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Streszczenie EPAR dla ogétu spoteczenstwa

Orphacol

kwas cholowy

Niniejszy dokument jest streszczeniem Europejskiego Publicznego Sprawozdania Oceniajacego (EPAR)
dotyczacego leku Orphacol. Wyjasnia, jak Agencja ocenita lek w celu przyjecia zalecen w sprawie
przyznania pozwolenia na dopuszczenie go do obrotu w UE oraz warunkdéw jego stosowania. Jego
celem nie jest zapewnienie praktycznej porady dotyczacej stosowania leku Orphacol.

W celu uzyskania praktycznych informacji na temat stosowania leku Orphacol nalezy zapoznac sie z
ulotkg dla pacjenta badz skontaktowac sie z lekarzem lub farmaceuta.

Co to jest lek Orphacol i w jakim celu sie go stosuje?

Produkt Orphacol to lek zawierajacy kwas cholowy — substancje wystepujaca w zofci, ktora uczestniczy
w trawieniu ttuszczdéw.

Produkt ten stosuje sie w leczeniu os6b dorostych i dzieci w wieku powyzej jednego miesigca, u ktérych
wystepuje nieprawidtowos$¢ genetyczna polegajaca na tym, ze nie produkujg zéfci. Lek Orphacol jest
stosowany u pacjentdw, ktorzy nie posiadajg wystarczajacej ilosci dwdch enzymdw watrobowych
(oksydoreduktazy 3B-hydroksy-A®-C,;-steroidowej lub 5B-reduktazy A*-3-oksosteroidowej). Niedobor
tych enzymow sprawia, ze watroba nie moze produkowac wystarczajacej ilosci gtdéwnych skifadnikow
z6tci nazywanych pierwotnymi kwasami zétciowymi, np. kwasu cholowego. Przy niedostatecznej ilosci
pierwotnych kwasow zdtciowych organizm produkuje nieprawidtowe kwasy zdtciowe, ktdre mogg
uszkadzac watrobe, potencjalnie prowadzac do zagrazajacej zyciu niewydolnosci tego narzadu.

Ze wzgledu na matq liczbe pacjentéw z wrodzonymi nieprawidtowosciami syntezy pierwotnych kwasow
zo6fciowych choroba ta jest uwazana za rzadko wystepujacg, zatem w dniu 18 grudnia 2002 r. produkt
Orphacol uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach).
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Jak stosowac lek Orphacol?

Lek Orphacol wydaje sie wytacznie z przepisu lekarza, a leczenie powinien rozpoczynac i nadzorowac
lekarz specjalista majacy doswiadczenie w leczeniu chordéb watroby.

Lek Orphacol jest dostepny w postaci kapsutek i nalezy go przyjmowac kazdego dnia mniej wiecej o tej
samej porze, z positkiem. Dawka dobowa wynosi od 5 do 15 mg na kilogram masy ciata i nalezy jq
dostosowac do kazdego pacjenta odpowiednio do ilosci kwasu zétciowego, przy czym minimalna dawka
dobowa wynosi 50 mg, a maksymalna — 500 mg. W przypadku matych dzieci, ktére nie potrafig
potykac¢ kapsutek, zawarto$¢ mozna wymieszac z mlekiem dla niemowlat lub sokiem. Leczenie nalezy
przerwad, jesli czynnos$¢ watroby nie ulegnie poprawie w ciggu trzech miesiecy.

Jak dziata lek Orphacol?

Kwas cholowy jest gtéwnym pierwotnym kwasem zétciowym produkowanym przez watrobe. Kwas
cholowy zawarty w leku Orphacol zastepuje kwas cholowy, ktérego brakuje w organizmie pacjenta.
Umozliwia to zmniejszenie produkcji nieprawidtowych kwaséw zoétciowych i przyczynia sie do
prawidtowego dziatania zéfci w uktadzie pokarmowym, skutkujac ztagodzeniem objawdw choroby.

Jakie korzysci ze stosowania leku Orphacol wykazaty badania?

Poniewaz kwas cholowy jest dobrze znang substancjq, a jego stosowanie w tego typu niedoborach
enzymow jest ugruntowane, wnioskodawca przedstawit dane pochodzace z publikacji naukowych.
Whnioskodawca przedstawit dane dotyczace 49 pacjentow z wrodzonymi nieprawidtowosciami syntezy
pierwotnych kwaséw zébtciowych (38 pacjentéw z niedoborem oksydoreduktazy 3B-hydroksy-A®-Cyo-
steroidowej oraz 11 pacjentdw z niedoborem 5B-reduktazy A*-3-oksosteroidowej). Dane dotyczyty
poréwnania wynikéw leczenia 28 pacjentéw, ktérzy otrzymywali kwas cholowy, z wynikami innych
pacjentéw, ktérzy otrzymywali inne kwasy zoétciowe lub nie byli leczeni kwasami zétciowymi.

W publikacjach naukowych wykazano, ze leczenie kwasem cholowym zmniejsza ilo$¢ nieprawidtowych
kwasow zofciowych u pacjentdow, przywraca prawidtowg czynnos$¢ watroby, a takze opdznia
koniecznos¢ przeszczepu watroby badz zapobiega jej.

Jakie sg zagrozenia zwigzane ze stosowaniem leku Orphacol?

Dziatania niepozadane obserwowane w zwigzku ze stosowaniem leku Orphacol to biegunka, $wiad
(swedzenie), wzrost aktywnosci aminotransferaz (enzyméw watrobowych) i prawdopodobnie
wystepowanie kamieni zétciowych, cho¢ czestosci ich wystepowania nie mozna byto wiarygodnie
oszacowac na podstawie dostepnych, ograniczonych danych.

Leku Orphacol nie nalezy stosowa¢ u 0séb, u ktérych moze wystepowacé nadwrazliwos¢ (alergia) na
kwas cholowy lub ktorykolwiek sktadnik produktu. Nie nalezy go stosowac u pacjentéw, ktorzy
przyjmujq juz fenobarbital — lek stosowany w leczeniu padaczki.

Na jakiej podstawie zatwierdza sie lek Orphacol?

Komitet ds. Produktéw Leczniczych Stosowanych u Ludzi (CHMP) zauwazyt, ze stosowanie kwasu
cholowego w leczeniu wrodzonych nieprawidtowosci syntezy pierwotnych kwaséw zoétciowych jest
ugruntowane w praktyce medycznej i udokumentowane w publikacjach naukowych, mimo ze liczba
udokumentowanych przypadkoéw byta niska z powodu rzadkosci choroby. Na podstawie danych z
publikacji naukowych Komitet uznat, ze korzysci ptynace ze stosowania leku Orphacol przewyzszajg
ryzyko i zalecit wydanie pozwolenia na dopuszczenie do obrotu.
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Lek Orphacol dopuszczono do obrotu w wyjatkowych okolicznosciach. Wynika to z faktu, ze nie mozna
byto uzyskac petnych informacji o leku Orphacol z uwagi na rzadkie wystepowanie choroby. Co roku
Europejska Agencja Lekdw dokona przegladu wszelkich nowych informacji i w razie potrzeby uaktualni
niniejsze sprawozdanie.

Jakich informacji brakuje jeszcze na temat leku Orphacol?

W zwigzku z tym, ze lek Orphacol dopuszczono do obrotu w wyjatkowych okolicznosciach, firma
wprowadzajaca ten lek do obrotu bedzie prowadzi¢ baze danych pacjentéw leczonych produktem
Orphacol w celu monitorowania bezpieczenstwa jego stosowania i skutecznosci leczenia oraz bedzie
przekazywac¢ wyniki do CHMP w regularnych, ustalonych odstepach czasu.

Jakie srodki przedsiewzieto w celu zapewnienia bezpiecznego i
skutecznego stosowania leku Orphacol?

W celu zapewnienia mozliwie najbezpieczniejszego stosowania leku Orphacol opracowano plan
zarzadzania ryzykiem. W oparciu o ten plan w charakterystyce produktu leczniczego i ulotce dla
pacjenta leku Orphacol zawarto informacje dotyczace bezpieczenstwa, w tym odpowiednie srodki
ostroznosci obowigzujace personel medyczny i pacjentow.

Dodatkowo firma produkujaca lek Orphacol udostepni lekarzom we wszystkich panstwach
cztonkowskich, w ktérych lek ten bedzie stosowany, pakiet zawierajacy dokumentacje produktu oraz
informacje dotyczace prawidtowego rozpoznania takich stanéw chorobowych, ryzyka wystapienia
dziatan niepozadanych i prawidtowego stosowania leku.

Inne informacje dotyczace leku Orphacol

W dniu 12 wrzesnia 2013 r. Komisja Europejska przyznata pozwolenie na dopuszczenie produktu
Orphacol do obrotu wazne w catej Unii Europejskiej.

Petne sprawozdanie EPAR dotyczace leku Orphacol 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 produktem Orphacol nalezy zapoznaé
sie z ulotka dla pacjenta (takze cze$¢ EPAR) badz skontaktowac sie z lekarzem lub farmaceuta.

Streszczenie opinii Komitetu ds. Sierocych Produktéw Leczniczych dotyczacej produktu Orphacol
znajduje sie na stronie internetowej Agencji: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare

disease designation.

Data ostatniej aktualizacji: 09.2013.
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