Prospecto: informacion para el paciente

Pombiliti 105 mg polvo para concentrado para solucién para perfusion
cipaglucosidasa alfa

' Este medicamento esté sujeto a seguimiento adicional, lo que agilizard la deteccién de nueva
informacion sobre su seguridad. Puede contribuir comunicando los efectos adversos que pudiera usted
tener. La parte final de la seccion 4 incluye informacién sobre cémo comunicar estos efectos adversos.

Lea todo el prospecto detenidamente antes de empezar a recibir este medicamento, porque

contiene informacién importante para usted.

e Conserve este prospecto, ya que puede tener que volver a leerlo.

e Sitiene alguna duda, consulte a su médico, farmacéutico o enfermero.

e Siexperimenta efectos adversos, consulte a su médico, farmacéutico o enfermero, incluso si se
trata de efectos adversos que no aparecen en este prospecto. Ver seccion 4.

Contenido del prospecto
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1. Qué es Pombiliti y para qué se utiliza

Pombiliti es un tipo de “terapia de sustitucion enzimatica” (TSE) que esta indicado para adultos con
enfermedad de Pompe de inicio tardio. Contiene el principio activo llamado “cipaglucosidasa alfa”.

Para qué se utiliza
Pombiliti se utiliza siempre junto con otro medicamento llamado miglustat 65 mg cépsulas duras. Es
muy importante que usted también lea el prospecto de miglustat 65 mg cépsulas duras.

Si tiene cualquier duda sobre estos medicamentos, consulte a su médico o farmacéutico.

Coémo actia Pombiliti

Las personas con la enfermedad de Pompe tienen niveles bajos de una enzima llamada a-glucosidasa
acida (GAA). Esta enzima ayuda a regular los niveles de gluc6geno (un tipo de hidrato de carbono) en
el organismo.

En la enfermedad de Pompe, se acumulan grandes cantidades de glucégeno en los musculos de todo el
cuerpo. Esto impide el correcto funcionamiento de los musculos, por ejemplo los que ayudan a
caminar, los que facilitan la respiracién en los pulmones y el misculo cardiaco.

Pombiliti entra en las células musculares que estdn afectadas por la enfermedad de Pompe. Una vez en
el interior de las células, el medicamento actia como la GAA, favoreciendo la descomposicién del
glucogeno y regulando sus niveles.

2. Qué necesita saber antes de empezar a recibir Pombiliti

No debe recibir Pombiliti

e Sialguna vez ha tenido reacciones de hipersensibilidad potencialmente mortales a lo siguiente:
= cipaglucosidasa alfa
= miglustat
= alguno de los demds componentes de este medicamento (incluidos en la seccion 6).
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e Si una perfusién anterior tuvo que interrumpirse y no se pudo reanudar debido a reacciones de
hipersensibilidad potencialmente mortales.

Advertencias y precauciones
Consulte a su médico, farmacéutico o enfermero antes de empezar a usar Pombiliti

Consulte a su médico o enfermero de inmediato si alguna de estas situaciones es aplicable en su
caso, o cree que podrian serlo, o si alguna vez ha tenido alguna de estas reacciones con otra terapia de
sustitucion enzimatica (TSE):

e reacciones alérgicas, incluida la anafilaxia (una reaccion alérgica grave) - ver la seccién 4 del
apartado “Posibles efectos adversos”, mas abajo, para conocer los sintomas de las reacciones
potencialmente mortales;

e reaccidn asociada a la perfusién mientras estd recibiendo el medicamento o en las horas
posteriores, ver seccion 4 del apartado “Posibles efectos adversos”, mas abajo, para conocer los
sintomas de las reacciones potencialmente mortales.

Informe a su médico si tiene antecedentes de alguna enfermedad cardiaca o pulmonar. Estas
enfermedades pueden empeorar durante o inmediatamente después de la perfusién de Pombiliti.
Informe a su médico o enfermero de inmediato si sufre dificultad para respirar, tos, latidos rdpidos o
irregulares del corazén o cualquier otro efecto de estas enfermedades.

Informe también al médico si presenta hinchazoén en las piernas o hinchazén generalizada del cuerpo,
erupcion cutdnea grave u orina espumosa al eliminar liquidos. El médico decidiré si la perfusién de
Pombiliti debe interrumpirse y le dar4 el tratamiento médico adecuado. Asimismo, el médico decidira
si puede seguir recibiendo Pombiliti.

Medicamentos previos al tratamiento

Es posible que su médico le administre otros medicamentos antes del tratamiento con Pombiliti, por

ejemplo:

e antihistaminicos y corticoesteroides para prevenir o mitigar las reacciones asociadas a la
perfusion;

e antipiréticos para reducir la fiebre.

Niios y adolescentes
Este medicamento no debe administrarse a pacientes menores de 18 afios, porque se desconocen los
efectos de Pombiliti junto con miglustat en este grupo de edad.

Otros medicamentos y Pombiliti

Informe a su médico o enfermero si estd utilizando, ha utilizado recientemente o pudiera tener que
utilizar cualquier otro medicamento, incluidos los medicamentos adquiridos sin receta y los
medicamentos a base de plantas.

Embarazo y lactancia

Si estd embarazada o en periodo de lactancia, cree que podria estar embarazada o tiene intencién de
quedarse embarazada, no debe recibir este medicamento, sino consultar a su médico o farmacéutico de
inmediato antes de utilizarlo.

No hay datos sobre el uso de Pombiliti en combinacién con miglustat durante el embarazo.

e Si estd embarazada, no debe recibir Pombiliti y / o tomar miglustat 65 mg cdpsulas duras. Informe
a su médico de inmediato si se queda embarazada, cree que podria estar embarazada o tiene
intencioén de quedarse embarazada. Puede haber riesgos para el bebé en gestacion.

e Pombiliti en combinacién con miglustat no se debe administrar a mujeres en periodo de lactancia.
Se debe decidir si es necesario dejar la lactancia o dejar el tratamiento.

Anticoncepcion y fertilidad
Las mujeres en edad fértil deben utilizar métodos anticonceptivos efectivos, durante y 4 semanas
después de finalizar la administraciéon de ambos medicamentos.
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Conduccion y uso de maquinas

Es posible que tenga mareos, somnolencia o presién arterial baja (hipotension) después de recibir
Pombiliti o los medicamentos previos al tratamiento. En tal caso, no conduzca ni utilice herramientas
0 maquinas.

Pombiliti contiene sodio
Este medicamento contiene 10,5 mg de sodio (componente principal de la sal de mesa/para cocinar) en
cada vial. Esto equivale al 0,52 % de la ingesta diaria mdxima de sodio recomendada para un adulto.

3. Como se administra Pombiliti

Pombiliti es administrado por un médico o enfermero. Se administra en forma de goteo en el interior
de una vena. Esta forma de administracion se denomina perfusién intravenosa.

Consulte a su médico si desea tratarse en casa. Este decidird, tras la evaluacion, si es seguro que
reciba la perfusion de Pombiliti en su domicilio. Si experimenta algin efecto secundaria durante una
perfusién de Pombiliti, es posible que el miembro del personal encargado de administrarsela detenga
la perfusion e inicie el tratamiento farmacolégico que corresponda.

Pombiliti debe usarse en combinacién con miglustat. Solo puede utilizar miglustat 65 mg capsulas con
cipaglucosidasa alfa. NO utilice miglustat 100 mg cdpsulas (medicamento diferente). Con respecto a
la dosis recomendada, siga las instrucciones de su médico y lea el prospecto de miglustat 65 mg
capsulas duras.

Qué cantidad de Pombiliti se administra
La cantidad de medicamento que recibira se basa en su peso. La dosis recomendada es de 20 mg por
cada kilogramo de peso corporal.

Cuando se administra Pombiliti y durante cuanto tiempo
e Recibird tratamiento con Pombiliti una vez cada dos semanas. Miglustat 65 mg cdpsulas se toma
el mismo dia de la administracion de Pombiliti. Consulte el prospecto de miglustat 65 mg
capsulas duras para obtener informacién sobre como tomar miglustat.
e La perfusién de cipaglucosidasa alfa debe comenzar 1 hora después de haber tomado miglustat
65 mg cédpsulas duras.
= En caso de demora, el inicio de la perfusién no debe exceder las 3 horas desde la toma de
miglustat.
e La perfusion de cipaglucosidasa alfa dura unas 4 horas.

Figura 1. Desarrollo cronolégico de las dosis
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* La perfusion de cipaglucosidasa alfa debe iniciarse 1 hora después de haber tomado las cédpsulas de miglustat. En caso de
retraso en la perfusion, el inicio de esta no debe exceder las 3 horas desde la toma de miglustat.

Cambio desde otra terapia de sustitucion enzimatica (TSE)

Si actualmente est4 recibiendo otra TSE:

e Sumédico le indicara cuando debe dejar la otra TSE antes de iniciar Pombiliti.
e Informe a su médico de cuando recibid la dltima dosis.

Si recibe mas Pombiliti del que debe

Si tiene dificultad para respirar, siente hinchazén o inflamacién, o nota el corazén acelerado, puede
que le hayan administrado demasiado Pombiliti; informe a su médico de inmediato. El exceso de la
velocidad de perfusion de Pombiliti podria provocar sintomas debidos a un exceso de liquido en el
organismo, por ejemplo dificultad para respirar, frecuencia cardiaca alta o hinchazén generalizada en
todo el cuerpo.

Si olvidé su dosis de Pombiliti

Si se ha saltado una perfusién, péngase en contacto con su médico o enfermero lo antes posible, para
fijar una cita y que le puedan administrar Pombiliti en combinacién con miglustat 24 horas después de
la dltima toma de miglustat.

Si interrumpe el tratamiento con Pombiliti
Hable con su médico si desea interrumpir el tratamiento con Pombiliti. Los sintomas de su enfermedad
quizd empeoren si interrumpe el tratamiento.

4. Posibles efectos adversos

Al igual que todos los medicamentos, este medicamento puede producir efectos adversos, aunque no
todas las personas los sufran.

Pombiliti se utiliza junto con miglustat y cualquiera de estos medicamentos puede producir efectos
adversos. Los efectos adversos se han observado principalmente en los pacientes durante la perfusién
de Pombiliti (reacciones asociadas a la perfusién) o poco después. Informe a su médico de inmediato
si sufre una reaccién asociada a la perfusién o una reaccién alérgica. Algunas de estas reacciones
pueden ser graves y potencialmente mortales. Es posible que su médico le administre medicamentos
antes de la perfusion para prevenir estas reacciones.

Reacciones asociadas a la perfusién

La mayoria de las reacciones asociadas a la perfusién son leves o moderadas. Los sintomas de una
reaccion asociada a la perfusion son, entre otros, dificultad para respirar, hinchazon, fiebre,
escalofrios, mareos, enrojecimiento y picor en la piel y sarpullido.

Reacciones alérgicas

Las reacciones alérgicas pueden dar lugar a sintomas tales como sarpullido en cualquier parte del
cuerpo, hinchazén de los ojos, dificultad para respirar prolongada, tos, hinchazén de los labios, la
lengua o la garganta, picor en la piel y urticaria.

Muy frecuentes (pueden afectar a més de 1 de cada 10 personas)
e Dolor de cabeza

Frecuentes (pueden afectar hasta a 1 de cada 10 personas)

Tos

Enrojecimiento repentino de la cara, el cuello o la parte superior del pecho
Dolor en el pecho

Sarpullido, picor

Aumento de la presién arterial

Sudoracién
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Hinchazon abdominal

Flatulencia o gases

Diarrea, heces sueltas

Voémitos

Nauseas

Fiebre o escalofrios

Urticaria

Hinchazén o dolor en la zona de insercion de la aguja
Calambres, dolor o debilidad musculares
Temblores en una o varias partes del cuerpo
Aumento de la sudoracion

Dolor

Alteracién del sentido del gusto

Sensacién de cansancio constante o de sueflo
Dificultad para respirar

Poco frecuentes (pueden afectar a hasta 1 de cada 100 personas)

Respiracioén dificultosa y que provoca tos, silbidos (sibilancias) al respirar y sensacién de falta de

aire (asma)

Reaccion alérgica

Hinchazén de las manos, los pies, los tobillos, las piernas
Hinchazén de la cara

Indigestion

Dolor de estdbmago

Sensacion de cansancio constante

Dolor o irritacién de garganta

Contracciones dolorosas y anormales de la garganta
Irritacién de la boca

Dolor en la boca o molestias en la parte de atrds de la boca
Dolor en las mejillas, las encias, los labios, la barbilla
Pérdida de fuerza y energia, sensacién de debilidad
Malestar, sensacién general de letargo

Sensacién de ardor

Rasgufios o lesiones en la piel

Alteraciones de la temperatura corporal

Disminucién de un tipo de glébulo blanco (detectada en los anélisis)
Somnolencia

Mareos

Dolor en las articulaciones

Dolor en la zona entre la cadera y las costillas

Fatiga muscular

Mayor rigidez de los musculos

Incapacidad para mantener el equilibrio

Presion arterial baja

Sensacion de estar a punto del desmayo

Dolor en uno o ambos lados de la cabeza, dolor punzante, aura, dolor en los ojos, sensibilidad a la

luz (migrafia)
Manchas en la piel

Comunicacion de efectos adversos

Si experimenta cualquier tipo de efecto adverso, consulte a su médico, farmacéutico o enfermero,
incluso si se trata de posibles efectos adversos que no aparecen en este prospecto. También puede
comunicarlos directamente a través del sistema nacional de notificacién incluido en el Apéndice V.
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Mediante la comunicacion de efectos adversos usted puede contribuir a proporcionar mas informacién
sobre la seguridad de este medicamento.

5. Conservacion de Pombiliti

Su médico, farmacéutico o enfermero es el responsable de conservar este medicamento y de desechar
correctamente los viales abiertos. Esta informacién estd destinada inicamente a profesionales
sanitarios.

Mantener este medicamento fuera de la vista y del alcance de los nifios.

No utilice este medicamento después de la fecha de caducidad que aparece en el frasco y en la caja
después de “CAD”. La fecha de caducidad es el ultimo dia del mes que se indica.

Viales sin abrir: Conservar en nevera (entre 2 °C y 8 °C). Conservar el vial en el embalaje exterior
para protegerlo de la luz.

Después de la dilucidn, se recomienda un uso inmediato. Sin embargo, la conservacion de la bolsa de
perfusion intravenosa con Pombiliti se ha demostrado durante 6 horas a una temperatura entre 20 °C y
25°C y durante 24 horas a una temperatura entre 2 °Cy 8 °C.

Los medicamentos no se deben tirar por los desagiies ni a la basura. Pregunte a su farmacéutico cémo
deshacerse de los envases y de los medicamentos que ya no necesita. De esta forma, ayudard a
proteger el medio ambiente.

6. Contenido del envase e informacion adicional

Composicion de Pombiliti

El principio activo es cipaglucosidasa alfa. Un vial contiene 105 mg de cipaglucosidasa alfa. Después
de la reconstitucion, la solucién contenida en el vial contiene 15 mg de cipaglucosidasa alfa por
mililitro. Se recomienda una concentracion final de cipaglucosidasa alfa diluida en la bolsa de
perfusién intravenosa de 0,5 mg/ml a 4 mg/ml.

Los demds componentes son:

. Citrato de socio dihidratado (E331)
. Acido citrico monohidratado (E330)
o Manitol (E421)

. Polisorbato 80 (E433)

Aspecto del producto y contenido del envase

Pombiliti es un polvo blanco a ligeramente amarillo. Después de la reconstitucion, es una solucién de
transparente a opalescente, entre incolora y ligeramente amarilla, sin particulas extrafias y
practicamente libre de particulas de color blanco a translicidas. La solucién reconstituida se debe
diluir posteriormente en una bolsa de perfusion intravenosa.

Pombiliti es un polvo para concentrado para solucién para perfusién en un vial.

Envases de 1, 10 o 25 viales

Puede que solamente estén comercializados algunos tamafios de envases.
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Titular de la autorizacion de comercializacion

Amicus Therapeutics Europe Limited
Block 1, Blanchardstown Corporate Park
Ballycoolin Road

Blanchardstown, Dublin

D15 AKK1

Irlanda

Tel.: +353 (0) 1 588 0836

Fax: +353 (0) 1 588 6851

Correo electrénico: info@amicusrx.co.uk

Responsable de la fabricacion
Manufacturing Packaging Farmaca (MPF) B.V.
Neptunus 12, Heerenveen, 8448CN, Paises Bajos

Pueden solicitar mds informacién respecto a este medicamento dirigiéndose al representante local del

titular de la autorizacion de comercializacion:

Belgié/Belgique/Belgien

Amicus Therapeutics Europe Limited
Tél/Tel: (+32) 0800 89172

e-mail: MedInfo@amicusrx.com

Bbarapus

Amicus Therapeutics Europe Limited
Ten.: (+359) 00800 111 3214

nmeiin: MedInfo@amicusrx.com

Ceska republika

Amicus Therapeutics Europe Limited
Tel.: (+420) 800 142 207

e-mail: MedInfo@amicusrx.com

Danmark

Amicus Therapeutics Europe Limited
TIf.: (+45) 80 253 262

e-mail: MedInfo@amicusrx.com

Deutschland

Amicus Therapeutics GmbH

Tel: (+49) 0800 000 2038
E-Mail: MedInfo@amicusrx.com

Eesti

Amicus Therapeutics Europe Limited
Tel: (+372) 800 0111 911

e-post: MedInfo@amicusrx.com

EAlLGoa

Amicus Therapeutics Europe Limited
TnA: (+30) 00800 126 169

e-mail: MedInfo@amicusrx.com

Espaiia
Amicus Therapeutics S.L.U.
Tel: (+34) 900 941 616

Lietuva

Amicus Therapeutics Europe Limited
Tel: (+370) 8800 33167

El. pastas: MedInfo@amicusrx.com

Luxembourg/Luxemburg

Amicus Therapeutics Europe Limited
Tél/Tel: (+352) 800 27003

e-mail: MedInfo@amicusrx.com

Magyarorszag

Amicus Therapeutics Europe Limited
Tel.: (+36) 06 800 21202

e-mail: MedInfo@amicusrx.com

Malta

Amicus Therapeutics Europe Limited
Tel: (+356) 800 62674

e-mail: MedInfo@amicusrx.com

Nederland
Amicus Therapeutics BV

Tel: (+31) 20 235 8510/(+31) 0800 022 8399

e-mail: MedInfo@amicusrx.com

Norge
Amicus Therapeutics Europe Limited
TIf: (+47) 800 13837

e-post: MedInfo @amicusrx.com

Osterreich

Amicus Therapeutics Europe Limited
Tel: (+43) 0800 909 639

e-mail: MedInfo@amicusrx.com

Polska

Amicus Therapeutics Europe Limited
Tel.: (+48) 0080 012 15475
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e-mail: MedInfo@amicusrx.com

France

Amicus Therapeutics SAS

Tél: (+33) 0 800 906 788

e-mail: MedInfo@amicusrx.com

Hrvatska

Amicus Therapeutics Europe Limited
Tel: (+358) 0800 222 452

e-posta: MedInfo@amicusrx.com

Ireland

Amicus Therapeutics Europe Limited
Tel: (+353) 1800 936 230

e-mail: MedInfo@amicusrx.com

Island

Amicus Therapeutics Europe Limited
Simi: (+354) 800 7634

Netfang: MedInfo @amicusrx.com

Italia

Amicus Therapeutics S.r.1.

Tel: (+39) 800 795 572

e-mail: MedInfo@amicusrx.com

Kvbmpog

Amicus Therapeutics Europe Limited
TnA: (+357) 800 97595

e-mail: MedInfo@amicusrx.com

Latvija

Amicus Therapeutics Europe Limited
Tel: (+371) 800 05391

e-pasts: MedInfo@amicusrx.com

Fecha de la dltima revision de este prospecto

Otras fuentes de informacion

e-mail: MedInfo@amicusrx.com

Portugal

Amicus Therapeutics Europe Limited
Tel: (+351) 800 812 531

e-mail: MedInfo@amicusrx.com

Romania

Amicus Therapeutics Europe Limited
Tel.: (+40) 0808 034 288

e-mail: MedInfo@amicusrx.com

Slovenija

Amicus Therapeutics Europe Limited
Tel.: (+386) 0800 81794

e-posta: MedInfo@amicusrx.com

Slovenska republika

Amicus Therapeutics Europe Limited
Tel: (+421) 0800 002 437

e-mail: MedInfo@amicusrx.com

Suomi/Finland

Amicus Therapeutics Europe Limited
Puh/Tel: (+358) 0800 917 780
sdhkoposti/e-mail: MedInfo@amicusrx.com

Sverige

Amicus Therapeutics Europe Limited
Tfn: (+46) 020 795 493

e-post: MedInfo@amicusrx.com

United Kingdom (Northern Ireland)
Amicus Therapeutics, UK Limited
Tel: (+44) 08 0823 46864

e-mail: MedInfo@amicusrx.com

La informacion detallada de este medicamento estd disponible en la pdgina web de la Agencia Europea
de Medicamentos: http://www.ema.europa.eu. También existen enlaces a otras paginas web sobre

enfermedades raras y medicamentos huérfanos.
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