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Souhrn zpravy EPAR urceny pro veiejnost

Carbaglu

acidum carglumicum

Tento dokument je souhrnem Evropské verejné zpravy o hodnoceni (European Public Assessment
Report, EPAR) pro ptipravek Carbaglu. Objasfiuje, jakym zplsobem Vybor pro humanni 1é&ivé

pripravky (CHMP) vyhodnotil tento pfipravek, aby mohl vypracovat své stanovisko k vydani rozhodnuti
o registraci a doporuceni ohledné podminek pro pouzivani pfipravku Carbaglu.

Co je Carbaglu?

Carbaglu je IéCivy pripravek, ktery obsahuje IéCivou latku kyselinu karglumovou. Je dostupny ve formé
dispergovatelnych tablet. ,Dispergovatelny" znamena, Ze tablety lze dispergovat (rozpustit) ve vodé.

Na co se pripravek Carbaglu pouziva?

PFipravek Carbaglu se pouziva k 1é6¢b& hyperamonémie (vysoké hladiny amoniaku v krvi) u pacientl
s témito metabolickymi onemocnénimi:

o deficitem syntdzy N-acetylglutamatu (NAGS). Pacientdim, ktefi trpi timto celoZivotnim
onemocnénim, chybi jaterni enzym s ndzvem NAGS, ktery bézné pomaha pfi Stépeni amoniaku.
Neni-li tento enzym pFitomen, amoniak nemiZe byt roz&tépen a hromadi se v krvi,

e nékterymi organickymi acidémiemi (isovalerickou acidémii, methylmalonovou acidémii

a propionovou acidémii), v pfipadé kterych pacientdm chybi urcité enzymy, které se podileji na
metabolismu bilkovin.

Jelikoz pocet pacientl s uvedenymi onemocnénimi je nizky, tato onemocnéni se povazuji za zfidka se
vyskytujici a ptipravek Carbaglu byl k uréitym datim (viz nize) oznaéen jako ,lé&ivy pripravek pro
vzacna onemocnéni®.

Vydej tohoto léCivého pripravku je vazan na lékafsky predpis.
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Jak se pripravek Carbaglu pouziva?

LéEbu pripravkem Carbaglu by mél zahajit 1ékar se zkuenostmi s 1é¢bou pacientl s metabolickymi
onemocnénimi.

Pacienty s deficitem NAGS Ize zacit 1&Cit jiz prvni den zZivota a IéCivy pfipravek jim podavat po cely
Zivot. U pacientl s organickymi acidémiemi se 1é¢ba zahajuje pii hyperamonemické krizi a pokracuje,
dokud krize nepomine.

Pocatec¢ni denni davka pfipravku Carbaglu by méla byt 100 mg na kilogram télesné hmotnosti, pokud
je to vSak nutné, Ize ji zvysit az na 250 mg/kg. Davka by poté méla byt upravena tak, aby se udrzela
normalni hladina amoniaku v krvi. Tablety by mély byt pfed podanim pacientovi dispergovany
(rozpudtény) v malém mnoZstvi vody. Lze je snadno rozlomit napdl.

Jak pFipravek Carbaglu plsobi?

Hromadé&ni amoniaku v krvi plsobi toxicky na organismus, zejména na mozek. P¥ipravek Carbaglu je

strukturou velmi podobny N-acetylglutamatu, ktery aktivuje enzym, jenz Stépi amoniak. Pfipravek
Carbaglu tak napomaha stépeni amoniaku, snizuje jeho hladinu v krvi a omezuje jeho toxické ucinky.

Jak byl pripravek Carbaglu zkouman?

Pripravek Carbaglu byl zkouman na celkem 20 pacientech, z nichz 12 trpélo deficitem NAGS a bylo
lé¢eno priimérné po dobu pfiblizné 3 let. Ostatnich 8 pacientll bylo Ié¢eno na hyperamonémii
vyvolanou jinymi pfi¢inami. Spole¢nost rovnéz zverejnila informace z publikované literatury, které se

tykaly dal&ich 4 pacientl 1é&enych Ié¢ivou latkou obsaZenou v pFipravku Carbaglu.

Pripravek Carbaglu byl zkouman rovnéz na 57 pacientech (z nichZ zhruba dvé tfetiny byly novorozenci)
s isovalerickou acidémii, methylmalonovou acidémii ¢i propionovou acidémii, ktefi byli 1éCeni
pfipravkem Carbaglu pfi hyperamonemickych krizich.

Ve vsech studiich byla hlavnim méfitkem Gc¢innosti zména hladiny amoniaku v krvi.
Jaky pFinos pFipravku Carbaglu byl prokazan v priibéhu studii?

U pacientl s deficitem NAGS se po 1é¢bé pripravkem Carbaglu hladiny amoniaku vratily zpét na
b&Znou Grovef. Stav pacientl uzivajicich ptipravek Carbaglu bylo mozné udrzet stabilni, aniz by bylo
nutné uplatnit dietni omezeni nebo pouzit dalsi Iéky.

U pacientd s isovalerickou acidémii, methylmalonovou acidémii & propionovou acidémii se po 1é&¢bé
pfipravkem Carbaglu (v priméru po 5,5 dnech) rovnéz dosahlo snizeni hladiny amoniaku v krvi.

Jaka rizika jsou spojena s pripravkem Carbaglu?

Nejbé&zné&jsim vedlej&im G¢inkem pFipravku Carbaglu (zaznamenanym u 1 aZ 10 pacient( ze 100) je
zvy$ené poceni. Uplny seznam vedlejsich u¢inkd hld$enych v souvislosti s pfipravkem Carbaglu je
uveden v pribalové informaci.

Pripravek Carbaglu by nemély uzivat osoby s moznou precitlivélosti (alergii) na kyselinu karglumovou
nebo na kteroukoli dalsi slozku tohoto pFipravku. Pripravek Carbaglu nesmi uzivat kojici zeny.
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Na zakladé c¢eho byl pripravek Carbaglu schvalen?

Vybor CHMP dospél k zavéru, Ze pripravek Carbaglu byl Gacinny pfi snizovani hladiny amoniaku v krvi
na béznou uUroven, a rozhodl, ze pfinosy pfipravku Carbaglu prevysuji jeho rizika. Vybor doporucil, aby
pfipravku Carbaglu bylo udéleno rozhodnuti o registraci.

Dalsi informace o pfripravku Carbaglu

Evropska komise udélila rozhodnuti o registraci pfipravku Carbaglu platné v celé Evropské unii
spole¢nosti Orphan Europe dne 24. ledna 2003. Registrace je platnad po neomezenou dobu.

Shrnuti stanovisek k pfipravku Carbaglu vydanych Vyborem pro 1éCivé pFipravky pro vzacna
onemocnéni jsou k dispozici na internetovych strankach agentury na adrese ema.europa.eu/Find
medicine/Human medicines/Rare disease designations (deficit NAGS: 18. Fijna 2000, isovalericka
acidémie: 7. listopadu 2008; methylmalonova acidémie: 7. listopadu 2008; propionova acidémie:
7. listopadu 2008).

PIné znéni Evropské verejné zpravy o hodnoceni (EPAR) pro pripravek Carbaglu je k dispozici na
internetovych strankach agentury na adrese ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European
Public Assessment Reports. Dalsi informace o 1éCbé pripravkem Carbaglu naleznete v pfibalové
informaci (rovnéz soucasti zpravy EPAR) nebo kontaktujte svého Iékare Ci Iékarnika.

Tento souhrn byl naposledy aktualizovan v 05-2011.
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000005.jsp&murl=menus/medicines/medicines.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
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