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Este é um resumo do Relatéru@’ ico Europeu de Avaliacdo (EPAR) relativo ao Kolbam. O seu objetivo
é explicar o modo como a Agénc aliou o medicamento a fim de recomendar a sua autorizagao na
UE, bem como as suas condicdes de@' izacdo. Ndo tem por finalidade fornecer conselhos praticos sobre
a utilizagdo do Kolbam. @

Para obter informacdes praticas sobre a ut%o do Kolbam, os doentes devem ler o Folheto
Informativo ou contactar o seu médico ou far }éU;ico.

O que é o Kolbam e para que é utiIizad%\
O

O Kolbam é um medicamento que contém a substéncia ativ@)3cido cdlico. O acido colico é um «acido
biliar primario», que é um componente principal da bilis (um f# o segregado pelo figado que ajuda
na digestdo das gorduras). /}’

O Kolbam é utilizado para o tratamento prolongado de adultos e criae partir de um més de idade
cujo organismo ndo produz quantidade suficiente de acidos biliares prim s, como o acido célico,
devido a anomalias genéticas que resultam numa deficiéncia das seguintes enzimas hepaticas (do
figado): esterol 27-hidroxilase; 2-metilacil-CoA racemase; ou colesterol 70-hidroxilase.

Quando faltam estes acidos biliares primarios, o organismo produz acidos biliares anormais, que
podem causar lesdes no figado e provocar uma insuficiéncia hepatica potencialmente fatal. Esta
doenca é designada por «erros congénitos da sintese do acido biliar primario».

Dado o numero de doentes afetados por erros congénitos da sintese do acido biliar primario ser
reduzido, a doenga é considerada rara, pelo que o Kolbam foi designado medicamento érfao
(medicamento utilizado em doencgas raras) em 28 de outubro de 2009.
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Como se utiliza o Kolbam?

O Kolbam sé pode ser obtido mediante receita médica e o tratamento deve ser iniciado e
supervisionado por um médico especialista nas doencgas para as quais o Kolbam esta indicado.

O Kolbam esta disponivel na forma de capsulas (50 mg e 250 mg). A dose diaria é escolhida e ajustada
durante o tratamento de cada doente, em fungdo dos niveis de acidos biliares no sangue e na urina do

doente e da respetiva fungao hepatica. A dose didria maxima nao deve exceder 15 mg por quilograma

de peso corporal.

O Kolbam deve ser tomado todos os dias aproximadamente a mesma hora, juntamente com uma
refeicdo. No caso das criancas pequenas que ndo conseguem engolir capsulas, o conteddo das mesmas
pode ser misturado com leite em po para bebé, leite materno extraido, puré de batata ou fruta
esmagada.

Para mais informacdes, consulte o Folheto Informativo.
Como funciona o Kolbam?

O acido cdlico € um dos pri is acidos biliares primarios produzidos pelo figado. O acido célico
contido no Kolbam substitui 0 @dida cdlico em falta no doente. Isto ajuda a reduzir a producdo de
acidos biliares anormais e contri ; ara a atividade normal da bilis no sistema digestivo, aliviando,
desta forma, os sintomas da doenga&

Quais os beneficios demonstr%pelo Kolbam durante os estudos?

O Kolbam foi analisado num estudo principal qu acluiu 52 doentes com erros congénitos da sintese
do acido biliar primario, incluindo 7 doentes com ncia em esterol 27-hidroxilase, 2-metilacil-CoA
racemase ou colesterol 7a-hidroxilase. Os prmapas?e metros de eficacia utilizados neste estudo
foram as alteragdes nos niveis de acido biliar e na funga atica antes e depois do tratamento com o
Kolbam. A eficacia do Kolban para as indicagoes autorlzada% stabelecida com base nos resultados
deste estudo. Tal foi coerente com as expetativas clinicas e os s.extraldos da literatura.

4
Quais sao os riscos associados ao Kolbam? %

O’

Os efeitos secundarios associados ao Kolbam apresentam, de um modo geral uma gravidade ligeira a
moderada e sdo temporarios. Os efeitos secundarios mais frequentes (que podem afetar até 1 em cada
10 pessoas) sdo neuropatia periférica (lesdes nervosas nas maos e nos pés), diarreia, nduseas (enjoo),
refluxo gastrico (acido do estdbmago que sobe até a boca), esofagite (inflamagdo do eséfago), ictericia
(amarelecimento da pele e dos olhos), problemas cutaneos (lesGes da pele) e mal-estar (sensacgdo de
indisposicdo).

O Kolbam é contraindicado quando administrado em associacdo com fenobarbital (um medicamento
para a epilepsia).

Para a lista completa dos efeitos secundarios e restricdes de utilizagdo, consulte o Folheto Informativo.
Por que foi aprovado o Kolbam?

O Comité dos Medicamentos para Uso Humano (CHMP) da Agéncia concluiu que os beneficios do
Kolbam sdo superiores aos seus riscos e recomendou a sua aprovacgao para utilizagdo na UE. O CHMP
concluiu que o Kolbam tem efeitos benéficos em doentes com deficiéncias nas seguintes enzimas
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hepaticas: esterol 27-hidroxilase; 2-metilacil-CoA racemase; e colesterol 7a-hidroxilase. Relativamente
a seguranga, os efeitos secundarios aparentaram ndo ser graves e ser reversiveis.

O Kolbam foi autorizado em circunstancias excecionais. Isto significa que ndo foi possivel obter
informacgao completa sobre o Kolbam devido a raridade da doenca. A Agéncia Europeia de
Medicamentos (EMA) procedera, anualmente, a analise de novas informagdes eventualmente
disponiveis e, se necessario, a atualizagdo do presente resumo.

Que informacao ainda se aguarda sobre o Kolbam?

Dado que o Kolbam foi aprovado em circunstancias excecionais, a empresa que comercializa o Kolbam
ira monitorizar os beneficios e a seguranca do Kolbam a partir de um registo de doentes e fornecer
atualizagbes anuais.

Que medidas estdao a ser adotadas para garantir a utilizacao segura e eficaz
do Kolbam?

Foi desenvolvido um plano de gestdo dos riscos para garantir a utilizacdao segura do Kolbam. Com base
neste plano, foram incluida rmacdes de seguranca no Resumo das Caracteristicas do Medicamento

e no Folheto Informativo do @ m, incluindo as precaucdes apropriadas a observar pelos

*
profissionais de saude e pelos d S.
Além disso, a empresa responsavel p omercializacdo do Kolbam fornecera material informativo
com dados sobre a utilizagdo correta e ra do Kolbam a todos os médicos potencialmente
prescritores deste medicamento. 0/‘

*
Podem ser encontradas informagdes adicionais @umo do plano de gestdo dos riscos

%
Em 20 de novembro de 2015, a Comissao Europeia conced%a Autorizagdo de Introdugdo no
Mercado, valida para toda a Unido Europeia, para o Kolbam. O/‘

O EPAR completo e o resumo do plano de gestdo dos riscos relativo% Kolbam podem ser consultados
no sitio Internet da Agéncia em: ema.europa.eu/Find medicine/Huma @edicines/European public
assessment reports Para mais informacoes sobre o tratamento com o Kolsdm, leia o Folheto
Informativo (também parte do EPAR) ou contacte o seu médico ou farmacéutico.

Outras informacoes sobre o Kolbam

O resumo do parecer emitido pelo Comité dos Medicamentos Orfdos para o Kolbam pode ser
consultado no sitio Internet da Agéncia em: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare
disease designation

Este resumo foi atualizado pela Ultima vez em 02-2016.
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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
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/002081/human_med_001718.jsp
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