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Pombiliti (cipaglukosidas alfa)

Sammanfattning av Pombiliti och varfér det ar godkant inom EU

Vad ar Pombiliti och vad anvands det for?

Pombiliti ar ett lakemedel som anvands for att behandla vuxna med sen debut av Pompes sjukdom
(brist pa surt alfaglukosidas [GAA]), en &rftlig sjukdom vid vilken patienterna har andningssvarigheter
och muskelsvaghet. Pombiliti anvénds i kombination med ett annat lakemedel, namligen miglustat.

Pombiliti innehaller den aktiva substansen cipaglukosidas alfa.

Hur anvands Pombiliti?

Pombiliti ges genom infusion (dropp) i en ven varannan vecka. Infusionen startar 1 timme efter intag
av miglustat och pagar i 4 timmar. Pombiliti kan ges i hemmet till patienter som tolererar infusionerna
val.

Lakemedlet ar receptbelagt och behandling ska 6vervakas av ldkare med erfarenhet av att behandla
patienter med Pompes sjukdom eller liknande sjukdomar.

Fér mer information om hur du anvander Pombiliti, I1ds bipacksedeln eller tala med ldkare eller
apotekspersonal.

Hur verkar Pombiliti?

Patienter med Pompes sjukdom saknar enzymet surt alfaglukosidas (GAA). Detta enzym behovs for att
bryta ner glykogen (ett komplext socker som lagras i kroppen) till glukos (ett enkelt socker). Till féljd
av detta ansamlas glykogen i musklerna, daribland hjartat och diafragman (den viktigaste
andningsmuskeln under lungorna), vilket orsakar hjartproblem, andningssvarigheter och
muskelsvaghet.

Den aktiva substansen i Pombiliti, cipaglukosidas alfa, &r ett enzym som verkar p& samma satt som
det saknade GAA-enzymet (dvs. det bryter ner glykogen till glukos). Det ersdtter GAA och férhindrar
ytterligare skador som orsakas av ansamling av glykogen. Pombiliti ges i kombination med miglustat,
en enzymstabilisator som hjalper cipaglukosidas alfa att forbli funktionellt.
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Vilka fordelar med Pombiliti har visats i studierna?

En huvudstudie pa 125 patienter visade att Pombiliti i kombination med miglustat férbattrade den
fysiska formagan hos patienter med sen debut av Pompes sjukdom. I studien tittade man pa
forandringar i hur I8ngt patienterna kunde ga fére och efter behandlingen. I genomsnitt kunde
patienter som behandlats med Pombiliti och miglustat under 1 &r g& 20 meter langre pa 6 minuter &n
de kunde fore behandlingen.

Vilka ar riskerna med Pombiliti?

De vanligaste biverkningarna som orsakas av Pombiliti (kan forekomma hos upp till 1 av 10
anvandare) &r frossa, yrsel, rodnad, sémnighet, obehag i brostet, hosta, svullnad pa infusionsstillet
och smarta.

Allvarliga biverkningar (kan forekomma hos upp till 1 av 50 anvéndare) ar kliande hudutslag, allvarliga
allergiska reaktioner, feber, matthetskansla, andningssvérigheter, svullnad i halsen, vdsande andning
och 13gt blodtryck.

Pombiliti far inte ges till personer som har fatt livshotande allergiska reaktioner av den aktiva
substansen eller ndgot annat innehdllsdmne i ldkemedlet. Det far inte heller ges till personer som inte
kan f& miglustat.

En fullstédndig férteckning 6ver biverkningar och restriktioner finns i bipacksedeln.

Varfor ar Pombiliti godkant i EU?

Pompes sjukdom &r en sallsynt och funktionsnedsattande sjukdom dar patienterna har livshotande hjart-
och andningsproblem. Studier visar att Pombiliti som ges i kombination med miglustat ar effektivt nar
det géller att forbattra eller stabilisera den fysiska formagan hos patienter med sen debut av Pompes
sjukdom. Pombilitis biverkningar, som oftast &r lindriga till mattliga, anses vara hanterbara. Europeiska
lakemedelsmyndigheten (EMA) fann darfor att férdelarna med Pombiliti ar stdrre an riskerna och att
Pombiliti kan godkannas fér forsaljning i EU.

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

Féretaget som marknadsfér Pombiliti kommer att tillhandahalla utbildningsmaterial om infusion i
hemmet till halso- och sjukvardspersonal som férvantas forskriva, ldmna ut eller anvéanda Pombiliti.
Syftet med detta material ar att ge vagledning om hur Pombiliti och miglustat ska ges till patienterna
och hur riskerna i samband med infusionen ska hanteras, t.ex. allergiska reaktioner. Patienterna
kommer ocksd att fa en vagledning om infusion i hemmet och en infusionskalender for att goéra det
enklare att kanna igen och rapportera infusionsreaktioner.

Rekommendationer och forsiktighetsdtgarder som halso- och sjukvardspersonal och patienter ska
iaktta for sdker och effektiv anvandning av Pombiliti och miglustat har ocksa tagits med i
produktresumén och bipacksedeln.

Liksom for alla ldkemedel 6vervakas de vetenskapliga uppgifterna fér Pombiliti i kombination med
miglustat kontinuerligt. Misstankta biverkningar som har rapporterats for Pombiliti utvarderas noggrant
och nédvandiga tgarder vidtas for att skydda patienter.
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Mer information om Pombiliti

Mer information om Pombiliti finns p& EMA:s webbplats:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/pombiliti
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