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Sahrn spravy EPAR pre verejnost

Kanuma
sebelipaza alfa

Tento dokument je sihrn Eurdpskej verejnej hodnotiacej spravy (EPAR) o lieku Kanuma. Vysvetluje,
akym spdsobom agenttira vyhodnotila liek s ciefom odporudit jeho povolenie na uvedenie na trh v EU
a podmienky jeho pouzivania. Ugelom tohto dokumentu nie je poskytnut praktické rady o tom, ako
pouzivat liek Kanuma.

Ak pacienti potrebuju praktické informacie o pouzivani lieku Kanuma, najdu ich v pisomnej informacii
pre pouzivatelov alebo sa mdZu obratit na svojho odetrujiceho lekara, resp. lekarnika.

€o je liek Kanuma a na ¢o sa pouziva?

Liek Kanuma sa pouziva na lie¢bu pacientov kazdého veku s deficitom lyzozémovej kyslej lipazy. Ide

o dedi¢né ochorenie sp6sobené nedostatkom enzymu nazyvaného lyzozdmova kysla lipaza, ktory je
potrebny na rozkladanie tukov v bunkach. Ked' tento enzym nie je pritomny alebo je pritomny v malom
mnozstve, tuky sa hromadia v bunkach tela, ¢o spbésobuje priznaky ako zlyhanie rastu a posSkodenie
pecene.

KedZe je pocet pacientov s deficitom lyzozomovej kyslej lipazy nizky, ochorenie sa povaZuje za
zriedkavé, a preto bol liek Kanuma dna 17. decembra 2010 oznaceny za liek na ojedinelé ochorenia.

Liek Kanuma obsahuje Gcinnu latku sebelipaza alfa.
Ako sa liek Kanuma pouziva?

Na lie¢bu liekom Kanuma ma dohliadat lekdr so skisenostami s lie¢bou deficitu lyzozémovej kyslej
lipdzy, inych metabolickych ochoreni alebo ochoreni peéene. Liek ma podavat vyskoleny zdravotnicky
pracovnik, ktory dokaze zvladat nidzové lekarske stavy (napriklad zédvazni alergiu). Vydaj lieku je
viazany na lekarsky predpis.
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Liek Kanuma je dostupny vo forme koncentratu, z ktorého sa pripravuje infuzny roztok (na kvapkanie
do zily). Odporucana davka je 1 mg na kilogram telesnej hmotnosti podavana raz za dva tyzdne.
InfGzia ma trvat priblizne 1 aZ 2 hodiny.

U pacientov s rychlo postupujicim ochorenim pred Siestym mesiacom veku sa podava davka 1 mg/kg
raz tyzdenne namiesto raz za dva tyzdne. U tychto pacientov mozno v zavislosti od odpovede na liecbu
zvysit dadvku na 3 mg/kg raz tyzdenne.

Lie¢ba liekom Kanuma sa ma zacat ¢o najskdr po diagndze a liek je uréeny na dlhodobé pouZivanie.
Akym sposobom liek Kanuma ucinkuje?

U¢inna latka lieku Kanuma, sebelipaza alfa, je képiou enzymu, ktory chyba pacientom s deficitom
lyzozémovej kyslej lipazy. Sebelipdza alfa nahrddza chybajlci enzym, &im pomaha rozkladat tuky
a zabranuje ich hromadeniu v bunkach tela.

Aké prinosy lieku Kanuma boli preukazané v studiach?

Liek Kanuma sa skimal v 2 hlavnych studiach u pacientov s deficitom lyzozémovej kyslej lipazy. Prva
studia zahfnala 9 dojciat so zlyhanim rastu alebo inym dokazom rychlo postupujiceho ochorenia

v prvych 6 mesiacoch zivota. V Studii sa preukdzalo, ze 6 z 9 dojciat, ktoré dostavali liek Kanuma,
prezilo do veku 1 roka. U vSetkych 6 dojciat, ktoré prezili, sa pozorovali aj zlepSenia rastu.

Druha studia zahfnala 66 pacientov (deti a dospelych) a liek Kanuma sa v nej porovnaval s placebom
(zdanlivym liekom). Hlavnou mierou Gdinnosti bol podiel pacientov, ktori po 5 mesiacoch liecby dosiahli
normalne hladiny pecefiového enzymu nazyvaného ALT. Vysoké hladiny enzymov ALT sU prejavom
poskodenia pecene. V tejto studii 31 % pacientov, ktori dostavali liek Kanuma (11 z 36), dosiahlo
normalne hladiny enzymov ALT v porovnani so 7 % pacientov, ktori dostavali placebo (2 z 30).

Aké rizika sa spajaja s pouzivanim lieku Kanuma?

Najzavaznejsie vedlajsie Gcinky lieku Kanuma (pozorované u priblizne 3 pacientov zo 100) su prejavy
a priznaky zavaznych alergickych reakcii. Patria medzi ne neprijemny pocit v hrudniku, Cervené odi,
opuch oénych viedok, tazkosti s dychanim, svrbivd vyrdzka, Zihlavka, navaly horG&avy, vytok z nosa,
rychly srdcovy tep a rychle dychanie. Najmé u dojciat bola hldsena aj tvorba protilatok proti lieku. Ak
sa vytvoria protilatky, liek Kanuma nemdze Gc¢inne pbsobit. Zoznam vsetkych vedlajsich tuc¢inkov
pozorovanych pri pouzivani lieku Kanuma sa nachadza v pisomnej informacii pre pouzivatela.

Liek Kanuma sa nesmie pouzivat u pacientov, ktori mali Zivot ohrozujlcu alergick( reakciu na ucinnu
latku, ktord sa znova vyskytla po zastaveni a obnoveni lie¢by. Nesmie sa pouZivat ani u pacientov so
Zivot ohrozujlcou alergiou na vajcia alebo ktorukolvek zo zloziek lieku Kanuma.

Preco bol liek Kanuma povoleny?

Vybor pre lieky na humanne pouzitie (CHMP) agentury rozhodol, Ze prinosy lieku Kanuma su vacsie
ako rizika spojené s jeho pouzivanim, a odporucil udelit povolenie na jeho pouZivanie v EU. Vybor vzal
na vedomie nedostatok U&innej lieéby deficitu lyzozémovej kyslej lipdzy a vysok( iumrtnost dojéiat

s rychlo postupujicim ochorenim. Vybor CHMP konstatoval, Ze liek Kanuma viedol k vyraznému
zlepseniu prezivania dojciat a ucinne zlepsoval priznaky ochorenia u pacientov kazdého veku. Pokial
ide o bezpeénost, neboli identifikované Ziadne vacéSie problémy a zavazné vedlajsie G¢inky boli
zriedkavé alebo zvladnutelné. Su vsak potrebné dalsSie Udaje o dlhodobych prinosoch a bezpecnosti
lieku.
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Aké opatrenia sa prijimaji na bezpecné a (cinné pouzivanie lieku Kanuma?

Na zaistenie Co najbezpecnejsieho pouzivania lieku Kanuma bol vypracovany plan riadenia rizik.

Na zaklade tohto planu boli do suhrnu charakteristickych vlastnosti lieku a pisomnej informacie

pre pouzivatela zahrnuté informacie o bezpecnosti lieku Kanuma vratane prislusnych opatreni, ktoré
maju zdravotnicki pracovnici a pacienti dodrziavat.

Spolo¢nost, ktord uvadza liek Kanuma na trh, navySe vykonava $tudiu u dojdiat s rychlo postupujticim
ochorenim a vytvori register pacientov kazdého veku na ziskanie dalSich informacii o dlhodobych
prinosoch a bezpecnosti lieku Kanuma, a to najma v suvislosti s rizikom alergickych reakcii a tvorbou
protildtok proti lieku. Spolo¢nost poskytne aj vzdeldvaci materidl pre véetkych lekarov, u ktorych sa
ocakava, ze budu liek Kanuma predpisovat, pricom ich bude nabddat, aby zaradovali pacientov do
registra, a bude im poskytovat informacie o tom, ako monitorovat u pacientov protilatky a ako liecit
pacientov, u ktorych sa rozvinu zavazné alergické reakcie.

Viac informacii sa nachadza v suhrne planu riadenia rizik.

Dalsie informacie o lieku Kanuma

UpIné znenie spravy EPAR o lieku Kanuma a sthrn planu riadenia rizik sa nachadzaji na webovej
stranke agentury: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment
reports. Ak potrebujete dalSie informacie o lieCbe liekom Kanuma, precitajte si pisomnu informaciu
pre pouzivatela (sudast spravy EPAR) alebo sa obratte na svojho o$etrujiceho lekdra, resp. lekarnika.

Suhrn stanoviska Vyboru pre lieky na ojedinelé ochorenia k lieku Kanuma sa nachadza na webovej
stranke agentury: 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/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/sk_SK/document_library/EPAR_-_Risk-management-plan_summary/human/004004/WC500188848.pdf
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