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Pombiliti (cipaglukozidaza alfa)
Prehlad o lieku Pombiliti a pre¢o bol povoleny v EU

€o je liek Pombiliti a na ¢o sa pouziva?

Pombiliti je liek, ktory sa pouziva na lieCbu dospelych s neskorou formou Pompeho choroby
(nedostatkom kyseliny alfa-glukozidazy [GAA]), dedi¢nou poruchou, pri ktorej maju pacienti tazkosti s
dychanim a svalovu slabost. Liek Pombiliti sa pouziva v kombinacii s inym liekom, miglustatom.

Liek Pombiliti obsahuje liecivo cipaglukozidaza alfa.

Ako sa liek Pombiliti pouziva?

Liek Pombiliti sa podava infaziou (na kvapkanie) do zily kazdy druhy tyzden. Influzia sa zacina jednu
hodinu po uziti miglustatu a trva Styri hodiny. Liek Pombiliti sa méze podavat v domacom prostredi

u pacientov, ktori dobre znasaju infuzie.

Vydaj lieku je viazany na lekarsky predpis a na lie€bu ma dohliadat lekar, ktory ma sklsenosti s
lieCbou pacientov s Pompeho chorobou alebo podobnymi chorobami.

Viac informacii o pouzivani lieku Pombiliti si precitajte v pisomnej informacii pre pouzivatela alebo
kontaktujte svojho lekara alebo lekarnika.

Akym sposobom liek Pombiliti acinkuje?

Pacientom s Pompeho chorobou chyba enzym nazyvany kyselina alfa-glukozidaza (GAA), ktory je
dolezity pri rozkladani glykogénu (komplexného cukru ulozeného v tele) na glukdézu (jednoduchy
cukor). V dbsledku toho sa glykogén hromadi vo svaloch vratane srdca a branice (hlavny dychaci sval
pod plticami), ¢o spdsobuje srdcové problémy, tazkosti s dychanim a svalovu slabost.

Liecivo lieku Pombiliti, cipaglukozidaza alfa, je enzym, ktory posobi rovnakym sposobom ako chybajuci
enzym GAA (t. j. rozkladanie glykogénu na glukdzu). Nahradza GAA a zabranuje dalSiemu poskodeniu
sp6sobenému hromadenim glykogénu. Liek Pombiliti sa podava v kombinacii s miglustatom,
enzymovym stabilizatorom, ktory pomaha udrziavat funkénost cipaglukozidazy alfa.
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Aké prinosy lieku Pombiliti boli preukazané v studiach?

V hlavnej studii, na ktorej sa zGcastnilo 125 pacientov, sa preukazalo, ze liek Pombiliti v kombinacii s
miglustatom zlepsil fyzické schopnosti pacientov s neskorou formou Pompeho choroby. V studii sa
skimali zmeny vo vzdialenosti, ktor( pacienti dokazali prejst pred lie¢bou a po nej. Pacienti lieeni
liekom Pombiliti a miglustatom dokazali za Sest minut prejst v priemere o 20 metrov viac ako pred
liecbou.

Aké rizika sa spajaju s pouzivanim lieku Pombiliti?

Najlastejsie vedlajsie Ucinky lieku Pombiliti (ktoré mézu postihnit az 1 osobu z 10) su zimnica,
zavraty, navaly tepla, ospalost, neprijemny pocit v hrudniku, kasel, opuch v mieste podania infizie a
bolest.

Zavazné vedlajsie Ucinky (ktoré moézu postihnit az 1 osobu z 50) su svrbiaca vyrazka, zavazné
alergické reakcie, horucka, pocit slabosti, tazkosti s dychanim, opuch v hrdle, sipot a nizky krvny tlak.

Liek Pombiliti nesmu pouzivat osoby, ktoré mali Zivot ohrozujlce alergické reakcie na liedivo alebo na
iné zlozky lieku. Liek nesmu pouzivat ani osoby, ktoré nemdzu absolvovat lie¢bu miglustatom.

Zoznam vsetkych vedlajsich ucinkov a obmedzeni sa nachadza v pisomnej informacii pre pouzivatela.
Preco bol liek Pombiliti povoleny v EU?

Pompeho choroba je zriedkavé a vysilujuce ochorenie, pri ktorom maju pacienti Zivot ohrozujlice srdcové
a respiracné problémy. V Studiach sa preukazalo, ze ked sa liek Pombiliti podava v kombinacii s
miglustatom, ucinne zlepSuje alebo stabilizuje fyzické schopnosti pacientov s neskorou formou Pompeho
choroby. Vedlajsie Gcinky lieku Pombiliti, ktoré s vacsinou mierne az stredne zavazné, sa povazuju za
zvladnutelné. Eurdpska agentlra pre lieky rozhodla, ze prinosy lieku Pombiliti si vécsSie ako rizika
spojené s jeho pouzivanim a Ze liek mdze byt povoleny na pouzivanie v EU.

Aké opatrenia sa prijimajui na bezpecné a Gcinné pouzivanie lieku
Pombiliti?

Spoloénost, ktora liek Pombiliti uvddza na trh, poskytne vzdeldvacie materidly o inflzii v domacom
prostredi zdravotnickym pracovnikom, od ktorych sa ofakava, Zze budl liek Pombiliti predpisovat,
vydavat alebo pouzivat. Ich cielom je poskytnitf usmernenie o tom, ako sa maju lieky Pombiliti a
miglustat podavat pacientom a ako riadit rizikd slvisiace s infUziou, ako su alergické reakcie. Pacienti
dostanu aj prirucku o inflzii v domacom prostredi a dennik na zaznamenavanie infuzneho podavania,
ktoré im pomdZzu rozpoznat a nahlasit reakcie suvisiace s infGziou.

Na bezpecné a ucinné pouzivanie lieku Pombiliti boli do sihrnu charakteristickych vlastnosti lieku
a pisomnej informacie pre pouzivatela zahrnuté aj odporicania a opatrenia, ktoré maju zdravotnicki
pracovnici a pacienti dodrziavat.

Tak ako pri vSetkych liekoch, aj udaje o pouzivani lieku Pombiliti v kombinacii s miglustatom sa
neustale kontroluju. Vedlajsie Ucinky hladsené pri lieku Pombiliti sa dokladne hodnotia a zabezpecuju sa
akékolvek nevyhnutné kroky na ochranu pacientov.

Dalsie informacie o lieku Pombiliti

Dalgie informécie o lieku Pombiliti sa nachadzaju na webovej stranke agenttry:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/pombiliti
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