwa 4 godziny. Lek Pombiliti mozna podawa¢ pacjentom, ktérzy
dobrze tolerujq infuzje w ich domu.

Lek wydawany na recepte. Leczenie powinien nadzorowac lekarz z doswiadczeniem w leczeniu
pacjentéw z chorobg Pompego lub podobnymi chorobami.

Wiecej informacji o sposobie stosowania leku Pombiliti znajduje sie w Ulotce dla pacjenta lub udzieli
ich lekarz lub farmaceuta.

Jak dziata lek Pombiliti

U pacjentow z chorobg Pompego wystepuje niedobdr kwasnej a-glukozydazy [GAA], ktdry jest istotny
przy rozktadaniu glikogenu (ztozony cukier przechowywany w organizmie) w glukoze (prosty cukier). W
rezultacie glikogen gromadzi sie w miesniach, w tym w sercu i przeponie (gtdwny miesien oddechowy
pod ptucami), powodujac nieprawidtowe dziatanie serca, trudnosci w oddychaniu i ostabienie miesni.
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Substancja czynna leku Pombiliti, cipaglukozydaza alfa, jest enzymem, ktdéry dziata w taki sam sposdb,
jak brakujacy enzym GAA (tj. rozktada glikogen na glukoze). Zastepuje on GAA i zapobiega dalszym
uszkodzeniom powodowanym przez gromadzenie sie glikogenu. Lek Pombiliti podaje sie w skojarzeniu
z miglustatem, enzymatycznym stabilizatorem, ktdry pomaga cipaglukozydazie alfa zachowa¢ zdolnos¢
do dziatania.

Korzysci ze stosowania leku Pombiliti wykazane w badaniach

W badaniu gtéwnym z udziatem 125 pacjentéw wykazano, ze lek Pombiliti w skojarzeniu z miglustatem
poprawiat zdolnosci fizyczne pacjentdw z pdzng postacig choroby Pompego. W badaniu oceniano
zmiany odlegtosci, jakie pacjenci byli w stanie przeby¢ przed leczeniem i po jego zakonczeniu. Pacjenci
poddani terapii lekiem Pombiliti i miglustatem przez okres 1 roku byli w stanie przej$¢ w ciaggu 6 minut
0 20 metréw wiecej w poréwnaniu do okresu przed rozpoczeciem leczenia.

Ryzyko zwigzane ze stosowaniem leku Pombiliti

Najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Pombiliti (mogace wystapi¢ u 1 na
10 pacjentéw) to: dreszcze, zawroty gtowy, zaczerwienienie, sennos¢, dyskomfort w klatce piersiowej,
kaszel, obrzek w miejscu infuzji i bol.

Powazne dziatania niepozadane (mogace wystapi¢ u 1 na 50 pacjentdéw) to: swedzaca wysypka,
powazne reakcje alergiczne, gorgczka, uczucie zastabniecia, trudnosci w oddychaniu, obrzek gardta,
$wiszczacy oddech i niskie ci$nienie krwi.

Leku Pombiliti nie wolno stosowac u 0séb, u ktérych wystapity zagrazajace zyciu reakcje alergiczne na
substancje czynna lub na ktérykolwiek z pozostatych sktadnikow leku. Leku nie wolno réwniez
stosowac u 0séb, u ktorych istnieje przeciwwskazanie do stosowania miglustatu.

Petny wykaz dziatan niepozgdanych i ograniczen znajduje sie w Ulotce dla pacjenta.

Podstawy dopuszczenia leku Pombiliti do obrotu w UE

Choroba Pompego jest rzadka i ostabiajacg organizm choroba, w przebiegu ktérej u pacjentow wystepujq
zagrazajace zyciu problemy z sercem i oddychaniem. W badaniach wykazano, ze lek Pombiliti podawany
w skojarzeniu z miglustatem skutecznie poprawia lub stabilizuje zdolnosci fizyczne pacjentéw z pdzng
postacig choroby Pompego. Dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Pombiliti, ktére w
wiekszosci maja nasilenie tagodne do umiarkowanego, uznaje sie za mozliwe do kontrolowania.
Europejska Agencja Lekow (EMA) uznata zatem, ze korzysci ptynace ze stosowania leku Pombiliti
przewyzszaja ryzyko i moze on by¢ dopuszczony do stosowania w UE.

Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego
stosowania leku Pombiliti

Firma, ktéra wprowadza lek Pombiliti do obrotu udostepni materiaty edukacyjne dotyczace podawania
infuzji w domu personelowi medycznemu, ktéry ma przepisywaé, wydawac lub stosowac lek Pombiliti.
Ich celem jest zapewnienie wytycznych dotyczacych sposobu podawania pacjentom leku Pombiliti i
miglustatu oraz sposobu postepowania w przypadku ryzyka zwigzanego z wlewem, np. w przypadku
reakcji alergicznych. Pacjenci otrzymajq takze przewodnik dotyczacy podawania infuzji w domu oraz
dzienniczek infuzji, ktére pomogg rozpoznac i zgtosi¢ reakcje zwigzane z infuzja.

W celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego stosowania leku Pombiliti w Charakterystyce Produktu
Leczniczego i w Ulotce dla pacjenta zawarto rowniez zalecenia i srodki ostroznosci przeznaczone dla
personelu medycznego i pacjentow.
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Tak jak w przypadku wszystkich lekow dane o stosowaniu leku Pombiliti w skojarzeniu z miglustatem
sq stale monitorowane. Podejrzewane dziatania niepozadane leku Pombiliti sq starannie oceniane i
podejmowane sg wszystkie czynnosci konieczne do ochrony pacjentéw.

Inne informacje dotyczace leku Pombiliti

Dalsze informacje na temat leku Pombiliti znajdujq sie na stronie internetowej Agencji pod adresem:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/pombiliti
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