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Pombiliti (cipaglukozidaza alfa)
Pregled zdravila Pombiliti in zakaj je odobreno v EU

Kaj je zdravilo Pombiliti in za kaj se uporablja?

Zdravilo Pombiliti se uporablja za zdravljenje odraslih s poznim nastopom Pompejeve bolezni
(pomanjkanjem kislinske alfa-glukozidaze [GAA]), tj. dedno boleznijo, pri kateri imajo bolniki tezave z
dihanjem in oslabelostjo misic. Zdravilo Pombiliti se uporablja v kombinaciji z drugim zdravilom,
miglustatom.

Zdravilo Pombiliti vsebuje ucinkovino cipaglukozidaza alfa.
Kako se zdravilo Pombiliti uporablja?

Zdravilo Pombiliti se daje z infundiranjem (kapalno infuzijo) v veno vsak drugi teden. Infuzija se daje
eno uro po zauzitju kapsul miglustata in traja stiri ure. Pri bolnikih, ki dobro prenasajo infundiranje, se
lahko zdravilo Pombiliti daje v domacem okolju.

Predpisovanje in izdaja zdravila je le na recept, zdravljenje z njim pa mora nadzorovati zdravnik, ki
ima izkusnje z zdravljenjem bolnikov z Pompejevo boleznijo ali podobnimi boleznimi.

Za vec informacij glede uporabe zdravila Pombiliti glejte navodilo za uporabo ali se posvetujte z
zdravnikom ali farmacevtom.

Kako zdravilo Pombiliti deluje?

Bolnikom s Pompejevo boleznijo primanjkuje encima, imenovanega kislinska alfa-glukozidaza (GAA),
ki je pomemben pri razgradnji glikogena (kompleksnega sladkorja, shranjenega v telesu) v glukozo
(preprost sladkor). Posledi¢no se glikogen kopici v misicah, vklju¢no v srcu in trebusni preponi (glavni
dihalni misici pod pljudi), kar povzroca tezave s srcem, tezave z dihanjem in oslabelost misic.

Ucinkovina v zdravilu Pombiliti, cipaglukozidaza alfa, je encim, ki deluje enako kot manjkajoci encim
GAA (tj. razgrajuje glikogen v glukozo). Nadomesca glikogen in preprecuje nadaljnjo Skodo, ki jo
povzroci kopi¢enje glikogena. Zdravilo Pombiliti se daje v kombinaciji z miglustatom, encimskim
stabilizatorjem, ki ohranja delovanje cipaglukozidaze alfa.

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

Kaksne koristi zdravila Pombiliti so se pokazale v Studijah?

Glavna studija, v katero je bilo vkljuenih 125 bolnikov, je pokazala, da zdravilo Pombiliti v kombinaciji
z miglustatom izboljsa fizicno sposobnost bolnikov s poznim nastopom Pompejeve bolezni. V Studiji so
proucevali spremembo v razdalji, ki so jo bolniki lahko prehodili pred zdravljenjem in po njem. V
povpredju so bolniki, ki so se eno leto zdravili z zdravilom Pombiliti in miglustatom, v Sestih minutah
lahko prehodili 20 metrov vec kot pred zdravljenjem.

Kaksna tveganja so povezana z zdravilom Pombiliti?

Najpogostejsi nezeleni ucinki zdravila Pombiliti (ki se lahko pojavijo pri najvec 1 bolniku od 10) so
mrzlica, omotica, zardevanje, zaspanost, neprijeten obCutek v prsnem kosu, kaselj, otekanje na mestu
infuzije in bolecina.

Resni nezeleni ucinki (ki se lahko pojavijo pri najvec 1 bolniku od 50) so srbec izpuscaj, resne
alergijske reakcije, poviSana telesna temperatura, omedlevica, teZzave z dihanjem, otekanje v grlu,
sopenje in nizek krvni tlak.

Zdravila Pombiliti ne smejo uporabljati osebe, ki so imele smrtno nevarne alergijske reakcije na
ucinkovino ali katero koli drugo sestavino zdravila. Prav tako ga ne smejo uporabljati osebe, ki ne
smejo jemati miglustata.

Za celoten seznam nezelenih ucinkov in omejitev glejte navodilo za uporabo.

Zakaj je bilo zdravilo Pombiliti odobreno v EU?

Pompejeva bolezen je redka in izErpavajoca, bolniki pa imajo zivljenjsko nevarne tezave s srcem in dihali.
Studije so pokazale, da zdravilo Pombiliti v kombinaciji z miglustatom ucinkovito izbolj$a ali stabilizira
fizicno sposobnost bolnikov s poznim nastopom Pompejeve bolezni. Nezeleni ucinki zdravila Pombiliti, ki
so vecinoma blagi do zmerni, veljajo za obvladljive. Evropska agencija za zdravila je zato zakljucila, da
so koristi zdravila Pombiliti vec¢je od z njim povezanih tveganj in da se lahko odobri za uporabo v EU.

Kateri ukrepi se izvajajo za zagotovitev varne in ucinkovite uporabe
zdravila Pombiliti?

Podjetje, ki trzi zdravilo Pombiliti, bo zdravstvenim delavcem, ki naj bi predpisovali, izdajali ali
uporabljali to zdravilo, zagotovilo izobraZevalno gradivo o infuziji v domacem okolju, ki vsebuje
navodila o tem, kako je treba zdravilo Pombiliti in miglustat dajati bolnikom in kako obvladovati
tveganja, povezana z infundiranjem, kot so denimo alergijske reakcije. Bolniki bodo prejeli tudi
navodila za infuzijo na domu in dnevnik infundiranja, ki jim bosta v pomoc pri prepoznavanju reakcij
na infuzijo in poroc¢anju o njih.

Priporocila in previdnostni ukrepi, ki jih morajo za varno in ucinkovito uporabo zdravila Pombiliti
upostevati zdravstveni delavci in bolniki, so vklju¢eni tudi v povzetek glavnih znacilnosti zdravila in
navodilo za uporabo.

Tako kot za vsako zdravilo se tudi podatki o uporabi zdravila Pombiliti v kombinaciji z miglustatom
stalno spremljajo. Nezeleni ucinki, o katerih so porocali pri zdravilu Pombiliti, se skrbno ovrednotijo in
po potrebi se sprejmejo ukrepi za zascito bolnikov.
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Druge informacije o zdravilu Pombiliti

Nadaljnje informacije za zdravilo Pombiliti so na voljo na spletni strani agencije:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/pombiliti
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