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Pombiliti (cipaglukosidasa alfa)
Prehled pro pripravek Pombiliti a proC byl pripravek registrovan v EU

Co je pripravek Pombiliti a k cemu se pouziva?

Pombiliti je IéCivy pFipravek, ktery se pouziva k 1écbé dospélych s pozdni formou Pompeho nemoci
(deficitem kyselé a-glukosidazy (GAA)), coz je dédi¢né onemocnéni provazené potizemi s dychanim
a svalovou slabosti. Pfipravek Pombiliti se pouzivd v kombinaci s jinym léCivem miglustatem.

Pripravek Pombiliti obsahuje IéCivou latku cipaglukosidasa alfa.

Jak se pripravek Pombiliti pouziva?

Pripravek Pombiliti se podava infuzi (kapanim) do zily jednou za dva tydny. Infuze se zahajuje
1 hodinu po uZiti miglustatu a trva 4 hodiny. U pacientd, ktefi infuze dobfe snaseji, mize byt pFipravek
Pombiliti podavan v domacim prostredi.

Vydej IéCivého pripravku je vazan na lékarsky predpis. Lécba by méla byt provadéna lékarem se
zku$enostmi s 1é¢bou pacientli s Pompeho nemoci nebo podobnymi onemocnénimi.

Vice informaci o pouzivani pFfipravku Pombiliti naleznete v pfibalové informaci nebo se obratte na
svého lékare Ci lékarnika.

Jak pripravek Pombiliti plisobi?

Pacientdm s Pompeho nemoci chybi enzym zvany kysela a-glukosidaza (GAA), ktery je dlleZity pro
$tépeni glykogenu (sloZitého cukru ulozeného v téle) na glukézu (jednoduchy cukr). V désledku toho
se glykogen hromadi ve svalech, vcetné srdecniho svalu a branice (hlavniho dychaciho svalu pod
plicemi), coz zplsobuje srde¢ni problémy, potize s dychanim a svalovou slabost.

Léciva latka v pripravku Pombiliti, cipaglukosidasa alfa, je enzym, ktery plsobi stejnym zplsobem jako
chybéjici enzym GAA (tj. stépi glykogen na glukézu). Nahrazuje GAA a zabranuje dalsimu poskozeni
zplsobenému hromadénim glykogenu. Pfipravek Pombiliti se podava v kombinaci s miglustatem, coz je
stabilizator enzymd, ktery napomaha cipaglukosidase alfa zlstat funkéni.
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Jaké prinosy pripravku Pombiliti byly prokazany v pribéhu studii?

Hlavni studie, do které bylo zafazeno 125 pacientl, prokazala, ze pfipravek Pombiliti v kombinaci

s miglustatem zlep$uje fyzické schopnosti pacient s pozdni formou Pompeho nemoci. Studie zkoumala
zmeény ve vzdalenosti, kterou pacienti dokazali ujit pred lIéCbou a po ni. Pacienti IéCeni pFipravkem
Pombiliti v kombinaci s miglustatem po dobu jednoho roku dokazali ujit za 6 minut v priméru

0 20 metr{ vice neZ pred lé¢bou.

Jaka rizika jsou spojena s pripravkem Pombiliti?

Nejcastéjsimi nezaddoucimi Gcinky pFipravku Pombiliti (které mohou postihnout az 1 osobu z 10) jsou
zimnice, zavrat, zrudnuti, ospalost, hrudni diskomfort (nepfijemné pocity v oblasti hrudniku), kasel,
zdureni v misté infuze a bolest.

Zavaznymi nezadoucimi Gcinky (které mohou postihnout az 1 osobu z 50) jsou svédiva vyrazka,
zavazné alergické reakce, horecka, pocit malatnosti, potize s dychanim, otok hrdla, sipani a nizky
krevni tlak.

Pfipravek Pombiliti nesmi pouzivat osoby, u kterych se vyskytly Zivot ohrozujici alergické reakce na
|éCivou latku nebo na kteroukoli dalsi slozku tohoto pfipravku. Nesmi jej pouzivat ani osoby, které
nemohou uzivat miglustat.

Uplny seznam nezadoucich G¢inkd a omezeni je uveden v pribalové informaci.
Na zakladé c¢eho byl pripravek Pombiliti registrovan v EU?

Pompeho nemoc je vzacné a vysilujici onemocnéni, pfi némz pacienti trpi zivot ohrozujicimi srdec¢nimi
a respiracnimi potizemi. Ze studii vyplyva, Zze pfipravek Pombiliti je pfi podavani v kombinaci
s miglustatem G&inny v rdmci zlepgovani nebo stabilizace fyzickych schopnosti pacientt s pozdni formou
Pompeho nemoci. Nezadouci Ucinky pfipravku Pombiliti, které jsou vétSinou mirné az stredné zavazné,
jsou povazovany za zvladatelné. Evropska agentura pro |éCivé pripravky proto rozhodla, Ze pfinosy
piipravku Pombiliti prevysuji jeho rizika, a mize tak byt registrovan k pouZiti v EU.

Jaka opatreni jsou uplatnovana k zajisténi bezpecného a ucinného
pouzivani pripravku Pombiliti?

Spoleé&nost, ktera pFipravek Pombiliti dodava na trh, poskytne zdravotnickym pracovnikdim, u nichz se
ocCekava, ze budou tento pripravek predepisovat, vydavat nebo pouzivat, edukacni materidly pro
podavani infuzi v domacim prostredi. Jejich cilem je poskytnout pokyny, jak by mél byt pfipravek
Pombiliti v kombinaci s miglustatem podavan pacientim a jak zvladat rizika souvisejici s infuzi, jako
jsou alergické reakce. Také pacienti obdrzi priruc¢ku k podavani infuzi v domacim prostiedi a denik pro
zdznam infuzi, ktery jim pomUzZe rozpoznat a hlasit reakce souvisejici s infuzi.

Do souhrnu Gdajl o piipravku a pfibalové informace byla rovnéz zahrnuta doporudeni a opatfeni pro
bezpecné a ucinné pouzivani ptripravku Pombiliti v kombinaci s miglustatem, ktera by méla byt
dodrzovana zdravotnickymi pracovniky i pacienty.

Jako u véech lé¢ivych piipravkd jsou Gdaje o pouzivani pripravku Pombiliti v kombinaci s miglustatem
pribézné sledovany. Podezieni na nezadouci G&inky nahlddend v souvislosti s pfipravkem Pombiliti jsou
peclivé hodnocena a jsou ucdinéna vedkerad nezbytnd opatieni, aby bylo chrédnéno zdravi pacient.
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Dalsi informace o pripravku Pombiliti

Dalsi informace o pripravku Pombiliti jsou k dispozici na internetovych strankach agentury na adrese
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/pombiliti.
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