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Pombiliti (alfa-cipaglucozidaza )
Prezentare generala a Pombiliti si motivele autorizarii medicamentului in UE

Ce este Pombiliti si pentru ce se utilizeaza?

Pombiliti este un medicament utilizat pentru tratarea adultilor cu boala Pompe cu debut tardiv [deficit
de acid alfa-glucozidaza acida (GAA)], o tulburare ereditara in care pacientii au dificultati de respiratie
si slabiciune musculara. Pombiliti se utilizeaza in asociere cu alt medicament, miglustat.

Pombiliti contine substanta activa alfa-cipaglucozidaza.

Cum se utilizeaza Pombiliti?

Pombiliti se administreaza sub forma de perfuzie intravenoasa (picurare in venad) o data la doua
saptamani. Perfuzia incepe la 1 ord dupa administrarea miglustatului si dureaza 4 ore. Pombiliti poate
fi administrat la domiciliu la pacientii care tolereaza bine perfuziile.

Medicamentul se poate obtine numai pe baza de prescriptie medicald, iar tratamentul trebuie
supravegheat de un medic cu experienta in tratamentul pacientilor cu boala Pompe sau cu boli
similare.

Pentru informatii suplimentare cu privire la utilizarea Pombiliti, cititi prospectul sau adresati-va
medicului dumneavoastra sau farmacistului.

Cum actioneaza Pombiliti?

Pacientilor cu boala Pompe le lipseste o enzima numita alfa-glucozidaza acida (GAA) care este
importanta pentru descompunerea glicogenului (un zahar complex depozitat in organism) in glucoza
(un zahar simplu). Ca urmare, glicogenul se acumuleaza in muschi, inclusiv in inima si in diafragma
(principalul muschi respirator situat sub plamani), cauzand probleme cardiace, dificultati de respiratie
si slabiciune musculara.

Substanta activa din Pombiliti, alfa-cipaglucozidaza, este o enzima care actioneaza in acelasi mod ca
enzima GAA care lipseste (adica descompune glicogenul in glucoza). Aceasta inlocuieste GAA si previne
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aparitia altor leziuni cauzate de acumularea de glicogen. Pombiliti se administreaza in asociere cu
miglustat, un stabilizator enzimatic care ajutd la mentinerea functionalitatii alfa-cipaglucozidazei.

Ce beneficii a prezentat Pombiliti pe parcursul studiilor?

Un studiu principal care a cuprins 125 de pacienti a demonstrat ca Pombiliti in asociere cu miglustat a
fmbunatatit capacitatile fizice ale pacientilor cu boala Pompe cu debut tardiv. Studiul a analizat
modificarile distantei pe care pacientii au putut sa o parcurga in mers inainte si dupa tratament.
Pacientii tratati cu Pombiliti si miglustat timp de un an au putut merge, in medie, cu 20 m mai mult in
6 minute decat inainte de tratament.

Care sunt riscurile asociate cu Pombiliti?

Cele mai frecvente reactii adverse asociate cu Pombiliti (care pot afecta cel mult 1 persoana din 10)
sunt frisoane, ameteli, inrosirea fetei, somnolenta, disconfort in piept, tuse, umflare la locul perfuziei si
durere.

Reactii adverse grave (care pot afecta cel mult 1 persoana din 50) sunt eruptii pe piele insotite de
mancarime, reactii alergice grave, febra, senzatie de lesin, dificultati de respiratie, umflarea gatului,
respiratie suieratoare si tensiune arteriala mica.

Pombiliti este contraindicat la persoanele care au avut reactii alergice, care pun viata in pericol, la
substanta activa sau la oricare dintre celelalte ingrediente ale medicamentului. De asemenea,
medicamentul este contraindicat la persoanele care nu pot primi miglustat.

Pentru lista completa de reactii adverse si restrictii, cititi prospectul.
De ce a fost autorizat Pombiliti in UE?

Boala Pompe este o boala rara si invalidanta, in care pacientii au probleme cardiace si respiratorii care
pun viata in pericol. Studiile arata ca, atunci cand este administrat in asociere cu miglustat, Pombiliti
este eficace in imbunatatirea sau stabilizarea capacitatilor fizice ale pacientilor cu boald Pompe cu debut
tardiv. Reactiile adverse ale Pombiliti, care sunt in cea mai mare parte usoare pana la moderate, sunt
considerate gestionabile terapeutic. Prin urmare, Agentia Europeana pentru Medicamente a hotarat ca
beneficiile Pombiliti sunt mai mari decét riscurile asociate si acest medicament poate fi autorizat pentru
utilizare in UE.

Ce masuri se iau pentru utilizarea sigura si eficace a Pombiliti?

Compania care comercializeaza Pombiliti va furniza materiale educationale privind perfuzia la domiciliu
profesionistilor din domeniul sanatatii care urmeaza sa prescrie, sa elibereze sau sa utilizeze Pombiliti.
Scopul lor este sa ofere pacientilor indrumari privind modul in care trebuie administrate Pombiliti si
miglustatul si privind modul de gestionare a riscurilor asociate perfuziei, cum ar fi reactiile alergice. De
asemenea, pacientii vor primi un ghid despre perfuzia la domiciliu si un jurnal de perfuzie pentru a-i
ajuta sa recunoasca si sa raporteze reactiile legate de perfuzie.

In Rezumatul caracteristicilor produsului si in prospect au fost incluse, de asemenea, recomandari si
masuri de precautie pentru utilizarea sigura si eficace a Pombiliti si miglustatului, care trebuie
respectate de personalul medical si de pacienti.

Ca pentru toate medicamentele, datele cu privire la utilizarea Pombiliti in asociere cu miglustat sunt
monitorizate continuu. Reactiile adverse suspectate raportate pentru Pombiliti sunt evaluate cu atentie
si sunt luate masurile necesare pentru protectia pacientilor.
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Alte informatii despre Pombiliti

Informatii suplimentare cu privire la Pombiliti sunt disponibile pe site-ul agentiei:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/pombiliti
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