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Ravicti (glicerin-fenilbutirat)
A Ravicti nevl gydgyszer attekintése és indoklas, hogy miért engedélyezték
az EU-ban

Milyen tipusu gyogyszer a Ravicti és milyen betegségek esetén
alkalmazhato?

A Ravicti egy gyogyszer, amelyet feln6tteknél és gyermekeknél alkalmaznak a karbamidciklus
zavarainak kezelésére, ha a betegség kezeléséhez az étrendmddositdas 6nmagaban nem elegendd. A
karbamidciklus zavaraiban szenvedd betegek szervezetébdl nem tud eltdvozni a felesleges nitrogén,
mert hianyzik néhany majenzimik. A szervezetben a felesleges nitrogén ammoéniava alakul at,
amelynek felhalmozdédasa karos hatasi. A Ravicti-t olyan betegeknél alkalmazzak, akiknél a kovetkezd
enzimek egyike vagy azok kézul tébb hianyzik: karbamoil-foszfat-szintaz-1, ornitin-karbamoil-
transzferaz, argininoszukcinat-szintetaz, argininoszukcinat-liaz, arginaz-1 és ornitin-transzlokaz.

A Ravicti hatbanyaga a glicerin-fenilbutirat.

Mivel a karbamidciklus zavarai ,ritkdnak” mindsulnek, ezért a Ravicti-t a betegség szamos formaja
tekintetében 2010. junius 10-én ,ritka betegség elleni gydgyszerré” (orphan drug) mindsitették.
Tovabbi informacid a ritka betegség elleni (orphan) statusszal rendelkezd gydgyszerekrdl az Eurdpai
Gyogyszerugynokség weboldalan talalhat6: ema.europa.eu/en/medicines/

/ema_group_types/ema_orphan.

Hogyan kell alkalmazni a Ravicti-t?

A Ravicti folyadék (1,1 g/ml) forméajaban kaphatd, amelyet szajon at vagy egy, az orrbél a gyomorba,
vagy a hasbdl a gyomorba vezet6 cs6von at alkalmaznak. A gyogyszer csak receptre kaphato, és olyan
orvosnak kell felirnia, aki jartas a karbamidciklus zavaraiban szenvedd betegek kezelésében.

Mivel a fehérjék a nitrogén forrasai, a Ravicti-t specialis, alacsony fehérjetartalmu diétaval, valamint
olykor taplalék-kiegészitGkkel egylitt kell alkalmazni (a névekedéshez és fejlédéshez szliikséges napi
fehérjebeviteltdl figgben).

A Ravicti adagja a beteg étrendjét6l, magassagatdl és testsulyatdl fliigg. Az adag beallitasahoz
rendszeres vérvizsgalatokra van szikség. A Ravicti teljes napi adagjat egyenl6 részekre kell osztani, és
minden étkezés alkalmaval be kell venni. El6fordulhat, hogy a Ravicti-t egész életen at szedni kell,
kivéve, ha sikeres majtranszplantaciora kerul sor.
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Tovabbi informaciéért a Ravicti alkalmazéasarol olvassa el a betegtajékoztatét vagy kérdezze meg
kezelGorvosat vagy gyogyszerészét.

Hogyan fejti ki hatasat a Ravicti?

A Ravicti hatéanyaga, a glicerin-fenilbutirat a szervezetben fenilacetatta alakul at. A fenilacetat a
fehérjékben talalhatd, glutamin nev(i aminosavhoz koét6édik, ami altal egy olyan anyag keletkezik,
amelyet a vesék ki tudnak Uriteni a szervezetbdl. A fehérjék eltavolitasa altal csokken a nitrogén
szintje a szervezetben, ami a termelt ammodnia mennyiségének mérsékléséhez vezet.

Milyen el6nyei voltak a Ravicti alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

A Ravicti-t natrium-fenilbutirattal (a karbamidciklus zavarainak kezelésére alkalmazott masik
gyogyszer) hasonlitottak ¢ssze egy 88, a karbamidciklus zavaraiban szenved6 felnétt bevonasaval
végzett vizsgalatban. A f6 hatékonysagi mutatdé az ammania vérben mért szintjének a valtozasa volt 4
heti kezelést kovetben. A vizsgdlat kimutatta, hogy a Ravicti a vér ammaniaszintjének
szabalyozasaban legalabb olyan hatasos, mint a komparator: a becsult atlagos ammaoniaszint
korulbeltl 870 mikromol/liter volt a Ravicti-vel kezelt betegek esetében, mig a natrium-fenilbutirattal
kezelt betegeknél korilbeltl 980 mikromol/litert tett ki. Kiegészit6 vizsgalatokbdl szarmazé adatok
hasonld hatast mutattak a szliletésikt6l kezdve Ravicti-vel kezelt gyermekek esetében is.

Milyen kockazatokkal jar a Ravicti alkalmazasa?

A Ravicti leggyakoribb mellékhatasai (20 beteg kozil tdbb mint 5-nél jelentkezhet) a hasmenés, bélgaz
tavozasa (flatulencia), fejfajas, csokkent étvagy, hanyas, faradtsag, émelygés és kellemetlen bdrszag.

A Ravicti nem alkalmazhat6 a heveny hiperammonémia (az ammaonia szint hirtelen megemelkedése a
vérben) kezelésére. A Ravicti alkalmazasaval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatas és a
korlatozasok teljes felsorolasa a betegtajékoztatoban talalhaté.

Miért engedélyezték a Ravicti forgalomba hozatalat az EU-ban?

Az Eurdpai Gydgyszeriigynokség megallapitotta, hogy a Ravicti alkalmazasénak el6nyei meghaladjak a
kockazatokat, ezért a gyogyszer forgalombahozatali engedélye az EU-ban kiadhato.

A karbamidciklus zavaraiban szenvedd betegeknél igazoltak a Ravicti hatékonyan csokkenti vér
ammoniaszintjét. A Ravicti egy nyudjtott hatéanyag-leadasu gyogyszer, ami azt jelenti, hogy a
hatéanyag leadasa a nap folyaman egyenletesen térténik. Ez azt eredményezi, hogy az egész nap
jobban szabalyozott a vér ammaoniaszintje. Ugyanebbdl az okbdl a Ravicti nem alkalmazhaté heveny
hiperammonémia kezelésére, mivel ezekben az esetekben gyorsabban hat6 kezelésekre van sziikség.

Ezenkivil az Ugynokség gy itélte meg, hogy mivel a Ravicti folyadékként kaphaté, ez kellemesebbé
teheti a gyogyszert, kiilbndsen a gyermekek szamara, 6sszehasonlitva mas gyoégyszerekkel, amelyek
az ételhez adandé granulatumok formajaban kaphatdk; a folyékony gyogyszerforma megkonnyiti a
gyogyszer csdvon keresztil torténd beaddasat is azoknak a betegeknek, akik neurolégiai problémak
miatt képtelenek a nyelésre.

A Ravicti mellékhatasai foként a beleket érintik, és azokat kezelhetének tekintik. A Ravicti hosszu tavu
biztonsagossagara vonatkozéan azonban tovabbi adatok varhatok.
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Milyen intézkedések vannak folyamatban a Ravicti biztonsadgos és hatékony
alkalmazasanak biztositasa céljabol?

A Ravicti-t forgalmazdé vallalat jegyzéket fog késziteni a betegekrdl, hogy tovabbi informacidkhoz
jusson a gyogyszer hosszu tavu elonyeirdl és biztonsagossagaral.

A Ravicti biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségligyi szakemberek és a betegek
altal kévetendd ajanlasok és évintézkedések szintén feltlintetésre kerliltek az alkalmazasi elGirasban és
a betegtajékoztatdban.

A Ravicti alkalmazéasa soran jelentkez6 informaciokat — hasonléan minden mas gyégyszerhez —
folyamatosan monitorozzak. A Ravicti alkalmazasaval 6sszefliiggésben jelentett mellékhatasokat
gondosan értékelik és a biztonsagos és hatékony alkalmazas érdekében a sziikséges intézkedéseket
meghozzak.

A Ravicti-val kapcsolatos egyéb informacio

2015. november 27-én a Ravicti megkapta az Eurépai Uni6 egész terlletére érvényes feltételes
forgalomba hozatali engedélyt.

Tovabbi informacidé a Ravicti gydgyszerrdl az Eurdpai Gyogyszeriigyndkség honlapjan taldlhatoé:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/ravicti

Az Bsszefoglald utolsé aktualizalasa: 01-2019.
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