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Julkinen EPAR-yhteenveto

Carbaglu
karglumihappo

Tama teksti on tiivistelma Euroopan julkisesta arviointilausunnosta (EPAR), joka koskee Carbaglu-
valmistetta. Tekstissé selitetdan, miten ladkevalmistekomitea (CHMP) on arvioinut ladkevalmistetta ja

paatynyt myyntiluvan myontamisté puoltavaan lausuntoon seké suosituksiin Carbaglun kayton
ehdoista.

Mita Carbaglu on?

Carbaglu on laake, jonka vaikuttava aine on karglumihappo. Laaketta saa dispergoituvina tabletteina.

Dispergoituva tarkoittaa, etta laake voidaan dispergoida (sekoittaa) veteen.

Mihin Carbaglua kaytetaan?

Carbaglua kaytetdan hyperammonemian (veren suuren ammoniakkipitoisuuden) hoitoon potilailla,
joilla on seuraavia metabolisia sairauksia:

¢ N-asetyyliglutamaattisyntaasin (NAGS:n) puutos. Potilaat, joilla on ammoniakkia hajottavan NGAS-
maksaentsyymin elinikdinen puutos. Ellei entsyymia ole, ammoniakki ei voi hajota eika sita kerry
vereen.

e Jotkin orgaaniset happoverisyydet (isovaleriaanahappoverisyys, metyylimalonihappoverisyys ja
propionihappoverisyys), joissa potilaalta puuttuu tiettyja proteiiniaineenvaihduntaan osallistuvia
entsyymeja.

Koska naita sairauksia sairastavia potilaita on vahan, sairauksia pidetadn harvinaisina; Carbaglu on
nimetty harvinaisladkkeeksi (harvinaisten sairauksien hoidossa kaytettava ladke) useina eri
ajankohtina (ks. paivamaarat jaljempana).

Ladkettd saa vain laadkarin maarayksesta.
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Miten Carbaglua kaytetdan?

Carbaglu-hoidon aloittavan laakarin on oltava perehtynyt aineenvaihduntasairauksien hoitoon.
NAGS:in puutoksessa hoidon voi aloittaa heti ensimmaisena elinpaivana, ja ladketta kaytetadn koko
elaman ajan. Orgaanisesta happoverisyydesta karsivien potilaiden hoito aloitetaan potilaan jouduttua

hyperammonemiakriisiin, ja hoitoa jatketaan kriisin paattymiseen saakka.

Carbaglun aloitusannos on 100 mg/painokilo vuorokaudessa, mutta jopa 250 mg/kg voidaan antaa
tarvittaessa. Sen jalkeen annosta muutetaan veren normaalin ammoniakkitason yllapitoa vastaavaksi.
Tabletti on dispergoitava (sekoitettava) pieneen maaréaén vetta ennen potilaalle antamista. Tabletit voi
jakaa helposti kahdeksi yhté suureksi puolikkaaksi.

Miten Carbaglu vaikuttaa?

Vereen kertyvd ammoniakki on myrkyllista elimistélle, erityisesti aivoille. Carbaglu on rakenteeltaan
hyvin samanlainen kuin N-asetyyliglutamaatti, joka aktivoi ammoniakkia hajottavaa entsyymia. Tasta
syysta Carbaglu auttaa hajottamaan ammoniakkia ja vahentdd veren ammoniakkipitoisuutta ja sen
toksisia vaikutuksia.

Miten Carbaglua on tutkittu?

Carbaglua on tutkittu 20 potilaalla, joista 12:lla oli NAGS:n puutos ja joita hoidettiin keskimaarin
kolmen vuoden ajan. Kahdeksan muun hoidetun potilaan hyperammonemia johtui muista syisté. Yhtio
esitteli myo6s julkaistusta kirjallisuudesta peréaisin olevaa tietoa neljasta muusta potilaasta, joita oli
hoidettu Carbaglun vaikuttavalla aineella.

Carbaglua on tutkittu myds 57 potilaalla (noin kaksi kolmasosaa oli vastasyntyneita vauvoja), jotka
sairastivat isovaleriaanahappoverisyytta, metyylimalonihappoverisyytta ja propionihappoverisyytta ja
jotka saivat Carbaglua hyperammonemiakriisissa.

Kaikissa tutkimuksissa tehon p&daasiallinen mitta oli ammoniakkipitoisuuden muutos veressa.

Mita hyotya Carbaglusta on havaittu tutkimuksissa?

NAGS-puutospotilaiden ammoniakkipitoisuus palautui normaaliksi Carbaglu-hoidon jalkeen. Carbaglua
saaneiden potilaiden tila pystyttiin pitama&n vakaana ilman, etté tarvitsi rajoittaa ruokavaliota tai
kayttad muita ladkkeita.

Isovaleriaanahappoverisyys-, metyylimalonihappoverisyys- ja propionihappoverisyyspotilailla Carbaglu
lisdksi laski veren ammoniakkipitoisuutta keskiméarin 5,5 paivassa hoidon aloittamisesta.

Mita riskeja Carbagluun liittyy?

Carbaglun yleisimpié sivuvaikutuksia (1 - 10 potilaalla sadasta) on lisdantynyt hikoilu.

Pakkausselosteessa on luettelo kaikista Carbaglu-valmisteen ilmoitetuista sivuvaikutuksista.

Carbaglua ei saa antaa henkil6ille, jotka saattavat olla yliherkkia (allergisia) kargluumihapolle tai
jollekin muulle valmisteen aineelle. Imettavét naiset eivat saa kayttaa laaketta.
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Miksi Carbaglu on hyvaksytty?

Ladkevalmistekomitea (CHMP) katsoi, etta Carbaglu laski tehokkaasti veren ammoniakkipitoisuuden
normaalille tasolle ja etté Carbaglun edut ovat sen riskeja suuremmat. Komitea suositteli myyntiluvan
myontamisté Carbaglulle.

Muita tietoja Carbaglusta

Euroopan komissio myonsi koko Euroopan unionin alueella voimassa olevan myyntiluvan
harvinaisladke Carbaglulle 24. tammikuuta 2003. Myyntilupa on voimassa toistaiseksi.

Tiivistelmé& harvinaisladkekomitean Carbaglusta antamasta lausunnosta on viraston verkkosivustolla:
ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designations (NAGS:n puutos: 18.
lokakuuta 2000; isovaleriahappoverisyys: 7. marraskuuta 2008; metyylimalonihappoverisyys: 7.
marraskuuta 2008; propionic acidaemia: 7. marraskuuta 2008).

Carbaglua koskeva EPAR-arviointilausunto on kokonaisuudessaan viraston verkkosivustolla:
ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European Public Assessment Reports. Lisatietoja

Carbaglu-hoidosta saa pakkausselosteesta (sisaltyy myos EPAR-lausuntoon) tai laakarilta tai
apteekista.

Taméa yhteenveto on péivitetty viimeksi 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
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000475.jsp&murl=menus/medicines/medicines.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000474.jsp&murl=menus/medicines/medicines.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000467.jsp&murl=menus/medicines/medicines.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/000461/human_med_000685.jsp&murl=menus/medicines/medicines.jsp&mid=WC0b01ac058001d125&jsenabled=true

