EUROPEAN MEDICINES AGENCY

SCIENCE MEDICINES HEALTH

EMA/348518/2011
EMEA/H/C/000461

Streszczenie EPAR dla og6tu spoteczenstwa

Carbaglu

kwas kargluminowy

Niniejszy dokument jest streszczeniem Europejskiego Publicznego Sprawozdania Oceniajacego (EPAR)
dotyczacego preparatu Carbaglu. Wyjasnia, jak Komitet ds. Produktow Leczniczych Stosowanych u

Ludzi (CHMP) ocenit lek w celu ustalenia opinii, na podstawie ktérej przyznano pozwolenie na
dopuszczenie preparatu Carbaglu do obrotu, oraz zalecen w sprawie warunkow stosowania preparatu.

Co to jest Carbaglu?

Preparat Carbaglu jest lekiem zawierajacym substancjg czynng - kwas kargluminowy. Preparat jest

dostepny w postaci rozpuszczalnych tabletek. Okreslenie ,rozpuszczalne” oznacza, ze tabletki mozna
rozpuszczac (rozdrobni¢) w wodzie.

W jakim celu stosuje sie preparat Carbaglu?

Preparat Carbaglu stosuje sie w leczeniu hiperamonemii (podwyzszony poziom amoniaku we krwi) u
pacjentow z nastepujacymi chorobami metabolicznymi:

e niedobdr syntazy N-acetyoglutaminiowej (NAGS). Pacjenci z tg chorobg na cate zycie majq
niedobdér enzymu watrobowego zwanego NAGS, ktéry zazwyczaj pomaga rozktada¢ amoniak. Gdy
enzym ten nie wystepuje, amoniak nie ulega rozktadowi i gromadzi sie we krwi.

e pewne acydemie organiczne (acydemia izowalerianowa, acydemia metylomalonowa i acydemia
proprionowa), w ktérych u pacjentéw wystepuje brak niektérych enzymoéw uczestniczacych w
przemianie biatek.

Ze wzgledu na to, ze liczba pacjentéw z wymienionymi chorobami jest niska, choroby te sg uwazane za
rzadko wystepujace i dlatego tez preparat Carbaglu uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich
chorobach) w réznych terminach (zob. ponizej).

Lek wydaje sie wytacznie z przepisu lekarza.
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Jak stosowac preparat Carbaglu?

Leczenie preparatem Carbaglu powinien rozpoczynac lekarz majacy doswiadczenie w leczeniu
pacjentow z chorobami metabolicznymi.

U pacjentéw z niedoborem NAGS leczenie mozna rozpoczac¢ juz pierwszego dnia zycia, a lek bedzie
stosowany przez pacjenta przez cate zycie. U pacjentéow z acydemiami organicznymi leczenie
rozpoczyna sie, gdy pacjent ma kryzys hiperamonemiowy, i jest kontynuowane az do zakonczenia sie
kryzysu.

Poczatkowa dawka dobowa preparatu Carbaglu powinna wynosi¢ 100 mg na kilogram masy ciata, ale
dawke mozna w razie konieczno$¢ zwiekszy¢ nawet do 250 mg/kg. Dawke nalezy nastepnie
dostosowac w taki sposdb, aby utrzymaé prawidtowy poziom amoniaku we krwi. Przed podaniem
pacjentowi, tabletki nalezy rozpusci¢ (rozdrobni¢) w matej ilosci wody. Mozna je tatwo podzieli¢ na pot.

Jak dziata preparat Carbaglu?

Gdy amoniak gromadzi sie we krwi, dziata toksycznie na organizm, zwfaszcza na mdzg. Preparat
Carbaglu ma strukture bardzo zblizong do N-acetyloglutaminianu, ktéry aktywuje enzym rozktadajacy
amoniak. W ten sposéb preparat Carbaglu pomaga w rozktadaniu amoniaku, zmniejszajac poziom

amoniaku we krwi oraz jego toksycznosc.
Jak badano preparat Carbaglu?

Preparat Carbaglu oceniano u 20 pacjentow, z ktérych 12 miato niedobdr NAGS i byli oni leczeni
$rednio przez okoto trzy lata. Pozostatych 8 pacjentow leczono z powodu hiperamonemii z innych
przyczyn. Firma przedstawita réwniez informacje z opublikowanego pismiennictwa na temat kolejnych
czterech pacjentow leczonych substancjg czynng preparatu Carbaglu.

Preparat Carbaglu oceniano u 57 pacjentow (ok. 2/3 stanowity noworodki) z acydemia izowalerianowg,
acydemia metylomalonowag i acydemig proprionowg, ktérych leczono preparatem Carbaglu w trakcie
kryzysow hiperamonemiowych.

We wszystkich badaniach gtéwng miarg skutecznosci byta zmiana poziomu amoniaku we krwi.

Jakie korzysci ze stosowania preparatu Carbaglu zaobserwowano w
badaniach?

U pacjentéw z niedoborem NAGS po leczeniu preparatem Carbaglu poziom amoniaku wracat do normy.
Stabilny stan pacjentéw stosujacych preparat Carbaglu mozna utrzymac bez koniecznosci stosowania
ograniczen dietetycznych ani innych lekéw.

U pacjentéw z acydemig izowalerianowg, acydemig metylomalonowg i acydemig proprionowg preparat

Carbaglu réwniez powodowat spadek poziomu amoniaku we krwi po $rednio 5,5 dniach leczenia.

Jakie ryzyko wiaze sie ze stosowaniem preparatu Carbaglu?

Najczestszym dziataniem niepozadanym zwigzanym ze stosowaniem preparatu Carbaglu
(obserwowanym u 1 do 10 pacjentéw na 100) jest nadmierne pocenie sie. Petny wykaz dziatan

niepozadanych zwigzanych ze stosowaniem preparatu Carbaglu znajduje sie w ulotce dla pacjenta.
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Preparatu Carbaglu nie nalezy podawac osobom, u ktdrych moze wystepowac nadwrazliwos¢ (alergia)
na kwas kargluminowy lub ktérykolwiek sktadnik preparatu. Preparatu Carbaglu nie nalezy stosowac u
kobiet karmigcych piersia.

Na jakiej podstawie zatwierdzono preparat Carbaglu?

CHMP uznat, ze preparat Carbaglu jest skuteczny w obnizaniu poziomu amoniaku we krwi do
normalnego stezenia, i stwierdzit, ze korzysci ze stosowania preparatu Carbaglu przewyzszaja ryzyko.

Komitet zalecit przyznanie pozwolenia na dopuszczenie preparatu Carbaglu do obrotu.

Inne informacje dotyczace preparatu Carbaglu

W dniu 24 stycznia 2003 r. Komisja Europejska przyznata firmie Orphan Europe pozwolenie na
dopuszczenie preparatu Carbaglu do obrotu wazne w catej Unii Europejskiej. Pozwolenie na
dopuszczenie do obrotu przyznano na czas nieokreslony.

Streszczenia opinii Komitetu ds. Sierocych Produktéw Leczniczych dotyczace preparatu Carbaglu
znajdujq sie na stronie internetowej Agencji: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare
disease designations (niedobdér NAGS: 18 pazdziernika 2000 r.; acydemia izowalerianowa: 7 listopada
2008 r.; acydemia metylomalonowa: 7 listopada 2008 r.; acydemia proprionowa: 7 listopada 2008 r.).

Petne sprawozdanie EPAR dotyczace preparatu Carbaglu znajduje sie na stronie internetowej Agencji
pod adresem: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European Public Assessment Reports.

W celu uzyskania dodatkowych informacji dotyczacych leczenia preparatem Carbaglu nalezy zapoznac
sie z ulotka dla pacjenta (takze czescig EPAR) badz skontaktowac sie z lekarzem lub farmaceuta.

Data ostatniej aktualizacji: 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

