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Ravicti (Glycerolphenylbutyrat)

Ubersicht tiber Ravicti und Begriindung fiir die Zulassung in der EU

Was ist Ravicti und wofur wird es angewendet?

Ravicti ist ein Arzneimittel zur Behandlung von Stérungen des Harnstoffzyklus bei Erwachsenen und
Kindern, wenn diese durch eine Erndhrungsumstellung allein nicht behandelt werden kénnen. Da den
Patienten mit Stérungen des Harnstoffzyklus einige Leberenzyme fehlen, kdnnen sie den Abfall-
Stickstoff im Korper nicht ausscheiden. Im Kérper wird der Abfall-Stickstoff in Ammoniak
umgewandelt, was schadlich wird, wenn es sich ansammelt. Ravicti wird bei Patienten angewendet,
denen eines oder mehrere der folgenden Enzyme fehlen: Carbamylphosphatsynthetase I,
Ornithintranscarbamylase, Argininosuccinatsynthetase, Argininosuccinatlyase, Arginase | und
Ornithintranslocase.

Ravicti enthalt den Wirkstoff Glycerolphenylbutyrat.

Stérungen des Harnstoffzyklus sind selten, und Ravicti wurde am 10. Juni 2010 als Arzneimittel flr
seltene Leiden (,,Orphan-Arzneimittel”) ausgewiesen. Weitere Information zur Ausweisung als
Arzneimittel fiur seltene Leiden finden sich hier: ema.europa.eu/en/medicines/

/ema_group_types/ema_orphan.

Wie wird Ravicti angewendet

Ravicti ist als Flussigkeit (1,1 g/ml) erhaltlich, die oral eingenommen oder Uber einen Schlauch, der
durch die Nase oder durch den Bauchnabel in den Magen geschoben wird, angewendet wird. Ravicti ist
nur auf arztliche Verschreibung erhaltlich und muss von einem Arzt verschrieben werden, der
Erfahrung in der Behandlung von Patienten mit Stérungen des Harnstoffzyklus hat.

Da EiweilRe eine Stickstoffquelle darstellen, muss Ravicti zusammen mit einer speziellen eiweilarmen
Erndhrung und manchmal mit Nahrungserganzungsmitteln (abh&ngig von der taglichen
EiweiBaufnahme, die fir Wachstum und Entwicklung notwendig ist) eingenommen werden.

Die Dosis von Ravicti hangt von der Ernahrung des Patienten, seiner Gréf3e und seinem Gewicht ab. Es
sind regelméRige Blutuntersuchungen nétig, um die Dosis anzupassen. Die tdgliche Gesamtdosis von
Ravicti sollte in gleichen Einzeldosen aufgeteilt und zu jeder Mahlzeit angewendet werden. Ravicti kann
lebenslang angewendet werden, sofern dem Patienten nicht mit Erfolg eine Leber transplantiert worden
ist.
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Weitere Informationen zur Anwendung von Ravicti entnehmen Sie der Packungsbeilage, oder wenden
Sie sich an lhren Arzt oder Apotheker.

Wie wirkt Ravicti?

Der Wirkstoff von Ravicti, Glycerolphenylbutyrat, wird im Kérper in eine Substanz, in das sogenannte
Phenylacetat, umgewandelt. Phenylacetat bindet an die Aminoséure Glutamin, die in Eiweifen
vorhanden ist, und bildet eine Substanz, die Uber die Nieren vom Kdrper ausgeschieden werden kann.
Durch das Ausscheiden von Eiwei3en kann der Stickstoffspiegel im Kdrper gesenkt und so die gebildete
Ammoniakmenge verringert werden.

Welchen Nutzen hat Ravicti in den Studien gezeigt?

Ravicti wurde in einer Studie mit 88 Erwachsenen mit Natriumphenylbutyrat (einem anderen
Arzneimittel zur Behandlung von Stdérungen des Harnstoffzyklus) verglichen. Der Hauptindikator fir die
Wirksamkeit war nach einer vierwochigen Behandlung die Anderung des Ammoniak-Spiegels im Blut.
Die Studie zeigte, dass Ravicti zur Kontrolle des Ammoniak-Spiegels im Blut mindestens genauso
wirksam war wie das Vergleichsarzneimittel: der geschatzte durchschnittliche Ammoniak-Spiegel
betrug etwa 870 Mikromol pro Liter bei Patienten, die mit Ravicti behandelt wurden, verglichen mit
etwa 980 Mikromol pro Liter bei Patienten, die mit Natriumphenylbutyrat behandelt wurden. Daten aus
zusatzlichen Studien zeigten eine ahnliche Wirkung bei Kindern, die von Geburt an mit Ravicti
behandelt wurden.

Welche Risiken sind mit Ravicti verbunden?

Sehr haufige Nebenwirkungen von Ravicti (die mehr als 1 von 20 Personen betreffen kénnen) sind
Durchfall, Flatulenz (Blahungen), Kopfschmerzen, verminderter Appetit, Erbrechen, Midigkeit, Ubelkeit
und anormaler Hautgeruch.

Ravicti darf nicht zur Behandlung von akuter Hyperammonamie (plétzlicher Anstieg des Ammoniak-
Spiegels im Blut) angewendet werden. Die vollstandige Auflistung der im Zusammenhang mit Ravicti
berichteten Nebenwirkungen und Einschréankungen ist der Packungsbeilage zu entnehmen.

Warum wurde Ravicti in der EU zugelassen?

Die Européaische Arzneimittel-Agentur gelangte zu dem Schluss, dass der Nutzen von Ravicti gegenuber
den Risiken Uberwiegt und dass es in der EU zugelassen werden kann.

Ravicti erwies sich bei der Senkung des Ammoniak-Spiegels im Blut bei Patienten mit Stérungen des
Harnstoffzyklus als wirksam. Ravicti ist ein Arzneimittel mit anhaltender Freisetzung, d. h. der
Wirkstoff wird im Laufe des Tages gleichméaRig freigesetzt. Dies fuhrt zu einer besseren Kontrolle des
Ammoniak-Spiegels im Blut Gber den ganzen Tag. Aus dem gleichen Grund darf Ravicti nicht zur
Behandlung von akuter Hyperammon&mie angewendet werden, da fur solche Falle schneller wirkende
Behandlungen nétig sind.

Daruber hinaus war die Agentur der Auffassung, dass Ravicti aufgrund der Tatsache, dass es als
Flussigkeit erhéltlich ist, vor allem fur Kinder angenehmer sein kénnte, im Vergleich zu anderen
Arzneimitteln, die als Granulat erhéltlich sind und dem Essen hinzugefiigt werden; die flissige Form
erleichtert auBerdem die Gabe Uber einen Schlauch fir Patienten, die nicht schlucken kénnen.

Die Nebenwirkungen von Ravicti betreffen insbesondere den Darm und werden als kontrollierbar
betrachtet. Jedoch sind weitere Informationen beziglich der langfristigen Sicherheit von Ravicti noch
abzuwarten.
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Welche Mallnahmen werden zur Gewéahrleistung der sicheren und
wirksamen Anwendung von Ravicti ergriffen?

Das Unternehmen, das Ravicti in Verkehr bringt, wird ein Patientenregister erstellen, um weitere
Informationen Uber den langfristigen Nutzen und die langfristige Sicherheit des Arzneimittels zu
erhalten.

Empfehlungen und VorsichtsmaflRnahmen zur sicheren und wirksamen Anwendung von Ravicti, die von
Angehdrigen der Heilberufe und Patienten befolgt werden muissen, wurden auch in die
Zusammenfassung der Merkmale des Arzneimittels und die Packungsbeilage aufgenommen.

Wie bei allen Arzneimitteln werden Daten zur Anwendung von Ravicti kontinuierlich tberwacht.
Gemeldete Nebenwirkungen von Ravicti werden sorgfaltig ausgewertet und alle notwendigen
MaRnahmen zum Schutz der Patienten ergriffen.

Weitere Informationen Uber Ravicti

Am 27. November 2015 erhielt Ravicti eine Genehmigung fir das Inverkehrbringen in der gesamten
EU.

Weitere Informationen Uber Ravicti finden Sie auf den Internetseiten der Agentur:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/ravicti

Diese Ubersicht wurde zuletzt im 01-2019 aktualisiert.
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