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Detta &r en sammanfattning Q(det‘offentliga europeiska utredningsprotokollet (EPAR) fér Kolbam. Det

forklarar hur EMA bedémt lakem for att rekommendera godkannande i EU och villkoren for att
anvanda det. Syftet ar inte att ge n%%praktiska rad om hur Kolbam ska anvéndas.

Praktisk information om hur Kolbam ska @??rldas finns i bipacksedeln. Du kan ocks3d kontakta din
lakare eller apotekspersonal. Qb

Vad ir Kolbam och vad anvinds deﬁ%?

Kolbam &r ett ldkemedel som innehdller den aktiva sﬁ%wsen cholsyra. Detta ar en “primar gallsyra”,
som &r en huvudbestandsdel i gallan (en vétska som tillv i,levern och som hjalper till att bryta
ner fett i maten). %

Kolbam &r godkant for livslang behandling av vuxna och barn fré{e@jnads alder som till féljd av
genetiska avvikelser inte kan bilda tillrackligt med primara gallsyror cholsyra, vilket leder till
brist pa foljande leverenzymer: sterol 27-hydroxylas, 2—mety|acy|—CoA—r‘%ﬁ1as eller kolesterol 7a-
hydroxylas. /CS\ .

*

Vid brist p3 primara gallsyror tillverkar kroppen i stallet onormala gallsyror, vil@n skada levern och
eventuellt leda till livshotande leversvikt. Tillstandet kallas "medfédda rubbningar |4@tesen av
primara gallsyror”.

Eftersom antalet patienter med medfédda rubbningar i syntesen av primara gallsyror ar litet betraktas
sjukdomen som séllsynt och Kolbam klassificerades som sarlakemedel (ett ldkemedel som anvands vid
sdllsynta sjukdomar) den 28 oktober 2009.

Hur anvands Kolbam?

Kolbam &r receptbelagt och behandling ska inledas och évervakas av en ldkare som &r specialiserad pa
de sjukdomar som Kolbam anvands for att behandla.
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Kolbam finns som kapslar (50 mg och 250 mg). Under behandlingen véljs och justeras den dagliga
dosen for varje patient beroende pd halterna av gallsyror i blodet och urinen samt patientens
leverfunktion. Den hogsta dagliga dosen far inte 6verskrida 15 mg per kilogram kroppsvikt.

Kolbam ska tas vid ungefar samma tid varje dag i samband med maltid. Till sm& barn som inte kan
svalja kapslar kan innehdllet blandas med modersmjélksersattning, utpumpad bréstmjélk, potatismos
eller fruktpuré.

Mer information finns i bipacksedeln.
Hur verkar Kolbam?

Cholsyra ar en av de viktigaste primara gallsyrorna som framstalls av levern. Cholsyran i Kolbam
ersatter den cholsyra som patienten saknar. Detta bidrar till att minska produktionen av onormala
gallsyror och némallsera gallans aktivitet i matsmaltningssystemet, vilket lindrar sjukdomssymtomen.

Vilken nytta @ Kolbam har visats i studierna?

Kolbam undersoktes i en studie pa 52 patienter med medfédda rubbningar i syntesen av primara
gallsyror, daribland 7 patlenlé m antingen saknade sterol 27-hydroxylas, 2-metylacyl-CoA-racemas
eller kolesterol 7a-hydroxylas. c§;ﬂt|gaste matten pd effekt var férandring av gallsyrevarden och
leverfunktion fore och efter behan -med Kolbam. Kolbams effekt vid de godkanda indikationerna
kunde faststallas av resultaten fran f studie. Detta dverensstamde med de kliniska
forvantningarna och litteraturuppagifter. G/

*
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Vilka ar riskerna med Kolbam? /)
0»

Biverkningarna som orsakas av Kolbam ar i aIIman indriga till mattliga och 6vergdende. De
vanligaste biverkningarna (kan upptrada hos upp till OO personer) ar perifer neuropati (nervskada
i hander och fétter), diarré, illamaende, sura uppstétning agsyra som lacker upp i munnen),

esofagit (inflammation i matstrupen), gulsot (gulféargning av ?%och 6gon), hudproblem (hudskador)
samt sjukdomskénsla.

Kolbam far inte anvédndas i kombination med fenobarbital (ett Iakemgéljrgot epilepsi).

En fullsténdig forteckning 6ver biverkningar och restriktioner finns i blpacgeg\eln

Varfér godkanns Kolbam? Q//)

Y
Kommittén for humanlakemedel (CHMP) fann att nyttan med Kolbam ar stérre an ris a och
rekommenderade att Kolbam skulle godkdnnas for forsaljning i EU. CHMP drog slutsatsen att Kolbam
har gynnsamma effekter hos patienter med brist pa féljande leverenzymer: sterol-27-hydroxylas,
2-metylacyl-CoA-racemas och kolesterol 7a-hydroxylas. Vad gaéller sdkerheten verkade biverkningarna
vara icke-allvarliga och évergdende.

Kolbam har godkénts i enlighet med reglerna om “godkénnande i undantagsfall”. Detta beror pa att det
inte har varit méjligt att fa fullstandig information om Kolbam eftersom sjukdomen &r séllsynt.
Europeiska lakemedelsmyndigheten kommer att granska ny information om produkten varje ar och
uppdatera denna sammanfattning nar det behovs.
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Vilken information om Kolbam saknas for narvarande?

Eftersom Kolbam har godkants i enlighet med reglerna om godkannande i undantagsfall kommer
foretaget som marknadsfér Kolbam att évervaka nyttan och sdkerheten med Kolbam genom ett
patientregister och lamna in arliga uppdateringar.

Vad gors for att garantera sdker och effektiv anvandning av Kolbam?

En riskhanteringsplan har tagits fram for att se till att Kolbam anvénds s sdkert som méjligt. I
enlighet med denna plan har sakerhetsinformation tagits med i produktresumén och bipacksedeln for
Kolbam. Dé&r anges ocksd lampliga férsiktighetsatgérder som vardpersonal och patienter ska vidta.

Féretaget som marknadsfor Kolbam kommer dessutom att se till att alla ldkare som férvantas forskriva
ldkemedlet far ugbildningsmaterial med information som férklarar hur Kolbam anvénds pa ett korrekt
och sakert sat (9'.

I sammanfattninge @/ riskhanteringsplanen finns mer information.

Mer information on@éplbam

Den 20 november 2015 bewl;@@g Europeiska kommissionen ett godkénnande for forséljning av Kolbam
som galler i hela EU. /23

EPAR och sammanfattningen av riskh{n%ﬁ'ingsplanen finns i sin helhet p& EMA:s webbplats
ema.europa.eu/Find medicine/Human m cmes/European public assessment reports. Mer information
om behandling med Kolbam finns i blpackse&g&(mgar ocksd i EPAR). Du kan ocksd kontakta din
lakare eller apotekspersonal.

Sammanfattningen av stallningstagandet om Kolba fgl&n kommittén for sarlakemedel finns pd EMA:s
webbplats: ema.europa.eu/Find medicine/Human me @S/Rare disease designation.

Denna sammanfattning uppdaterades senast 02-2016. 'fe‘o
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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
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/002081/human_med_001718.jsp
http://www.ema.europa.eu/docs/en_GB/document_library/EPAR_-_Risk-management-plan_summary/human/002081/WC500194322.pdf
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