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Sommarju tal-EPAR ghall-pubbliku

Carbaglu

acidu karglumiku

Dan id-dokument huwa sommarju tar-Rapport Pubbliku Ewropew ta’ Valutazzjoni (EPAR) ghal Carbaglu.
Dan jispjega kif il-Kumitat ghall-Prodotti Medicinali ghall-Uzu mill-Bniedem (CHMP) ivvaluta I-medicina
sabiex wasal ghall-opinjoni favorevoli tieghu li tinghata awtorizzazzjoni ghat-tqeghid fis-suq u r-
rakkomandazzjonijiet tieghu fuq il-kondizzjonijiet ta' uzu ghal Carbaglu.

X’inhu Carbaglu?

Carbaglu huwa medicina li fiha s-sustanza attiva acidu karglumiku (carglumic acid) Huwa jinsab
disponibbli bhala pilloli li jinhallu meta jigu f'kuntatt ma’ likwidu. ‘Jinhallu’, tfisser li I-pilloli jinhallu
(meta jithalltu) fl-ilma.

Ghal xiex jintuza Carbaglu?
Carbaglu jintuza ghall-kura ta' iperammonaemia (livelli gholja ta’ ammonja fid-demm) f'pazjenti li
jbatu mill-metaboliku li gej:

e Disturbi fis-sintazi N-acetilglutamat (NAGS). Il-pazjenti li jbatu minn din il-marda kronika jkollhom
enzima fil-fwied msejha NAGS niegsa, ghaldagstant ma jkunux jistghu jkissru I-ammonja. Jekk I-
enzima ma tkunx prezenti, I-ammonja ma tkunx tista’ tigi mkissra u tkompli takkumula fid-demm;

e Xi acidemji organici (acidemja isovalerika, acidemja metilmalonika u ac¢idemja propjonika) li I-
pazjenti ma jkollhomx jinvolvu I-metabolizmu tal-proteina.

Minhabba li n-numru ta’ pazjenti li ghandhom dan il-mard huwa wiehed baxx, huma gew ikkunsidrati
bhala ‘rari’, u Carbaglu gie kklassifikata bhala ‘medicina orfni’ (medicina li tintuza f'mard rari) f'diversi
dati (ara aktar 'l isfel).

II-medicina tinkiseb biss b’ricetta ta’ tabib.
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Kif jintuza Carbaglu?

It-trattament b’Carbaglu ghandu jinbeda minn tabib li jkollu esperejenza fit-trattament ta’ pazjenti
b’'mardiet metaboliéi.

Fil-pazjenti li jbatu minn disturbi b’NAGS, il-kura tista’ tinbeda mill-ewwel jum tal-hajja u I-medicina
tibga’ tintuza tul il-hajja kollha tal-pazjent. Fil-pazjenti li jbatu minn a¢idemji organici, il-kura tibda
meta |-pazjent ikollu kric¢i ta’ iperammonemja u tkompli sakemm tintemm il-krizi.

L-ewwel doza ta’ kuljum ta’ Carbaglu ghandha tkun ta’ 100mg ghal kull kilogramm li jizen il-gisem,
izda jekk ikun mehtieg tista’ tinghata doza sa 250mg ghal kull kilogramm. Id-doza ghandha mbaghad
tigi aggustata sabiex izzomm livelli normali ta’ ammonja fid-demm. II-pilloli ghandhom jithalltu ma’
ammont zghir ta’ ilma gabel ma jinghataw lill-pazjent. Jistghu fac¢ilment jingasmu f'zewg nofsijiet tal-
istess dags.

Kif jahdem Carbaglu?

Meta I-livell ta” ammonja jizdied fid-demm, din issir tossika ghall-gisem, spec¢jalment ghall-mohh.
Carbaglu huwa simili hafna fl-istruttura ghal N-ecetilglutamat, li jattiva I-enzima li tkisser [-ammonja.
Carbaglu ghalhekk jghin fid-dekompozizzjoni tal-ammonja, fejn inagqas il-livelli ta” ammonja fid-demm
u |-effetti tossici taghha.

Kif gie studjat Carbaglu?

Carbaglu gie studjat f'20 pazjent, fejn 12 minnhom kellhom id-disturb NAGS u kienu trattati ghal
medja ta’ madwar tliet snin. It-tmien pazjenti I-ohra gew trattati ghal iperammonemija minn kawza
ohra. Il-kumpanija pprezentat ukoll informazzjoni minn dokumentazzjoni pubblikata dwar erba’
pazjenti ohra trattati bis-sustanza attiva Carbaglu.

Carbaglu gie studjat ukoll f'57 pazjent (madwar zewt terzi kienu trabi tat-twelid) li kienu jbatu minn
acidemja isovalerika, acidemja metilmalonika u acidemja propjonika li kienu kkurati b’Carbaglu meta
kollhom krizijiet ta’ iperammonemija.

Fl-istudji kollha, il-kejl ewlieni tal-effikac¢ja kien il-bidla fil-livelli ta” ammonja fid-demm.
Liema benefi¢¢ju wera Carbaglu waqt I-istudji li gew mwettqa?

Fil-bi¢ca I-kbira tal-pazjenti b’disturbi bin-NAGS, il-livelli ta’'ammonja regghu ghan-normal wara
trattament b’Carbaglu. Il-pazjenti li jkunu ged jiehdu Carbaglu setghu jinzammu stabbli minghajr il-
bzonn ta’ restrizzjonijiet ta’ dieta jew tal-uzu ta’ medicini ohrajn.

Fil-pazjenti li kienu jbatu minn acidemja isovalerika, acidemja metilmalonika u a¢idemja propjonika,
Carbaglu kellu effett ukoll fit-tnaqqis ta’ livelli ta” ammonja fid-demm, wara medja ta’ 5.5 jien ta’ kura.
X’inhu r-riskju assoc¢jat ma’ Carbaglu?

L-iktar effett sekondarju komuni b'Carbaglu (li deher f'bejn pazjent wiehed u 10 minn kull 100) huwa I-
hrug tal-gharaq. Ghal-lista shiha ta’ effetti sekondarji b’Carbaglu ara I-Fuljett ta’ Taghrif.

Carbaglu m’ghandux jintuza fuq persuni li huma ipersensittivi (allergici) ghall-acidu karglumiku jew
ghal xi sustanza ohra tieghu. Carbaglu ma ghandux jintuza f'nisa li huma tqal.
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Ghaliex gie approvat Carbaglu?

Is-CHMP kkonkluda li Carbaglu kien effettiv fit-tnaqqis tal-livelli tal-ammonja fid-demm u ddecieda li I-
benefi¢cji ta’ Carbaglu jisbqu r-riskji. II-Kumitat irrakkomanda li Carbaglu ghandu jinghata |-
awtorizzazzjoni ghat-tqeghid fis-suqg.

Taghrif iehor dwar Carbaglu:

II-Kummissjoni Ewropea tat awtorizzazzjoni ghat-tqeghid fis-suq valida fl-Unjoni Ewropea kollha ghal
Carbaglu lil Orphan Europe fl-24 ta’ Jannar 2003. L-awtorizzazzjoni ghat-tgeghid fis-suq hija valida
ghal perjodu mhux limitat.

Is-sommarju tal-opinjoni tal-Kumitat ghall-Prodotti Medicinali Orfni ghal Carbaglu jista’ jinstab fuq is-
sit elettroniku tal-Agenzija: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designations
(NAGS deficiency: 18 ta’ Ottubru 2000; isovaleric acidaemia: 7 ta’ Novembru 2008; methylmalonic
acidaemia: 7 ta’ Novembru 2008; propionic acidaemia: 7 ta’ Novembru 2008).

L-EPAR shih ghal Carbaglu jinstab fis-sit elettroniku tal-Agenzija: ema.europa.eu/Find medicine/Human
medicines/European Public Assessment Reports. Ghal aktar informazzjoni rigward il-kura b’Carbaglu,
agra I-fuljett ta' taghrif (huwa parti wkoll mill-EPAR) jew ikkuntattja lit-tabib jew lill-ispizjar tieghek.

Dan is-sommarju gie aggornat |-ahhar fil-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_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

