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Pombiliti (alfa-cipagliikozidaz)
A Pombiliti-re vonatkozd attekintés és az EU-ban valé engedélyezésének
indoklasa

Milyen tipusi gyodgyszer a Pombiliti és milyen betegségek esetén
alkalmazhaté6?

A Pombiliti a kés6i megjelenésli Pompe-kdrban (a savas a-glikozidaz [GAA] hidnya) szenvedd
felnbttek kezelésére alkalmazott gydgyszer. Ez egy Orokletes betegség, amely a betegeknél 1égzési
nehézségeket és izomgyengeséget okoz. A Pombiliti-t egy masik gydgyszerrel, a miglusztattal
kombinaciéban alkalmazzak.

A Pombiliti hatéanyaga az alfa-cipaglikozidaz.
Hogyan kell alkalmazni a Pombiliti-t?

A Pombiliti-t kéthetente, vénas infzid formajaban kell beadni. Az inflziot a miglusztat bevétele utan
1 o6raval kell elinditani, és 4 6ran at tart. A Pombiliti otthon is adhatoé olyan betegeknek, akik jol
tolerdljak az infuzidkat.

A gyogyszer csak receptre kaphato, és a kezelést a Pompe-kdérban vagy hasonld betegségben

szenvedd betegek kezelésében tapasztalattal rendelkezd orvosnak kell felligyelnie.

A Pombiliti alkalmazasaval kapcsolatban tovabbi informacidért olvassa el a betegtajékoztatodt, illetve
kérdezze meg kezelGorvosat vagy gyogyszerészét.

Hogyan fejti ki hatasat a Pombiliti?

A Pompe-kérban szenvedd betegeknél hianyzik a savas a-glikozidaz (GAA) nevl enzim, amely fontos
a glikogénnek (a szervezetben tarolt 6sszetett cukor) gliikdzra (egyszerl cukor) torténd lebontasaban.
Ennek eredményeként a glikogén felhalmozddik az izmokban - igy a szivben és a rekeszizomban (a
tudo alatti f6 1égz6izom) is —, ami szivproblémakat, |égzési nehézségeket és izomgyengeséget okoz.

Official address Domenico Scarlattilaan 6 e 1083 HS Amsterdam e The Netherlands
Address for visits and deliveries Refer to www.ema.europa.eu/how-to-find-us
Send us a question Go to www.ema.europa.eu/contact Telephone +31 (0)88 781 6000 An agency of the European Union

© European Medicines Agency, 2023. Reproduction is authorised provided the source is acknowledged.


http://www.ema.europa.eu/how-to-find-us
http://www.ema.europa.eu/contact
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu-3-18-2000
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu-3-18-2000

A Pombiliti hatéanyaga, az alfa-cipagliikozidaz, egy enzim, amely ugyanugy fejti ki hatasat, mint a
hidnyzé GAA enzim (azaz a glikogént lebontja gliikdzra). Pétolja a GAA-t, és megeldzi a glikogén
felhalmozddasa altal okozott tovabbi karosodast. A Pombiliti-t miglusztattal, egy enzimstabilizatorral
kombinaciéban alkalmazzak, amely segiti az alfa-cipagliikoziddz mikodésének a fenntartasat.

Milyen el6nyei voltak a Pombiliti alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

Egy 125 beteg részvételével végzett f6 vizsgdlat igazolta, hogy a miglusztattal kombinaciéban adott
Pombiliti javitotta a kés6i megjelenés(i Pompe-kdrban szenvedd betegek fizikai képességeit. A
vizsgalatban azt tanulmanyoztak, hogy hogyan valtozott az a tavolsdg, amelyet a betegek a kezelés
el6tt, illetve utan képesek voltak lesétalni. A Pombiliti-vel és miglusztattal 1 éven at kezelt betegek 6
perc alatt atlagosan 20 méterrel tobbet tudtak megtenni, mint a kezelés eldtt.

Milyen kockazatokkal jar a Pombiliti alkalmazasa?

A Pombiliti leggyakoribb mellékhatasai (10 beteg kozll legfeljebb 1-nél jelentkezhet) a hidegrazas, a
szédulés, a kivorosodés, az aluszékonysag, a mellkasi diszkomfortérzés, a kéhogés, duzzanat az
infuzié beadasanak helyén és a fajdalom.

A sulyos mellékhatasok (50 beteg kozil legfeljebb 1-nél jelentkezhet) a viszketd borkilités, a sulyos
allergias reakcidk, a laz, az ajulasérzés, a légzési nehézség, a torok duzzanata, a sipold légzés és az
alacsony vérnyomas.

A Pombiliti nem alkalmazhatd olyan személyeknél, akiknél életveszélyes allergias reakcid |épett fel a
hatéanyaggal vagy a gydgyszer barmely mas 0sszetevijével szemben. A gydgyszer nem alkalmazhato
olyan személyeknél sem, akik nem szedhetnek miglusztatot.

Az 6sszes mellékhatds és a korlatozasok teljes felsoroldsa a betegtajékoztatdban taladlhato.
Miért engedélyezték a Pombiliti forgalomba hozatalat az EU-ban?

A Pompe-kér egy ritka és a szervezetet legyengité betegség, amely életveszélyes sziv- és |égzGszervi
problémakat okoz a betegeknél. A vizsgalatok azt mutattak, hogy a miglusztattal kombinaciéban
alkalmazott Pombiliti hatékonyan javitja vagy stabilizélja a kés6i megjelenésli Pompe-kérban szenvedd
betegek fizikai képességeit. A Pombiliti mellékhatasait, amelyek tobbnyire enyhék vagy kozepesen
sulyosak, kezelhetének tekintik. Az Eurdpai Gydgyszeriigynokség megallapitotta, hogy a Pombiliti
alkalmazasanak el6nyei meghaladjak a kockazatokat, ezért a gyogyszer alkalmazasa az EU-ban
engedélyezhetd.

Milyen intézkedések vannak folyamatban a Pombiliti biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabol?

A Pombiliti-t forgalmazd vallalat oktatéanyagokat fog biztositani az inflzié otthoni alkalmazasardl
azoknak az egészségiigyi szakembereknek a szamara, akik a Pombiliti-t varhatéan felirjak, kiadjak
vagy alkalmazzak. Az oktatéanyagok célja, hogy Utmutatast nyujtsanak a Pombiliti és a miglusztat
betegeknek tortén6 beadasahoz, valamint az inflzidval kapcsolatos kockazatok, példaul az allergias
reakcidk kezeléséhez. A betegek is kapnak egy utmutatét az infuzié otthoni alkalmazasaval
kapcsolatban, valamint egy infuzidés naplét, amely segitséget nyujt az inflzidéra adott reakcidk
felismeréséhez és bejelentéséhez.

A Pombiliti biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségligyi szakemberek és a
betegek altal kovetends ajanlasok és dvintézkedések szintén feltliintetésre kertiltek az alkalmazasi
el6irdsban és a betegtajékoztatoban.
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A Pombiliti miglusztattal kombinacidban torténd alkalmazasaval kapcsolatban felmerild informaciokat -
hasonldéan minden mas gydgyszerhez - folyamatosan figyelemmel kisérik. A Pombiliti alkalmazasaval
Osszefliggésben jelentett feltételezett mellékhatdsokat gondosan értékelik, és a biztonsagos és
hatékony alkalmazas érdekében a sziikséges intézkedéseket meghozzak.

A Pombiliti-vel kapcsolatos egyéb informacio

A Pombiliti-vel kapcsolatban tovabbi informacié az Eurdpai Gyogyszeriigyndkség honlapjan taldlhato:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/pombiliti
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