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Ammonaps
natriumphenylbutyrat

EPAR - sammendrag for offentligheden

Dette dokument er et sammendrag af den europad ske offentlige vurderingsrapport (EPAR). Det
forklarer, hvordan Udvalget for Humanmedicinske Laggemidler (CHMP) vurderede de
gennemferte undersegelser og naede frem til sine anbefalinger om, hvordan laagemidlet skal
anvendes.

Hvis du ansker yderligere oplysninger om din sygdomstilstand eller behandling, kan du laese
indlaagssedien (ogsa en del af denne EPAR) eller kontakte din laege €ller dit apotek. Hvis du
agnsker yderligere oplysninger om baggrunden for CHMP’ s anbefalinger, kan du laese den faglige
dreftel se (ogsa en del af denne EPAR).

Hvad e Ammonaps?
Ammonaps er et lasgemiddel, som indeholder det aktive stof natriumphenylbutyrat. Det leveres som
hvide, ovale tabletter (500 mg) og som granulat (940 mg/g).

Hvad anvendes Ammonaps til?

Ammonaps anvendestil behandling af patienter, der lider af forstyrrelser i urinstofcyklus. Disse

patienter kan ikke udskille de kvead stofhol dige affaldsstoffer, fordi de mangler visse enzymer, som

normalt findesi leveren. De kvadstofholdige affd dsstoffer findesi kroppen i form af ammoniak, som

er specielt giftigt for hjernen.

Ammonaps anvendesttil patienter, der mangler et eler flere af fagende enzymer: carbamylfosfat

syntetase, ornithin transcarbamylase eler argininosuccinat syntetase. Det kan anvendestil patienter

med falgende former af sygdommen:

e tidlig sygdomsdebut hos spasdbern, hvor et eller flere af disse enzymer mangler fuldstaandigt,
inden for den ferste maned efter fadslen

e sen sygdomsdebut hos patienter, der er over en maned gamle og delvis mangler et enzym og har
haft hjerneskade forarsaget af hgjt ammoniakindhold.

Laggemidlet udleveres kun efter recept.

Hvordan anvendes Ammonaps?

Behandling med Ammonaps ber overvages af en laage med erfaring i behandling af patienter med
forstyrrelser i urinstofcyklus.

Ammonaps anvendes som en tillaggsbehandling til andre behandlinger og sammen med en saalig
lavproteindiag for at begramse indtagelsen af kvadstof. Den daglige dosis af Ammonaps tilpasses den
enkelte patient og af haanger af patientens kost, hgjde og vaagt. Der skal regel maessigt tages blodprover
for at finde frem til den korrekte daglige dosis. Den daglige dosis Ammonaps skal delesi lige store
maangder, der indtages med hvert maltid.

Tabletterne anvendes til voksne og bern, mens granul atet bruges til spaadbern og patienter, der ikke
kan sluge tabletter. Granulatet blandes enten i mad eller vaeske umiddelbart inden indtagelse eller
oplgsesi vand, inden det tilfgres gennem et rar, der er fart gennem bugvasggen eller naesen ind i
maven.
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Behandlingen med Ammonaps er langsigtet og skal fortsadte, indtil patienten har faet foretaget en
vellykket levertransplantation.

Hvordan virker Ammonaps?

Indtagelse af protein tilfgrer kroppen kvadstof, som herefter omdannes til ammoniak. Patienter med
forstyrrelser i urinstofcyklus kan ikke udskille ammoniak, som derfor kan forekommei hgje
koncentrationer i kroppen, hvilket kan medfare alvorlige problemer, bl.a. invaliditet, hjerneskade og
ded. Det aktive stof i Ammonaps, natriumphenylbutyrat, omdannesi kroppen til et andet stof kaldet
phenylacetat. Phenylacetat bindes til aminosyren glutamin, som indeholder kvadstof, hvorved der
dannes et stof, som kan udskilles gennem nyrerne. Det far kvadstofindholdet i kroppen til at falde,
hvorved produktionen af ammoniak nedsadtes.

Hvordan blev Ammonaps under saggt?

Ammonaps er blevet undersggt hos 82 patienter med forstyrrelser i urinstofcyklus, som fik behandling
med Ammonaps og ikke var blevet behandlet for deres sygdom tidligere. Ammonaps blev ikke
sammenlignet med andre behandlinger. Det vigtigste mal for behandlingens virkning var overlevelse,
men derudover undersggtes antallet af tilfadde af hyperammoniaami (perioder med meget hgjt
ammoniakindhold i blodet), kognitiv udvikling (udvikling af evnen til at taanke, lage og huske), vaekst
samt blodets indhold af ammoniak og glutamin.

Hvilken fordel viser undersggelserne, at der er ved Ammonaps?

| alt overlevede ca. 80 % af nyfadte patienter, som fik Ammonaps. | modsagning hertil dar
ubehandlede nyfedte almindeligvis inden for det farst levedr. Overlevel sesprocenten var hgjere hos
patienter, der havde udviklet sygdommen senerei livet. Tidlig diagnose af sygdommen og gjeblikkelig
pabegyndelse af behandlingen er vigtigt for at nedsadte risikoen for invaliditet.

Hvilken risiko er der forbundet med Ammonaps?

De mest almindelige bivirkninger ved Ammonaps (som ses hos flere end 1 ud af 10 patienter) er
udeblivende menstruation og uregel maessig menstruation, men disse bivirkninger optrasder kun hos
kvinder i den fadedygtige alder. Andre almindelige bivirkninger er unormal nyrefunktion og unormal
blodtadling (rade blodlegemer, hvide blodlegemer og blodplader). Den fuldsteandige liste over alle de
indberettede bivirkninger ved Ammonaps fremgér af indlasgssedien.

Ammonaps maikke anvendes af patienter, der kan vaae overfglsomme (allergiske) over for
natriumphenylbutyrat eller andre af indhol dsstofferne. Det ma ikke anvendes hos patienter, der er
gravide eller ammer.

Hvorfor blev Ammonaps godkendt?

Udvalget for Humanmedicinske Lasgemidler (CHMP) konstaterede, at forstyrrelser i urinstofcyklus er
en alvorlig sygdom med fa tilgaangelige behandlingsmuligheder, og at det er pavist, at Ammonaps
forebygger for hgje maangder ammoniak hos patienterne. Selvom der kun foreld begramsede
oplysninger, besluttede CHMP derfor, at fordelene ved Ammonaps er starre end risiciene til
tillaegsbehandling i forbindelse med kronisk kontrol af forstyrrelser i urinstofcyklus. Udvalget

anbefal ede udstedel se af markedsferingstilladel se for Ammonaps.

Ammonaps blev godkendt pa "saalige omstamdigheder”, da der pa godkendel sestidspunktet kun forela
sparsomme oplysninger som falge af sygdommens sjaddenhed. Efter at virksomheden havde fremlagt
de yderligere oplysninger, som man havde anmodet om, blev de ' searlige omstamdigheder’ ophaavet
den 6. juli 2004.

Andre oplysninger om Ammonaps:

Europa-K ommissionen udstedte en markedsferingstilladel se med gyldighed i hele Den Europagske
Union for Ammonaps den 8. december 1999. Markedsfgringstilladel sen blev fornyet den 8. december
2004 og den 8. december 2009. Indehaveren af markedsfaringstilladelsen er Swedish Orphan
International AB.

Den fuldstaandige EPAR for Ammonaps findes her.
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