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EPAR kopsavilkums plasakai sabiedribai

Orphacol
holskabe

Sis ir Eiropas Publiska novértéjuma zinojuma (EPAR) kopsavilkums par Orphacol. Taja ir paskaidrots,
ka adgentlira novértéja Sis zales, pirms ieteikt tas redistrét ES un sniegt ieteikumus par Orphacol
lietoSanu. Tas nav paredzéts ka praktiski ieteikumi par Orphacol lietoanu.

Lai iegltu praktisku informaciju par Orphacol lietoSanu, pacientiem jaizlasa zalu lietoSanas instrukcija
vai jasazinas ar arstu vai farmaceitu.

Kas ir Orphacol un kapéc tas lieto?

Orphacol ir zales, kas satur holskabi, zultl esosu vielu, kas tiek izmantota tauku gremo3anai.

Tas lieto, lai arstétu pieaugusos un bérnus no viena ménesa vecuma, kuriem ir genétiska patologija,
kuras dé| vini nespéj sintezet zulti. Orphacol lieto pacientiem, kuriem nav pietiekami daudz divu
specifisku aknu enzimu (3B—hidroksi—A°—C,,—steroidoksidreduktazes vai A*~3—oksosteroid—5p—
reduktazes). Tas padara vinu aknas nespéjigas sintezét pietiekami daudz galveno Zults sastavdalu, ko
déveé par primarajam zultsskabém, pieméram, holskabi. Ja trikst So primaro Zultsskabju, to vieta
organisma tiek sintezétas patologiskas Zultsskabes, kas var izraisit aknu bojajumu, ka rezultata var
iestaties dzivibai bistama aknu mazspégja.

Ta ka pacientu, kuriem ir iedzimtas primaras zultsskabes sintézes traucéjumi, skaits ir mazs un 3o
slimibu uzskata par retu, 2002. gada 18. decembri Orphacol tika apstiprinatas ka zales retu slimibu
arstésanai.

Ka lieto Orphacol?

Sis zales var iegadaties tikai pret recepti, un arsté$ana ar Orphacol jasak un jauzrauga arstam, kur$ ir
specializ&jies aknu slimibu arstésana.
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Orphacol ir pieejams kapsulu veida, un tas jalieto katru dienu aptuveni viena un taja pasa laika kopa ar
maltiti. Dienas deva ir 5-15 mg uz kg kermena masas, pielagojot katram pacientam atbilstosi vipa
zultsskabju sekrécijai. Minimala dienas deva ir 50 mg, maksimala — 500 mg. Maziem bérniem, kuri
nevar norit kapsulas, to saturu var sajaukt ar maksligo piena maisijumu vai sulu. Ja aknu darbiba tris
ménesu laika neuzlabojas, arstésana ir japartrauc.

Ka Orphacol darbojas?

Holskabe ir galvena aknas sintezéta primara Zultsskabe. Orphacol sastava esosa holskabe aizstaj
pacientam triikstoSo holskabi. Tas palidz mazinat patologisku Zultsskabju sintézi un veicina normalu
zults darbibu gremosanas sistéma, tadéjadi mazinot $a traucéjuma simptomus.

Kadas bija Orphacol lietoSanas prieksrocibas sajos pétijumos?

Ta ka holskabe ir labi zinama viela un tas lietoSana So enzimu deficita gadijuma ir labi pieradita,
pieteikuma iesniedz€js iesniedza literatlira pieejamos datus. Pieteikuma iesniedzéjs iesniedza datus par
49 pacientiem ar iedzimtiem primaras Zultsskabes sintézes traucéjumiem, kas nemti no zinatniskas
literatliras (38 pacienti ar 3p—hidroksi—A°—C,,—steroidoksidreduktazes deficitu un 11 pacienti ar A*-3—
oksosteroid—5B—reduktazes deficitu). Sajos datos salidzinats arstéSanas rezultats 28 pacientiem, kuri
sanéma holskabi, ar citiem, kuriem lietoja atskirigas Zultsskabes vai kuriem neveica arstésanu ar
Zultsskabém.

Zinatniskaja literatlra pieradits, ka arstéSana ar holskabi mazina patologisko zultsskabju daudzumu
pacientiem, atjauno aknu normalas funkcijas un palidz aizkavét vai novérs nepiecieSamibu veikt aknu
transplantaciju.

Kads risks pastav, lietojot Orphacol?

Noveérotas Orphacol blakusparadibas bija caureja, prurits (nieze), transaminazu (aknu enzimu) [Tmena
paaugstinasanas un, iespéjams, zultsakmeni, lai gan, izmantojot pieejamos ierobezotos datus, to
biezumu nav iesp&jams drosi izvertét.

Orphacol nedrikst lietot cilvéki ar paaugstinatu jutibu (alerdiju) pret holskabi vai kadu citu So zaju
sastavdalu. Sis zales nedrikst lietot pacienti, kuri jau lieto fenobarbitalu ka zales epilepsijas arstésanai.

Kapec Orphacol tika apstiprinatas?

Agentiras Cilvékiem paredzéto zalu komiteja (CHMP) néma véra, ka holskabes lietoSana iedzimtu
primaras Zultsskabes sintézes traucéjumu arstésanai medicinas praksé ir labi pieradita un dokumentéta
zinatniska literatura, lai gan dokumentéto gadijumu skaits slimibas retuma dé| bija neliels. Komiteja
noléma, ka, pamatojoties uz zinatniskaja literatdra publicétajiem pieradijumiem, Orphacol ieguvumi ir
lielaki neka raditais risks un ieteica Sim zalém izsniegt registracijas apliecibu.

Orphacol ir registrétas “iznémuma karta”. Tas nozimé&, ka sakara ar $is slimibas retumu nav bijis
iespéjams iegit pilnigu informaciju par Orphacol. Eiropas Zalu agentira ik gadu parbauda visu
jaunieg@to informaciju un vajadzibas gadijuma atjaunina So kopsavilkumu.

Kada informacija par Orphacol vel ir sagaidama?
Ta ka Orphacol ir piemérota redistracija ar nosacijumiem, uznémums, kas piedava tirgld Orphacol,

izveidos ar Orphacol arstéto pacientu datubazi, lai uzraudzitu arstéSanas drosSumu un efektivitati, ka ari
regulari, ar noteiktiem starplaikiem iesniegs rezultatus CHMP.
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Kas tiek darits, lai nodrosinatu nekaitigu Orphacol lietoSanu?

Lai nodrosinatu iespéjami nekaitigu Orphacol lietoSanu, ir izstradats riska parvaldibas plans.
Pamatojoties uz So planu, Orphacol zalu apraksta ir ietverta droSuma informacija, ka ari lietosanas
instrukcija, tostarp attiecigi piesardzibas pasakumi, kas jaievéro veselibas apripes specialistiem un
pacientiem.

Uznémums, kas razo Orphacol, visu dalibvalstu arstiem, kuri lietos Orphacol, nodrosinas paketi, kura
ieklauta literat@ira par Sim zalém un informacija par pareizu So traucéjumu diagnosticésanu,
blakusparadibu risku un zalu pareizu lietosanu.

Cita informacija par Orphacol
Eiropas Komisija 2013. gada 12. septembri izsniedza Orphacol registracijas apliecibu, kas deriga visa
Eiropas Savieniba.

Pilns Orphacol EPAR teksts ir pieejams agentiiras timekla vietné: ema.europa.eu/Find medicine/Human
medicines/European Public Assessment Reports. Plasaka informacija par arstésanu ar Orphacol
atrodama zalu lietoSanas instrukcija (kas ari ir EPAR dala) vai sazinoties ar arstu vai farmaceitu.

Retu slimibu arstéSanai paredzéto zalu komitejas atzinuma kopsavilkums par Orphacol ir pieejams
agentiras timekla vietné: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.

So kopsavilkumu pé&déjo reizi atjaunindja 09.2013.
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