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Ammonaps
natriumfenyylibutyraatti

Julkinen EPAR-yhteenveto

Tama teksti on yhteenveto Euroopan julkisesta arviointilausunnosta (EPAR). Tekstissi selitetaan,
miten |aakeval mistekomitea (CHMP) on arvioinut tehtyja tutkimuksia ja padtynyt suosituksiin
|&&kkeen kaytosta.

Jostarvitset lisatietoja sairaudestas tai hoidostasi, lue pakkaussel oste (sisaltyy myos
arviointilausuntoon) tai ota yhteys ladkariin tai apteekkiin. Jos haluat CHMP:n suositusten
perusteella lisatietoa, lue tieteellisen kasittelyn teksti (sisaltyy myds arviointilausuntoon).

Mita Ammonapson?
Ammonaps on |188ke, joka sisdltéa vaikuttavana aineena natriumfenyylibutyraattia. Sité saa valkoisina
soikeinatabletteina (500 mg) jarakeina (940 mg/g).

Mihin Ammonapsia kaytetdan?

Ammonapsia kdytetdan hoitamaan potilaita, joilla ureakierron héirid. Jadnnostyppi ei poistu ndiden

potilaiden kehosta, koska heilld ei oletiettyja yleensd maksassa ol evia entsyymeja. Kehossa

ammoniakin muodossa oleva jdanndstyppi on erityisen myrkyllistd aivokudoksille.

Ammonapsia kdytetdan potilailla, joilta puuttuu yksi tai useampia seuraavista entsyymeista:

karbamyylifosfaattisyntetaasi, ornitiinitranskarbamylaasi tai arginiinimeripihkahapposyntetaasi.

L &8keval mi stetta voidaan kayttéa potilailla, joilla héirid ilmenee seuraavissa muodoissa:

e sairauden "varhainen alkamisgankohta’ vauvoilla, joillailmenee yhden tai useamman entsyymin
taydellinen puuttuminen ensimmaéisen elinkuukauden aikana
ilmenee potilaan ollessa yli yhden kuukauden ikéinen, jajoillaon suuren ammoniakkipitoi suuden
aiheuttama aivovaurio.

L &8keval mistetta saa ainoastaan |88karin maérayksesta.

Miten Ammonapsia kaytetaan?

Ammonaps-hoito annetaan sellaisen 1a8kérin valvonnassa, joka on perehtynyt ureakierron hairididen
hoitoon.

Ammonapsia annetaan toisen hoidon lisana yhdessa sellaisen vahdproteiinisen ruokavalion kanssa,
jonka tarkoitus on vahent&a typen saantia. Paivittdinen annos maarétéan yksilokohtaisesti ja se riippuu
potilaan ruokavaliosta, pituudesta ja painosta. Oikean péivittéisen annoksen |0ytamiseks tarvitaan
sdanndllisia verikokeita. Ammonaps otetaan yhté suurina annoksia jokai sen ruokailun yhteydessa.
Tabletit on tarkoitettu aikuisille jalapsille jarakeita kaytetdén vauvoillajapotilalla, jotka eivét pysty
nielemaan tabletteja. Rakeet sekoitetaan juuri ennen nauttimistajoko ruokaan tai juomaan tai ne
liuotetaan veteen ja annetaan maha- tai nendl etkun kautta mahal aukkuun.

Ammonapsia annetaan pitkaai kai shoitona, ja sité on otettava siihen saakka, kunnes potilaalle on
suoritettu onnistunut maksan siirto.
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Miten Ammonaps vaikuttaa?

Proteiinien syonti tuo kehoon typped, joka muuttuu ammoniakiksi. Potilailla, joillaon ureakierron
hairio, ammoniakki ei poistu kehosta joten ammoniakkipitoisuudet saattavat nousta korkealle. Taméa
voi johtaa vakaviin ongelmiin, mukaan lukien aivovaurio tai kuolema. Ammonapsin vaikuttava aine,
natriumfenyylibutyraatti, muuttuu kehossa toiseksi aineeksi, fenyyliasetaatiksi. Fenyyliasetaatti
yhdistyy typpea sisdltdvan aminohappo glutamiinin kanssa ja muodostaa néin aineen, joka erittyy
kehosta munuai sten kautta. K ehon typpi pitoi suus a enee ja ammoniakin tuotanto vahenee.

Miten Ammonapsia on tutkittu?

Ammonapsiatutkittiin 82 potilaala, joilla oli ureakierron héirio jajoita hoidettiin Ammonapsillaja
jotka eivét aiemmin olleet saaneet mitéén 1adkitysta téhan héirioon. Ammonapsia el verrattu muihin
|&8kevalmisteisiin. Tehon paéasiallisena mittana oli eloonjd@minen. Muita tutkittuja seikkoja olivat
hyperammoneemiset kohtaukset (vaiheet, jolloin ammoniakki pitoi suus veressa on erittéin korkea),
kognitiivinen kehittyminen (gjattelu-, oppimis- ja muistikyvyn kehittyminen), kasvu seké veren
ammoniakki- ja glutamiinipitoi suudet.

Mita hyétyda Ammonapsista on havaittu tutkimuksissa?

Ammonapsia saanei den vastasyntynei den joukossa el oonj &amisprosentti oli noin 80 %.
Vastasyntyneet, jotka eivét saa hoitoa, kuolevat yleensa ensmmaéisen elinvuotensa aikana.
Eloonjaémi sen mahdollisuudet olivat suuremmat niilla potilailla, joiden tauti alkoi myéhemmin.
Varhainen diagnoos ja valiton hoito ovat térkeitéd vammautumisen riskin vahentémiseksi.

Mitariskgd Ammonapsiin liittyy?

Ammonapsin yleisimmét sivuvaikutukset (useammalla kuin yhdell& potilaalla 10:st8) on kuukautisten
puuttuminen ja epasaanndlliset kuukautiset, jotka kuitenkin ilmenevét vain naispotilailla. Muitayleisia
sivuvaikutuksia ovat munuai sten toiminnan hairiét ja poikkeamat verisolujen maarissa (punasol ut,
valkosolut ja verihiutal eet). Pakkaussel osteessa on |uettel o kaikista Ammonapsin ilmoitetuista
sivuvaikutuksista.

Ammonapsia el saa antaa henkildille, jotka saattavat ollayliherkkia (allergisia)
natriumfenyylibutyraatille tai Ammonapsin jollekin muulle aineelle. Sitd el myosk&an saa antaa
raskaana olevilletai imettaville naisille.

Mikss Ammonaps on hyvaksytty?

L &é8keval mistekomitea (CHMP) totesi, etté ureakierron héirid on vakava sairaus, johon on hyvin véhan
hoitomahdollisuuksia, ja ettd Ammonapsin on osoitettu ehkéi sevan ammoniakkipitoisuuksien liiallisen
nousun. Siité huolimatta, ettd kaytettévissa ol evien tietojen méérd on véhainen, CHMP katsoi
Ammonapsin hy6tyjen olevan sen riskeja suuremmat, kun sitéa kéytetddn ureakierron héirididen
pitk&aikaisen hoidon liséna. Komitea suositteli myyntiluvan myontamistd Ammonapsille.
Ammonapsin myyntilupa on myonnetty poikkeusehdoin, koska sairauden harvinaisuuden takia
saatavissaoli vain vahan tietoja myyntilupaa myonnettdessa. Kun yhti6 toimitti pyydetyt lisétiedot,
poikkeuksellisten ol osuhtei den katsottiin padttyneen 6. heindkuuta 2004.

Muita tietoja Ammonapsista

Euroopan komissio myonsi koko Euroopan unionin alueella voimassa olevan myyntiluvan
Ammonapsia varten 8. joulukuuta 1999. Myyntilupa uusittiin 8. joulukuuta 2004 ja 8. joulukuuta 2009.
Myyntiluvan haltijaon Swedish Orphan International AB.

Ammonapsia koskeva EPA R-lausunto kokonai suudessaan on tassa.

Tama yhteenveto on paivitetty viimeks 12-20009.
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