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acidum cholicum

Tento dokument je souhrnem Evropské verejné zpravy o hodnoceni (European Public Assessment
Report, EPAR) pro pfipravek Orphacol. Objasfiuje, jakym zplsobem agentura vyhodnotila tento

pripravek, aby mohla doporucit vydani rozhodnuti o registraci pfipravku v EU a podminky pouziti.
Ucelem tohoto dokumentu neni poskytovat praktické rady o tom, jak pfipravek Orphacol pouzivat.

Pokud jde o praktické informace o pouzivani pripravku Orphacol, pacienti by si méli precist pribalovou
informaci nebo se obratit na svého Iékare Ci |ékarnika.

Ve

Co je Orphacol a k cemu se pouziva?

Orphacol je IéCivy pripravek obsahujici kyselinu cholovou, latku nachazejici se v zludi, ktera je
zapotiebi k traveni tukd.

Pouziva se k l1é¢bé dospélych i déti od jednoho mésice véku s genetickou poruchou, ktera jim
znemoziuje tvorit Zlu¢. Piipravek Orphacol se pouziva u pacientl s nedostatkem dvou konkrétnich
jaternich enzymd (3B-hydroxy-AS-C,,-steroid oxidoreduktazy nebo A*-3-oxosteroid-5B-reduktazy).

V disledku toho nejsou jejich jatra schopna vytvaret dostatek hlavnich sloZzek Zlu&i nazyvanych primarni
Zlucové kyseliny, jako je kyselina cholova. Pokud chybéji tyto primarni zlucové kyseliny, vytvari télo
misto nich abnormalni zlucové kyseliny, které mohou poskodit jatra a pripadné hrozi i selhani jater
ohroZzujici zivot.

JelikoZ pocet pacientl s vrozenou poruchou syntézy primarnich Zlu¢ovych kyselin je nizky, toto
onemocnéni se povazuje za zridka se vyskytujici a pfipravek Orphacol byl dne 18. prosince 2002
oznacen jako ,léCivy pfipravek pro vzacna onemocnéni®.

Ve

Jak se pripravek Orphacol pouziva?

Vydej tohoto 1éCivého pripravku je vazan na lékarsky predpis. LéCbu by mél zahdjit a sledovat Iékaf
specializovany na onemocnéni jater.
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Pripravek Orphacol je k dispozici ve formé tobolek a mél by se uzivat kazdy den pfiblizné ve stejnou
dobu spolu s jidlem. Denni davka Cini 5 az 15 mg na kg télesné hmotnosti, pficemz pro kazdého
pacienta se upravuje podle stavu jeho ZluCovych kyselin. Minimalni denni davka ¢ini 50 mg a maximalni
500 mg. U malych déti, které nejsou schopny tobolky polknout, je mozné obsah tobolek smisit

s détskou vyZivou nebo s dzusem. Pokud se b&hem t¥ mésicl funkce jater nezlepéi, 1é&ba by méla byt
ukoncena.

Jak pripravek Orphacol plisobi?

Kyselina cholova je hlavni primarni Zlucova kyselina, kterd se tvofi v jatrech. Kyselina cholova obsazena
v pfipravku Orphacol nahrazuje u pacienta chybéjici kyselinu cholovou. To pomaha snizovat tvorbu
abnormalnich zZlucovych kyselin a pFispiva k normalni ¢innosti zluci v travici soustavé a tim ke zmirnéni
piiznakl onemocnéni.

Jaké prinosy pripravku Orphacol byly prokazany v prlibéhu studii?

JelikoZ kyselina cholova je dobfe zndma latka a jeji pouZiti u deficience (nedostatku) uvedenych enzymd
je dobie zavedeno, zadatel predloZil Udaje z védecké literatury. Zadatel predlozil idaje o 49 pacientech
s vrozenou poruchou syntézy primarnich Zlu¢ovych kyselin ziskané z védecké literatury (38 pacientl

s nedostatkem 3B-hydroxy-A®-C,,-steroid oxidoreduktdzy a 11 pacientll s nedostatkem A*-3 oxosteroid-
5B-reduktézy). Porovnal vysledky 28 pacientd, jimz byla podavana kyselina cholovd, s vysledky jinych
pacientl, kterym byly podavany jiné Zlu¢ové kyseliny nebo ktefi nebyli Zlu¢ovymi kyselinami léceni
vibec.

Podle v&decké literatury lé¢ba kyselinou cholovou snizuje u pacientd mnozstvi abnormalnich Zlu¢ovych
kyselin, obnovuje normalni funkce jater a pomaha oddalovat nutnost transplantace jater nebo ji
predchazi.

Jaka rizika jsou spojena s pripravkem Orphacol?

NeZzadoucimi G¢inky zaznamenanymi u piipravku Orphacol byly prijem, pruritus (svédéni), zvysené
hodnoty transaminaz (jaternich enzymd) a pfipadné tvorba Zlu¢ovych kamend, ackoli jejich frekvenci
nelze na zakladé omezeného mnozstvi dostupnych tidajd spolehlivé stanovit.

Pripravek Orphacol by nemély uzivat osoby s moznou precitlivélosti (alergii) na kyselinu cholovou nebo
na kteroukoli dalsi sloZzku tohoto pfipravku. Pfipravek nesméji uzivat ani pacienti, ktefi jiz uzivaji
fenobarbital, 1ék pouzivany k l1é¢bé epilepsie.

Na zakladé c¢eho byl pripravek Orphacol schvalen?

Vybor pro humanni |1écivé pripravky (CHMP) konstatoval, Ze pouziti kyseliny cholové k 1é¢bé vrozené
poruchy syntézy primarnich Zluc¢ovych kyselin je v Iékarské praxi dobfe zavedeno a je také dobre
zdokumentovano ve védecké literature, ackoli vzhledem ke vzacnosti onemocnéni je pocet
zdokumentovanych pfipadd nizky. Vybor CHMP na zdkladé tdaji z védecké literatury rozhodl, ze
prinosy pripravku Orphacol prevysuji jeho rizika, a proto doporucil, aby pfipravku bylo udéleno
rozhodnuti o registraci.

Pripravek Orphacol byl registrovan za ,vyjimeénych okolnosti*, nebot vzhledem ke vzacné povaze
tohoto onemocnéni nebylo mozné o pfipravku Orphacol ziskat Uplné informace. Evropska agentura pro
|éCivé pripravky kazdoro¢né vyhodnoti jakékoli nové informace a tento souhrn bude podle potfeby
aktualizovan.
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Jaké informace o pripravku Orphacol nebyly dosud predlozeny?

Jelikoz ptipravek Orphacol byl schvalen za vyjimecnych okolnosti, spole¢nost, ktera pripravek Orphacol
dodava na trh, vytvoti databazi pacientl Ié¢enych pfipravkem Orphacol za G¢elem monitorovani
bezpecnosti a Ucinnosti 1éCby a vysledky bude v pravidelnych, stanovenych intervalech predkladat
vyboru CHMP.

Jaka opatreni jsou uplatiovana k zajisténi bezpecného a ucinného
pouzivani pripravku Orphacol?

K zajisténi co nejbezpecnéjsiho pouzivani pripravku Orphacol byl vypracovan plan fizeni rizik. Na
zakladé tohoto planu byly do souhrnu Gdajl o piipravku a pfibalové informace piipravku Orphacol
zahrnuty informace o bezpecnosti, vCetné prislusnych opatfeni, ktera by méli dodrzovat zdravotnicti
pracovnici a pacienti.

Vyrobce pfipravku Orphacol také poskytne lékafiim ve véech ¢lenskych statech, ktefi pouZivaji
pfipravek Orphacol, bali¢ek obsahujici literaturu o pfipravku i informace tykajici se spravné diagnostiky
tohoto typu onemocnéni, rizik nezaddoucich u&ink{ a spravného zplsobu pouZivani tohoto pFipravku.

Dalsi informace o pripravku Orphacol

Evropska komise udélila rozhodnuti o registraci pfipravku Orphacol platné v celé Evropské unii dne
12. zari 2013.

PIné znéni zpravy EPAR pro pfipravek Orphacol je k dispozici na internetovych strankach agentury na
adrese ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European Public Assessment Reports. Dalsi
informace o |éCbé pFipravkem Orphacol naleznete v pfibalové informaci (rovnéz soucasti zpravy EPAR)
nebo kontaktujte svého lékare ¢i 1ékarnika.

Shrnuti stanoviska k pripravku Orphacol vydaného Vyborem pro |éCivé pfipravky pro vzacna
onemocnéni je k dispozici na internetovych strankach agentury na adrese ma.europa.eu/Find
medicine/Human medicines/Rare disease designation.

Tento souhrn byl naposledy aktualizovan v 09-2013.
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