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Ammonaps
sodium phenylbutyrate

EPAR-6sszefoglal6 a nyilvanossag szamara

Ez a dokumentum az eurdpai nyilvanos értékelo jelentés (EPAR) dsszefoglaldja. Azt mutatja be,
hogy az emberi felhasznaldsra szant gyogyszerek bizottsaganak (CHMP) az elvégzett
vizsgalatokon alapulo értékelése miként vezetett a gyogyszer alkalmazasi feltételeire vonatkozo
ajanlasokhoz.

Amennyiben sajat betegségével vagy kezelésevel kapcsolatban tovdbbi informaciora van sziiksége,
olvassa el a betegtajékoztatot (amely ugyancsak az EPAR része), illetve kérdezze meg
kezelborvosat vagy gyogyszerészét! Ha On tébbet szeretne tudni a CHMP ajanlésainak alapjairdl,
olvassa el a (szintén az EPAR részét képezo) tudomanyos indoklast!

Milyen tipusu gyégyszer az Ammonaps?
Az Ammonaps egy natrium-fenilbutirat nevii hatéanyagot tartalmazo gyogyszer. Fehér szindi, ovalis
tablettak (500 mg) és granulak (940 mg/g) formajaban kaphato.

Milyen betegségek esetén alkalmazhaté az Ammonaps?

Az Ammonaps-ot a karbamidciklus zavaraiban szenved6 betegek kezelésére alkalmazzak. Ezeknek a

betegeknek a szervezete nem képes megszabadulni a felesleges nitrogént6l, mert esetiikben hianyzik

néhany, a majban altalaban megtalalhato enzim. A felesleges nitrogén a szervezetben ammonia

formajaban van jelen, amely mérgezo, kiilondsen az agyra.

Az Ammonaps-ot olyan betegek esetében hasznaljak, akiknél a kdvetkezd enzimek koziil egy vagy

tobb hianyzik: karbamil-foszfat szintetaz, ornitin-transzkarbamilaz vagy arginin-szukcinat szintetaz. A

betegség kovetkez6 formaiban szenvedd betegek esetében alkalmazhato:

e  koran kialakul6” betegség csecsemok esetében, akiknél az élet elsé honapjaban ezen enzimek
egyike vagy az Osszes enzim teljes mértékben hianyzik;

o késon kialakuld” betegség, amikor a betegeknél egy honapnal id6sebb korban egy enzim
részlegesen hianyzik , és akiknek az agyat karosodas érte a vér magas ammoniaszintje miatt.

A gyogyszer csak receptre kaphato.

Hogyan kell alkalmazni az Ammonaps-ot?

Az Ammonaps-kezelést olyan orvosnak kell feliigyelnie, aki megfelel6 tapasztalatokkal rendelkezik a
karbamidciklus zavaraiban szenvedé betegek kezelésében.

Az Ammonaps-ot egy masik kezelés kiegészitéseként és — a nitrogén-felvétel csokkentése érdekében —
egy specialis fehérjeszegény étrend mellett kell alkalmazni. Az Ammonaps napi adagjat egyénre
szabva kell megallapitani, és az fligg a beteg étrendjétdl, magassagatol és teststlyatol. A megfeleld
napi adag megallapitdsdhoz rendszeres vérvizsgalatokat kell végezni. Az Ammonaps adagjat egyenl6
részekre kell osztani, és minden étkezés alkalmaval be kell venni.

A tablettak felnéttek és gyermekek szamara késziiltek, a granulak pedig csecsemodknek €s a nyelni
nem képes betegeknek. A granulakat az ételbe vagy italba kell keverni kdzvetlentil a bevétel elott,
vagy vizben kell feloldani, mieldtt azt a hason vagy az orron at vezetett csdvon keresztiil a gyomorba
juttatjak. Az Ammonaps-ot hossza tavon kell szedni, és addig kell alkalmazni, amig a betegen sikeres
majatiiltetést nem végeztek.
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Hogyan fejti ki a hatasat az Ammonaps?

Fehérje fogyasztasa soran nitrogén keriil a szervezetbe, amely aztdn ammoniava alakul. A
karbamidciklus zavaraiban szenvedd betegek szervezete nem képes megszabadulni az ammoniatol,
amely igy magas szintet érhet el, és sulyos problémakhoz, példaul rokkantsaghoz, agyi karosodashoz
¢és halalhoz vezethet. Az Ammonaps hatéanyaga, a natrium-fenilbutirat, a szervezetben egy fenil-
acetat nevil anyagga alakul at. A fenil-acetat 6sszekapcsoldodik a nitrogéntartalmi glutamin
aminosavval, egy olyan anyagga alakulva, amelyet a szervezet a vesén keresztiil képes kivalasztani.
Ezaltal csokken a nitrogén szintje a szervezetben, csdokkentve a termelt ammonia mennyiségét.

Milyen modszerekkel vizsgaltak az Ammonaps-ot?

Az Ammonaps-ot 82, a karbamidciklus zavaraiban szenvedd, Ammonpas-szal kezelt, és elézoleg
betegségiikre egyéb kezelést nem kapo betegen vizsgaltdk. Az Ammonaps-ot nem hasonlitottdk 6ssze
mas kezeléssel. A hatékonysag f6 mértéke a tulélés volt, de a vizsgalat soran mérték a
hyperammoniaemias epizédok szamat (azon periodusok, amelyekben nagyon magas a vér
ammoniaszintje), a kognitiv fejlédést (a gondolkodas, tanulés és emlékezés képességének fejlodése), a
novekedést, valamint a vér ammonia- és glutamintartalmat is.

Milyen elényei voltak az Ammonaps-nak a vizsgalatok soran?

Az Ammonaps-ot kapo ujsziilottek esetében az dsszesitett talélési arany 80% kortiil volt. Ezzel
szemben a nem kezelt 0jsziilottek altalaban életiik els6 évében meghalnak. A talélési arany magasabb
volt azon betegek esetében, akiknél a betegség életiik késobbi szakaszaban alakult ki. A korai
felismerés és a kezelés azonnali megkezdése 1ényeges a képességesokkenés kockazatanak csokkentése
szempontjabol.

Milyen kockazatokkal jar az Ammonaps alkalmazasa?

Az Ammonaps leggyakoribb (10 beteg koziil tobb mint 1-nél eléforduld) mellékhatésai az
amenorrhoea (havi vérzés kimaradasa) és a szabalytalan menstruacios ciklus, de ezek csak a
termékeny ndi beteg esetében jelentkeznek. A gyakori mellékhatasok kozott szerepel a rendellenes
vesefunkcio és vérkép (vorosvérsejtek, fehérvérsejtek, és vérlemezkék). Az Ammonaps hasznalatahoz
kapcsolodoan jelentett 6sszes mellékhatast illetden, olvassa el a betegtajékoztatot!

Az Ammonaps nem alkalmazhat6 olyan betegeknél, akik tilérzékenyek (allergidsok) lehetnek a
natrium-fenilbutirattal vagy a készitmény barmely mas dsszetevdjével szemben. Az Ammonaps nem
adhato terhes ndknek, illetve szoptatd anyaknak.

Miért engedélyezték az Ammonaps forgalomba hozatalat?

Az emberi felhasznalasra szant gydgyszerek bizottsaga (CHMP) megjegyezte, hogy a karbamidciklus
zavarai egy olyan sulyos betegség, amelyre kevés terapias lehetdség all rendelkezésre, valamint, hogy
az Ammonaps hatékonyan el6zi meg a tal magas ammoniaszint kialakulasat. Ezért, a rendelkezésre
all6 informéacid hianyossagai ellenére, a CHMP ugy dontott, hogy az Ammonaps alkalmazasanak
elonyei meghaladjak a kockazatokat, jarulékos terapiaként alkalmazva a karbamidciklus zavarainak
kronikus kezelésében. A bizottsag javasolta az Ammonaps-ra vonatkozo forgalomba hozatali engedély
kiadasat.

Az Ammonaps forgalomba hozatalat ,,kivételes koriilmények” kozott engedélyezték, mert a betegség
ritka el6fordulasa miatt az engedély kiadasanak idépontjaban csak korlatozott mértékii informacio allt
rendelkezésre. Miutan a cég a tovabbi sziikséges informacidkat megadta, a ,,kivételes koriilmények”™
2004. julius 6-an megsziintek.

Az Ammonaps-szal kapcsolatos egyéb informacio

Az Europai Bizottsag 1999. december 8-4n az Ammonaps-ra vonatkozoan megadta az Eurdpai
Unidban egész teriiletére érvényes forgalomba hozatali engedélyt. A forgalomba hozatali engedélyt
2004. december 8-an és 2009. december 8-an megujitottdk. A forgalomba hozatal jogosultja a svéd
Orphan International AB.

Az Ammonaps-ra vonatkozoé teljes EPAR itt talalhato.

Az bsszefoglalé utolsé aktualizalasa: 12-2009.
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