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EPAR santrauka placiajai visuomenei

Carbaglu

karglumo rigstis

Sis dokumentas yra vaisto Carbaglu Europos vie$o vertinimo protokolo (EPAR) santrauka. Jame
paaiskinama, kaip Zmonems skirty vaistiniy preparaty komitetas (CHMP) jvertines vaistg priémé
nuomone, kuria rekomenduoja suteikti Carbaglu rinkodaros teise ir pateikia jo vartojimo
rekomendacijas.

Kas yra Carbaglu?

Carbaglu - tai vaistinis preparatas, kurio sudétyje yra veikliosios medziagos karglumo rtgsties.
Gaminamos disperguojamosios Sio vaisto tabletés. Disperguojamosios - tai tokios tabletés, kurias

galima istirpinti vandenyje (su juo sumaisyti).
Kam vartojamas Carbaglu?

Carbaglu skirtas hiperamonemijai (amoniako pertekliui kraujyje) gydyti pacientams, sergantiems
Siomis medziagy apykaitos ligomis:

o N-acetilglutamato sintetazés (NAGS) stoka. Sia visg gyvenima trunkandia liga sergantiems

pacientams truksta kepeny fermento, vadinamojo NAGS, kuris paprastai padeda skaidyti
amoniaka. Organizme, kuriame Sio fermento triksta, neskaidomas amoniakas kaupiasi kraujyje.

e kai kuriy formy organine acidemija (izovalerijono riigSties acidemija, metilmalono rigsties
acidemija ir propiono rigsties acidemija), kai pacientams triksta kai kuriy baltymy apykaitoje
dalyvaujanciy fermentuy.

Kadangi Siomis ligomis serganciy pacienty nedaug, Sios ligos laikomos retomis, Carbaglu buvo
priskirtas retyjy vaisty (retoms ligoms gydyti skirty vaisty) kategorijai skirtingu metu (zr. toliau
nurodytas datas).

Vaisto galima jsigyti tik pateikus recepta.
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Kaip vartoti Carbaglu?

Gydyma Carbaglu turi skirti gydytojas, turintis medziagy apykaitos ligomis serganciy pacienty gydymo
patirties.

Pacienty, kuriems triksta NAGS, gydyma galima pradeéti nuo pirmos gyvenimo dienos. Sj vaistg
pacientas turi vartoti visg gyvenima. Kurios nors formos organine acidemija sergancius pacientus
galima pradéti gydyti, kai jiems pasireiskia hiperamonemijos krizé, ir gydymas tesiamas tol, kol ji
baigiasi.

Pradiné Carbaglu paros doze turi bati 100 mg kilogramui kiino svorio, bet prireikus galima skirti iki
250 mg/kg. Véliau individualiai parenkama tokia dozé, kuri palaiko normalia amoniako koncentracijg
kraujyje. Pries duodant pacientui, tabletés disperguojamos (sumaiSomos) su trupuciu vandens. Jas
galima perlauzti | dvi lygias dalis.

Kaip veikia Carbaglu?

Kaupdamasis kraujyje, amoniakas nuodija organizma, ypac¢ smegenis. Carbaglu struktiira labai panasi |
N-acetilglutamato, kuris aktyvina amoniakg skaidantj fermentq. Taigi Carbaglu padeda skaidyti
amoniaka, mazina jo kiekj kraujyje ir kartu jo toksinj poveikj.

Kaip buvo tiriamas Carbaglu?

Carbaglu poveikis tirtas su 20 pacienty, kuriy dvylikai triiko NAGS ir kurie buvo gydomi vidutiniskai
trejus metus. Kiti astuoni pacientai buvo gydomi nuo kity veiksniy sukeltos hiperamonemijos. Bendrové
taip pat pateiké paskelbtos mokslinés literaturos informacijos apie kitus keturis pacientus, kurie buvo
gydomi Carbaglu veikligja medziaga.

Carbaglu poveikis taip pat tirtas su 57 pacientais (mazdaug du trecdaliai jy buvo naujagimiai),
serganciais izovalerijono rlgsties acidemija, metilmalono rlgsties acidemija arba propiono rigsties
acidemija, kurie, pasireiskus hiperamonemijos krizéms, buvo gydomi Carbaglu.

Visuose tyrimuose pagrindinis veiksmingumo rodiklis buvo amoniako koncentracijos pokytis kraujyje.

Kokia Carbaglu nauda nustatyta tyrimuose?

Pacientams, kuriems trioko NAGS, taikant gydyma Carbaglu, amoniako koncentracija kraujyje
normalizavosi. Carbaglu vartojanciy pacienty baklé isliko stabili ir jiems nereikéjo taikyti mitybos
apribojimy ar vartoti kity vaistiniy preparaty.

Izovalerijono riigsties acidemija, metilmalono rligsties acidemija arba propiono riigsties acidemija
serganciy pacienty, kurie vartojo Carbaglu, amoniako koncentracija kraujyje taip pat sumazéjo per
vidutiniskai 5,5 gydymo dienas.

Kokia rizika siejama su Carbaglu vartojimu?

Dazniausias Carbaglu Salutinis poveikis (nustatytas 1-10 pacienty iS 100) yra gausesnis prakaitavimas.
ISsamy visy Salutiniy reiskiniy, apie kuriuos pranesta gydant Carbaglu, sqrasg galima rasti pakuotés
lapelyje.

Carbaglu negalima skirti Zmonéms, kurie gali bati jautris (alergiski) karglumino rtgsciai ar kitoms
pagalbinéms medZiagoms. Carbaglu negalima vartoti zindyvéms.
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Kodél Carbaglu buvo patvirtintas?

Zmonems skirty vaistiniy preparaty komitetas (CHMP) nusprendé, kad Carbaglu veiksmingai

normalizuoja amoniako koncentracijg kraujyje ir kad jo nauda yra didesné uz keliama rizika. Komitetas
rekomendavo suteikti vaistinio preparato Carbaglu rinkodaros teise.

Kita informacija apie Carbaglu

Europos Komisija 2003 m. sausio 24 d. bendrovei ,Orphan Europe" suteiké visoje Europos Sqjungoje
galiojancig Carbaglu rinkodaros teise. Rinkodaros teisé galioja neribotg laikotarpj.

Retyjy vaisty komiteto nuomoneés apie Carbaglu santraukg rasite agentdros interneto svetainéje
adresu: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designations (NAGS stoka:
2000 m. spalio 18 d.; isovalerijono rigsties acidemija: 2008 m. lapkriCio 7 d.; metilmalono rigsties
acidemija: 2008 m. lapkricio 7 d.; propiono rigsties acidemija: 2008 m. lapkric¢io 7 d.).

ISsamy Carbaglu EPAR rasite agentiros interneto svetainéje adresu: ema.europa.eu/Find
medicine/Human medicines/European Public Assessment Reports. Daugiau informacijos apie gydyma

Carbaglu rasite pakuotés lapelyje (taip pat EPAR dalis) arba teiraukités savo gydytojo ar vaistininko.

Si santrauka paskutinj karta atnaujinta 2011-05.
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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_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

