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Este é um resumo do Relatério Publico Europeu de Avaliacdo (EPAR) relativo ao Kanuma. O seu
objetivo é explicar o modo como a Agéncia avaliou o medicamento a fim de recomendar a sua

autorizacao na UE, bem como as suas condigOes de utilizacdo. Nao tem por finalidade fornecer
conselhos praticos sobre a utilizacdo do Kanuma.

Para obter informacgses praticas sobre a utilizacdo do Kanuma, os doentes devem ler o Folheto
Informativo ou contactar o seu médico ou farmacéutico.

O que é o Kanuma e para que é utilizado?

O Kanuma é um medicamento utilizado no tratamento de doentes de todas as idades com deficiéncia
de lipase acida lisossomal. Esta é uma doenca hereditaria causada pela falta de uma enzima chamada
lipase acida lisossomal, a qual é necessaria para decompor as gorduras no interior das células. Quando
a enzima esta ausente ou presente apenas em niveis baixos, as gorduras acumulam-se nas células do
organismo e provocam sintomas como falha no crescimento e lesdes hepaticas.

Dado o numero de doentes com deficiéncia de lipase acida lisossomal ser reduzido, a doenca é
considerada rara, pelo que o Kanuma foi designado medicamento érfao (medicamento utilizado em
doencas raras) a 17 de dezembro de 2010.

O Kanuma contém a substéncia ativa sebelipase alfa.

Como se utiliza o Kanuma?

O tratamento com o Kanuma deve ser supervisionado por um médico com experiéncia no tratamento
da deficiéncia de lipase acida lisossomal, outras doengas metabdlicas ou doencas hepéaticas. O
tratamento deve ser administrado por um profissional de saide com a formacdo adequada que possa
controlar emergéncias médicas (como uma alergia grave). O medicamento sé pode ser obtido
mediante receita médica.
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O Kanuma esta disponivel na forma de concentrado a ser reconstituido numa solugao para perfusdo
(administracdo gota a gota) numa veia. A dose recomendada é de 1 mg por quilograma de peso
corporal, administrado uma vez de duas em duas semanas. A perfusdo deve ter a duracao de 1 a 2
horas.

Nos doentes com uma doenga rapidamente progressiva antes dos 6 meses de idade, uma dose de

1 mg/kg é administrada uma vez por semana ao invés de uma vez de duas em duas semanas; nestes
doentes, a dose pode ser aumentada para 3 mg/kg uma vez por semana com base na resposta ao
tratamento.

O Kanuma deve ser iniciado logo que possivel apds o diagndstico e destina-se a um uso de longa
duragdo.

Como funciona o Kanuma?

A substancia ativa do Kanuma, a sebelipase alfa, € uma cdpia da enzima em falta nos doentes com
deficiéncia de lipase acida lisossomal. A sebelipase alfa substitui a enzima em falta, ajudando na
decomposicdo das gorduras e impedindo que se acumulem no organismo.

Quais os beneficios demonstrados pelo Kanuma durante os estudos?

O Kanuma foi analisado em 2 estudos principais em doentes com deficiéncia de lipase acida lisossomal.
O primeiro estudo incluiu 9 lactentes com falha no crescimento ou outras evidéncias de doenca
rapidamente progressiva nos 6 primeiros meses de vida. O estudo demonstrou que 6 de um total de 9
lactentes que receberam o Kanuma sobreviviam a idade de 1 ano. Também se observaram melhorias
do crescimento em todos os 6 lactentes sobreviventes.

O segundo estudo incluiu 66 doentes (criangas e adultos) e comparou 0 Kanuma com um placebo
(tratamento simulado). O principal parametro de eficacia foi a percentagem de doentes que
alcangaram niveis normais de uma enzima hepatica chamada ALT ao fim de 5 meses de tratamento.
Niveis altos das enzimas ALT constituem um sinal de lesdao hepatica. Neste estudo, 31 % dos doentes
que receberam o Kanuma (11 e 36) alcancaram niveis normais de enzimas ALT, em comparagdo com
7 % dos doentes que receberam o placebo (2 em 30).

Quais sao os riscos associados ao Kanuma?

Os efeitos secundarios mais graves associados ao Kanuma (observados em cerca de 3 doentes em
cada 100) sdo sinais e sintomas de reagles alérgicas graves. Estes incluem desconforto no peito, olhos
vermelhos, inchago das palpebras, dificuldades respiratdrias, erupgdo cutanea pruriginosa, urticaria,
rubor, corrimento nasal, batimentos cardiacos rapidos e respiracdo rapida. Foi também notificado,
sobretudo em lactentes, o desenvolvimento de anticorpos contra o medicamento. Se isto acontecer, o
Kanuma podera ndo funcionar corretamente. Para a lista completa dos efeitos secundarios
comunicados relativamente ao Kanuma, consulte o Folheto Informativo.

O uso do Kanuma é contraindicado em doentes com uma reacdo alérgica potencialmente fatal a
substéncia ativa que ocorre novamente apds a paragem e o novo inicio do tratamento. O uso do
medicamento é também contraindicado em doentes com alergia potencialmente fatal a ovos ou a
qualquer um dos componentes do Kanuma.

Por que foi aprovado o Kanuma?

O Comité dos Medicamentos para Uso Humano (CHMP) da Agéncia concluiu que os beneficios do
Kanuma sdo superiores aos seus riscos e recomendou a sua aprovacao para utilizacdo na UE. O Comité
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constatou a auséncia de quaisquer tratamentos eficazes para a deficiéncia de lipase acida lisossomal e
a elevada taxa de mortalidade em lactentes com doenga rapidamente progressiva. O CHMP considerou
gue o Kanuma levou a melhorias significativas da sobrevivéncia em lactentes, tendo sido eficaz na
melhoria dos sintomas da doenca em doentes de todas as idades. Em termos de seguranca, ndo foram
identificados problemas significativos e os efeitos secundarios graves foram raros ou controlaveis.
Contudo, sdo necessarios dados adicionais sobre os beneficios e a seguranga do medicamento a longo
prazo.

Que medidas estao a ser adotadas para garantir a utilizacao segura e eficaz
do Kanuma?

Foi desenvolvido um plano de gestao dos riscos para garantir a utilizacdo segura do Kanuma. Com
base neste plano, foram incluidas informacdes de seguranca no Resumo das Caracteristicas do
Medicamento e no Folheto Informativo do Kanuma, incluindo as precaugbes apropriadas a observar
pelos profissionais de salde e pelos doentes.

Além disso, a empresa que comercializa o0 Kanuma esta a realizar um estudo em lactentes com doenca
rapidamente progressiva e ird criar um registo de doentes de todas as idades para obter informagoes
adicionais sobre os beneficios e a seguranga do Kanuma a longo prazo, em particular no que se refere
ao risco de reacGes alérgicas e ao desenvolvimento de anticorpos contra o medicamento. A empresa
também fornecera material informativo a todos os médicos que poderdo prescrever o Kanuma,
incentivando-os a inscrever doentes no registo e informando-os sobre como monitorizar os anticorpos
nos doentes e como gerir doentes que desenvolvem reacdes alérgicas graves.

Podem ser encontradas informacgdes adicionais no resumo do plano de gestdo dos riscos

Outras informacoes sobre o Kanuma

O EPAR completo e o resumo do plano de gestdo dos riscos relativos ao Kanuma podem ser
consultados no sitio Internet da Agéncia em: ema.europa.eu/Find medicine/Human

medicines/European public assessment reports. Para mais informagdes sobre o tratamento com o
Kanuma, leia o Folheto Informativo (também parte do EPAR) ou contacte o seu médico ou
farmacéutico.

O resumo do parecer emitido pelo Comité dos Medicamentos Orfdos para o Kanuma pode ser
consultado no sitio Internet da Agéncia em: 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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