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Streszczenie EPAR dla ogétu spoteczenstwa

Pheburane
fenylomaslan sodu

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

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

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

Pheburane jest lekiem zawierajacym substancje czynng fenylomaslan sodu. Lek stosuje sie w leczeniu
pacjentdow z zaburzeniami cyklu mocznikowego. Pacjenci z tej grupy nie sq w stanie pozbyc¢ sie z
organizmu odpaddw azotowych, poniewaz wystepuje u nich niedobdr enzymow znajdujacych sie zwykle
w watrobie. W organizmie, odpady azotowe wystepujg w formie amoniaku, ktéry jest toksyczny w
przypadku nagromadzenia, szczegdlnie dla mézgu. Lek Pheburane stosuje sie u pacjentéw z
niedoborem jednego z nastepujacych enzymdw: syntetaza karbamylofosforanowa, transkarbamylaza
ornitynowa lub syntetaza argininobursztynianu. Lek stosuje sie u pacjentéw z nastepujgcymi postaciami
choroby:

e ,wczesna” choroba u pacjentow, ktore wykazujg catkowity brak jednego lub wiekszej ilosci ww.
enzymdow w ciggu pierwszego miesigca zycia;

e ,pozna” choroba u pacjentdéw, u ktérych po ukonczeniu pierwszego miesigca zycia wystepuje
czesciowy niedobor jednego lub wiecej enzyméw i u ktérych wystepuje wysoki poziom amoniaku
we krwi, ktory doprowadzit do uszkodzenia mozgu.

Produkt Pheburane jest lekiem hybrydowym. Oznacza to, ze lek jest podobny do leku referencyjnego

zawierajgcego taka samgq substancje czynng, ale granulki leku Pheburane sg dostepne w zmniejszonej
mocy i zawierajq rézne substancje pomocnicze (sktadniki nieaktywne) w celu ukrycia nieprzyjemnego
smaku substancji czynnej. Lekiem referencyjnym dla produktu Pheburane jest Ammonaps.
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Jak stosowac lek Pheburane?

Lek Pheburane jest dostepny w postaci granulek (483 mg/g). Lek Pheburane jest dostepny wytacznie z
przepisu lekarza, a leczenie powinien nadzorowac lekarz majacy doswiadczenie w leczeniu pacjentow z
zaburzeniami cyklu mocznikowego.

Lek Pheburane stosuje sie wraz ze specjalng niskobiatkowg dietg w celu zmniejszenia wchfaniania
azotu. Dawke dobowa leku Pheburane ustala sie osobno dla kazdego pacjenta w zaleznosci od jego
diety, wzrostu i masy ciata. W celu ustalenia wiasciwej dawki dobowej wystepuje koniecznosé
regularnego badania krwi.

Dobowg dawke leku Pheburane nalezy podzieli¢ na jednakowe czesci podawane z kazdym positkiem.
Przed ich potknieciem lub umieszczeniem w jamie ustnej granule mozna nimi posypac jedzenie i
natychmiast popi¢ napojem.

Leczenie produktem Pheburane moze by¢ trwac cate zycie, o ile u pacjenta nie dojdzie do udanego
przeszczepu watroby.

Jak dziata lek Pheburane?

Spozywanie biatek sprawia, ze do organizmu dostaje sie azot, ktéry jest nastepnie przeksztatcany w
amoniak. Pacjenci z zaburzeniami cyklu mocznikowego nie sg w stanie pozby¢ sie amoniaku z
organizmu, co prowadzi do jego wysokiego poziomu i powaznych nastepstw, w tym niepetnosprawnosci,
uszkodzen médzgu i $mierci. Substancja czynna leku Pheburane, fenylomaslan sodu, jest przeksztatcana
w organizmie w substancje o nazwie octan fenylu. Octan fenylu taczy sie z aminokwasem glutaminy,
zawierajacym azot, i tworzy substancje, ktéra moze zosta¢ wydalona z organizmu przez nerki.
Obnizenie ilosci wytwarzanego amoniaku pomaga w zmniejszeniu poziomu azotu w organizmie.

Jak badano lek Pheburane?

Badania ograniczono do testow majacych okresli¢, czy lek jest biorownowazny w stosunku do leku
referencyjnego o nazwie Ammonaps. Dwa leki sg bioréwnowazne, gdy doprowadzajg do wystagpienia
jednakowego stezenia substancji czynnej w organizmie.

Jakie sq korzysci i zagrozenia zwigzane ze stosowaniem leku Pheburane?

Poniewaz lek Pheburane jest lekiem hybrydowym, biorownowaznym w stosunku do leku referencyjnego,
uznaje sie, ze z jego stosowaniem wigzg sie takie same korzysci i zagrozenia, jak w przypadku leku
referencyjnego.

Na jakiej podstawie zatwierdza sie lek Pheburane?

Komitet ds. Produktéw Leczniczych Stosowanych u Ludzi (CHMP) uznat, ze lek Pheburane
charakteryzuje sie porownywalng jakoscig i jest biorownowazny w stosunku do leku Ammonaps.
Dlatego tez CHMP wyrazit opinie, ze — podobnie jak w przypadku leku Ammonaps — korzysci
przewyzszajq rozpoznane ryzyko. Komitet zalecit przyznanie pozwolenia na dopuszczenie produktu
Pheburane do stosowania w Unii Europejskiej.
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Jakie srodki przedsiewzieto w celu zapewnienia bezpiecznego i
skutecznego stosowania leku Pheburane?

W charakterystyce produktu leczniczego i ulotce dla pacjenta dotyczacej leku Pheburane zawarto
informacje dotyczace bezpieczenistwa, w tym odpowiednie $rodki ostroznosci obowigzujace personel
medyczny i pacjentow.

Inne informacje dotyczace leku Pheburane:

W dniu 31 lipca 2013 r. Komisja Europejska przyznata pozwolenie na dopuszczenie leku Pheburane do
obrotu wazne w catej Unii Europejskiej.

Petne sprawozdanie EPAR dotyczace leku Pheburane 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 Pheburane nalezy zapoznac
sie z ulotkg dla pacjenta (takze cze$¢ EPAR) badz skontaktowac sie z lekarzem lub farmaceuta.

Data ostatniej aktualizacji: 08-2013 r.

Pheburane
Strona 3/3


http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/002500/human_med_001639.jsp
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