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EPAR-dsszefoglald a nyilvanossag szamara

Carbaglu

kargluminsav

Ez a dokumentum a Carbaglu-ra vonatkozé eurdpai nyilvanos értékeld jelentés (EPAR) Gsszefoglaloja.
Azt mutatja be, hogy az emberi felhasznalasra szant gyodgyszerek bizottsaganak (CHMP) a gyogyszerre
vonatkozo értékelése miként vezetett a forgalomba hozatali engedély kiadasat tdmogatd
véleményéhez és a Carbaglu alkalmazasi feltételeire vonatkozé ajanlasaihoz.

Milyen tipusi gyogyszer a Carbaglu?

A Carbaglu egy kargluminsav nev(i hatéanyagot tartalmazé gydgyszer. Diszpergalodo tabletta
formajaban kerl forgalomba. A , diszpergalédd” azt jelenti, hogy a tablettat vizben lehet diszpergalni
(feloldani).

Milyen betegségek esetén alkalmazhaté a Carbaglu?

A Carbaglu-t a hiperammonémia (magas ammoniaszint a vérben) kezelésére alkalmazzak, az alabbi
anyagcsere-betegségekben szenved6 betegeknél:

e N-acetilglutamat-szintaz (NAGS) hiany. Az ebben az egész életen at tartd betegségben szenvedd
betegeknél hianyzik az a NAGS elnevezésli majenzim, amely normal esetben segiti az ammaénia
lebontasat. Ha az enzim nincs jelen, az ammodnia nem bonthato le, és a vérben felhalmozddik.

e Bizonyos organikus acidémiak (izovaleridnsav acidémia, metilmalonsav acidémia és propionsav
acidémia), amelyek esetében a a betegeknél a fehérje-anyagcserében résztvevé bizonyos enzimek
hidnyoznak.

Mivel az emlitett betegségekben szenved6 betegek szama alacsony, a betegségek ,ritkdnak”
minGsiliinek, ezért a Carbaglu klilénb6z6 idépontokban (ldsd lentebb) megkapta a ,ritka betegségek
gydgyszere” mingsitést.

A gyodgyszer csak receptre kaphato.
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Hogyan kell alkalmazni a Carbaglu-t?

A Carbaglu-kezelést csak az anyagcsere-betegségek kezelésében jartas orvos kezdheti meg.

A NAGS hianyban szenvedd betegek esetében a kezelést mar egynapos korban meg lehet kezdeni, és a
gydgyszert a beteg egész életén at alkalmazni lehet. Organikus acidémiaban szenved6 betegeknél a
kezelést akkor kell elkezdeni, amikor a betegnél hiperammonémias krizis 1ép fel, és addig kell folytatni,
amig az el nem mulik.

A Carbaglu kezd6 napi adagja 100 mg testtomeg-kilogrammonként, azonban ez szlikség esetén 250
mg/kg-ig emelhetd. Az adagot ezt kévetden ugy kell beallitani, hogy fennmaradjon a vér normalis
ammoniaszintje. A tablettat kis mennyiségl vizben kell diszpergalni (feloldani), miel6tt a betegnek
beadnak. A tablettat konnyedén két egyenld részre lehet térni.

Hogyan fejti ki hatasat a Carbaglu?

Az ammonia felhalmozddasa a vérben mérgezd a szervezetre, klilondsen pedig az agyra nézve. A
Carbaglu szerkezete nagyon hasonlit az N-acetilglutamatéhoz, amely az ammaoniat lebontd enzimet
aktivalja. A Carbaglu segiti az ammaonia lebontasat, igy csokkenti az ammadnia szintjét a vérben és a
mérgez6 hatast.

Milyen moédszerekkel vizsgaltak a Carbaglu-t?

A Carbaglu-t 20 beteg bevonasaval vizsgaltak, akik kézll 12 NAGS hidanyban szenvedett és atlagosan
harom évig kezelték dket. A masik nyolc beteget mas okbdl kialakult hiperammonémia miatt kezelték.
A vallalat tovabbi négy betegnek a Carbaglu hatéanyagaval végzett kezelésével kapcsolatos
szakirodalombdl szarmazd adatokat is benyujtott.

A Carbaglu-t 57 (koérulbelll kétharmaduk Ujszal6tt), hiperammonémias krizistk alatt Carbaglu-val
kezelt izovaleriansav acidémiaban, metilmalonsav acidémiaban vagy propionsav acidémidban szenvedd
betegen is tanulmanyoztak.

Valamennyi vizsgdlatban a hatasossag f6 mértéke a vérben mért ammoniaszint valtozasa volt.
Milyen el6nyei voltak a Carbaglu alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

Az ammonia szint az NAGS hianyban szenvedd betegeknél normalis szintre allt vissza a Carbaglu-
kezelést kovetéen. A Carbaglu-val kezelt betegeket stabil allapotban lehetett tartani étrendi
korlatozasok vagy mas gydgyszerek alkalmazasanak szlikségessége nélkdil.

Az izovaleriansav acidémiaban, metilmalonsav acidémiaban vagy propionsav acidémiaban szenvedd
betegek esetében a Carbaglu szintén csokkentette a vér ammoniaszintjét, adtlagosan 5,5 nappal a
kezelés megkezdése utan.

Milyen kockazatokkal jar a Carbaglu alkalmazasa?

A Carbaglu leggyakoribb mellékhatasa (100 beteg kozlil 1-10-nél jelentkezik) a fokozott verejtékezés.
A Cargablu alkalmazasaval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatas teljes felsoroldsat lasd a
betegtajékoztatoban!

A Carbaglu nem alkalmazhatd olyan személyeknél, akik tulérzékenyek (allergidsak) lehetnek a
kargluminsavval vagy a készitmény barmely mas 6sszetevéjével szemben. A Carbaglu alkalmazasa

szoptatd nék esetében tilos!
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Miért engedélyezték a Carbaglu forgalomba hozatalat?

A CHMP megallapitotta, hogy a Carbaglu hatékonyan csokkenti a vér ammaniaszintjét a normalis
szintre, valamint hogy alkalmazasanak el6nyei meghaladjak a kockazatokat. A bizottsag javasolta a
Carbaglu-ra vonatkozo forgalomba hozatali engedély kiadasat.

A Carbaglu-val kapcsolatos egyéb informacio:

2003. januar 24-én az Eurdpai Bizottsag az Orphan Europe részére a Carbaglu-ra vonatkozdan kiadta
az Eurdpai Unid egész terliletére érvényes forgalomba hozatali engedélyt. A forgalomba hozatali
engedély korlatlan ideig érvényes.

A ritka betegségek gyogyszereivel foglalkozo bizottsag Carbaglu-ra vonatkozé véleményének
dsszefoglaldja az Ugyndkség weboldalan taladlhaté: ema.europa.eu/Find medicine/Human

medicines/Rare disease designations (NAGS hiany: 2000. oktober 18.; izovaleridnsav acidémia: 2008.
november 7.; metilmalonsav acidémia: 2008. november 7.; propionsav acidémia: 2008. november 7.).

A Carbaglu-ra vonatkoz6 teljes EPAR az Ugyndkség weboldalédn taldlhaté: ema.europa.eu/Find
medicine/Human medicines/European Public Assessment Reports. Amennyiben a Carbaglu-val torténd

kezeléssel kapcsolatban bévebb informacidra van sziiksége, olvassa el a (szintén az EPAR részét
képezd) betegtajékoztatodt, illetve forduljon orvosahoz vagy gyogyszerészéhez!

Az 6sszefoglald utolsé aktualizaldsa: 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
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

