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Pombiliti (cipaglucosidase alfa)
Um resumo sobre Pombiliti e porque esta autorizado na UE

O que é Pombiliti e para que é utilizado?

Pombiliti € um medicamento utilizado no tratamento de adultos com doenga de Pompe de inicio tardio
(deficiéncia de alfa-glucosidase acida [GAA]), uma doenca hereditaria na qual os doentes tém
dificuldades respiratodrias e fraqueza muscular. Pombiliti € utilizado em associagdo com outro
medicamento, o miglustato.

Pombiliti contém a substancia ativa cipaglucosidase alfa.
Como se utiliza Pombiliti?

Pombiliti € administrado por perfusdo (administracdo gota a gota) numa veia de duas em duas
semanas. A perfusdo comeca 1 hora apds a toma de miglustato e dura 4 horas. Pombiliti pode ser
administrado em casa em doentes que tolerem bem as perfusdes administradas.

O medicamento s6 pode ser obtido mediante receita médica e o tratamento deve ser supervisionado
por um médico com experiéncia no tratamento de doentes com doenca de Pompe ou doengas
similares.

Para mais informacgdes sobre a utilizagdo de Pombiliti, consulte o Folheto Informativo ou contacte o
seu médico ou farmacéutico.

Como funciona Pombiliti?

Os doentes com doenga de Pompe carecem de uma enzima denominada alfa-glucosidase acida (GAA),
gue é importante para decompor o glicogénio (um acucar complexo armazenado no organismo) em
glucose (um agucar simples). Consequentemente, o glicogénio acumula-se nos musculos, incluindo o
coragdo e o diafragma (o principal musculo respiratorio, localizado por baixo dos pulmdes), causando
problemas cardiacos, dificuldades respiratorias e fraqueza muscular.

A substancia ativa de Pombiliti, a cipaglucosidase alfa, € uma enzima que atua da mesma forma que a
enzima GAA em falta (ou seja, decompondo o glicogénio em glucose). Substitui a GAA e previne
danos
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adicionais causados pela acumulacgdo de glicogénio. Pombiliti € administrado em associagdo com
miglustato, um estabilizador de enzimas que ajuda a cipaglucosidase alfa a manter-se funcional.

Quais os beneficios demonstrados por Pombiliti durante os estudos?

Um estudo principal que incluiu 125 doentes demonstrou que Pombiliti em associacdo com miglustato
melhorou as capacidades fisicas de doentes com doenca de Pompe de inicio tardio. O estudo analisou
as alteragOes na distancia que os doentes conseguiam percorrer antes e apos o tratamento. Em média,
os doentes tratados com Pombiliti e miglustato durante 1 ano conseguiram caminhar mais 20 metros
em 6 minutos do que antes do tratamento.

Quais sao os riscos associados a Pombiliti?

Os efeitos secundarios mais frequentes associados a Pombiliti (que podem afetar 1 em cada 10
pessoas) sdo arrepios, tonturas, rubores, sonoléncia, desconforto no peito, tosse, inchaco no local da
perfusdo e dor.

Os efeitos secundarios graves (que podem afetar 1 em cada 50 pessoas) sdo erupgdo cuténea
acompanhada de comichdo, reacoes alérgicas graves, febre, sensacdo de desmaio, dificuldade em
respirar, inchaco da garganta, sibilos (pieira) e tensao arterial baixa.

O uso de Pombiliti é contraindicado em pessoas que tenham tido reagdes alérgicas potencialmente
fatais & substancia ativa ou a qualquer outro componente do medicamento. E também contraindicado
em pessoas que ndo possam receber miglustato.

Para a lista completa dos efeitos secundarios e das restrigdes de utilizagdo, consulte o Folheto
Informativo.

Porque esta Pombiliti autorizado na UE?

A doenca de Pompe é uma doenca rara e debilitante, com os doentes a apresentarem problemas
cardiacos e respiratorios potencialmente fatais. Os estudos demonstram que, quando administrado em
associacao com miglustato, Pombiliti é eficaz na melhoria ou estabilizacdo das capacidades fisicas dos
doentes com doenga de Pompe de inicio tardio. Os efeitos secundarios de Pombiliti, na sua maioria
ligeiros a moderados, sdo considerados controlaveis. A Agéncia Europeia de Medicamentos concluiu que
os beneficios de Pombiliti sdo superiores aos seus riscos e o medicamento pode ser autorizado para
utilizagdo na UE.

Que medidas estao a ser adotadas para garantir a utilizacao segura e eficaz
de Pombiliti?

A empresa que comercializa Pombiliti ird fornecer material informativo sobre a perfusdo em casa aos
profissionais de salide que se prevé que prescrevam, dispensem ou utilizem Pombiliti. Esse material
destina-se a fornecer orientacdes sobre a forma como Pombiliti e o miglustato devem ser
administrados aos doentes e como gerir os riscos relacionados com a perfusao, tais como reagdes
alérgicas. Os doentes receberdo também um guia sobre a perfusdo em casa e um diario para ajudar a
reconhecer e comunicar as reacdes as perfusoes.

No Resumo das Caracteristicas do Medicamento e no Folheto Informativo foram igualmente incluidas
recomendacdes e precaucles a observar pelos profissionais de salde e pelos doentes para a utilizacdo
segura e eficaz de Pombiliti.
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Tal como para todos os medicamentos, os dados sobre a utilizagdo de Pombiliti em associacdo com
miglustato sdo continuamente monitorizados. Os efeitos secundarios comunicados com Pombiliti séo
cuidadosamente avaliados e sdo tomadas quaisquer acdoes necessarias para proteger as doentes.

Outras informacoes sobre Pombiliti

Mais informacoOes sobre Pombiliti podem ser encontradas no sitio da internet da Agéncia:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/pombiliti
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