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Ravicti (fenylomaslan glicerolu)
Przeglad wiedzy na temat leku Ravicti i uzasadnienie udzielenia Pozwolenia
na dopuszczenie do obrotu w UE

Co to jest lek Ravicti i w jakim celu sie go stosuje

Ravicti to lek przeznaczony do stosowania w zaburzeniach cyklu mocznikowego u dorostych i dzieci,
gdy chorob nie mozna leczy¢ wytacznie zmianami w diecie. Pacjenci z zaburzeniami cyklu
mocznikowego nie sg w stanie usuwac z organizmu azotu, poniewaz brakuje im niektérych enzymow
watrobowych. W organizmie azot jest przeksztatcany w amoniak, ktérego gromadzenie jest szkodliwe.
Lek Ravicti jest stosowany u pacjentéow z brakiem co najmniej jednego z nastepujacych enzymow:
syntazy karbamoilofosforanowej I, karbamoilotransferazy ornitynowej, syntetazy
argininobursztynianowej, liazy argininobursztynianowej, arginazy | i translokazy ornitynowej.

Ravicti zawiera substancje czynng fenylomaslan glicerolu.

Ze wzgledu na matg liczbe pacjentow z zaburzeniami cyklu mocznikowego choroba ta jest uwazana za
rzadko wystepujacq, zatem w dniu 10 czerwca 2010 r. Ravicti uznano za lek sierocy (lek stosowany w
rzadkich chorobach). Wiecej informacji na temat przyznania statusu leku sierocego mozna znalez¢
tutaj: ema.europa.eu/en/medicines/ /ema_group_types/ema_orphan.

Jak stosowac lek Ravicti

Lek Ravicti jest dostepny w postaci ptynu (1,1 g/ml) do przyjmowania doustnie lub podawania przez
rurke biegnaca od nosa do zotgdka lub od $ciany brzucha do zotgdka. Lek Ravicti jest wydawany tylko
na recepte i powinien go przepisywac lekarz z doswiadczeniem w leczeniu pacjentdw z zaburzeniami
cyklu mocznikowego.

Poniewaz biatka sg zrédtem azotu, lek Ravicti nalezy stosowac w potgczeniu ze specjalng dietg
niskobiatkowq i niekiedy z suplementami diety (zaleznie od dziennego spozycia biatka w diecie,
niezbednego do prawidtowego wzrostu i rozwoju).

Dawka leku Ravicti zalezy od diety, wzrostu i masy ciata pacjenta. Nalezy regularnie wykonywac
badania krwi w celu dostosowania dawki. Catkowitg dawke dobowg leku Ravicti nalezy podzieli¢ na
jednakowe czesci podawane z kazdym positkiem. Lek Ravicti moze wymagac stosowania przez cate
zycie, chyba ze u pacjenta przeprowadzony zostanie z powodzeniem przeszczep watroby.
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Wiecej informacji o sposobie stosowania leku Ravicti znajduje sie w ulotce dla pacjenta lub udzieli ich
lekarz lub farmaceuta.

Jak dziata lek Ravicti

Substancja czynna leku Ravicti, fenylomaslan glicerolu, jest przeksztatcana w organizmie w substancje
o nazwie fenylooctan. Fenylooctan taczy sie z wystepujacym w biatkach aminokwasem glutaming i
tworzy substancje, ktéra moze zosta¢ wydalona z organizmu przez nerki. Wydalenie biatek obniza
poziom azotu w organizmie, co zmniejsza ilos¢ wytworzonego amoniaku.

Korzysci ze stosowania leku Ravicti wykazane w badaniach

Lek Ravicti poréwnywano z fenylomaslanem sodu (innym lekiem stosowanym w leczeniu zaburzen
cyklu mocznikowego) w badaniu z udziatem 88 dorostych pacjentéw z zaburzeniami cyklu
mocznikowego. Gtéwnym kryterium oceny skutecznosci byta zmiana stezenia amoniaku we krwi po 4
tygodniach leczenia. W badaniu wykazano, ze lek Ravicti byt przynajmniej tak skuteczny jak lek
poréownawczy w kontrolowaniu stezenia amoniaku we krwi: szacowane $rednie stezenie amoniaku
wynosito okoto 870 mikromoli na litr u pacjentéw leczonych lekiem Ravicti w poréwnaniu do okoto 980
mikromoli na litr u pacjentéw leczonych fenylomaslanem sodu. Dodatkowe dane z badan
uzupetniajacych wykazaty podobne dziatanie u dzieci, ktére otrzymywaty lek Ravicti od urodzenia.

Ryzyko zwigzane ze stosowaniem leku Ravicti

Najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Ravicti (mogace wystgpi¢ u wiecej
niz 1 na 20 pacjentéw) to: biegunka, wzdecia (gazy), bdl gtowy, zmniejszony apetyt, wymioty,
znuzenie, mdtosci i nieprawidtowy zapach skory.

Leku Ravicti nie wolno stosowac¢ w leczeniu ostrej hiperamonemii (nagty wzrost stezenia amoniaku we
krwi). Petny wykaz dziatan niepozadanych zwigzanych ze stosowaniem leku Ravicti znajduje sie w
ulotce dla pacjenta.

Podstawy dopuszczenia do obrotu leku Ravicti w UE

Europejska Agencja Lekdw (EMA) uznata, ze korzysci ptynace ze stosowania leku Ravicti przewyzszajq
ryzyko i moze on by¢ dopuszczony do stosowania w UE.

Lek Ravicti jest skuteczny w obnizaniu stezenia amoniaku we krwi u pacjentdéw z zaburzeniami cyklu
mocznikowego. Ravicti to lek o przedtuzonym uwalnianiu, co oznacza, ze substancja czynna jest
uwalniana w ciggu doby. Pozwala to na bardziej skuteczne kontrolowanie stezenia amoniaku we krwi. Z
tego samego powodu leku Ravicti nie wolno stosowac do leczenia ostrej hiperamonemii, poniewaz w
takich przypadkach potrzebne sg leki dziatajace szybciej.

Ponadto Agencja uznata, ze poniewaz lek Ravicti jest dostepny jako ptyn, moze on by¢ tatwiejszy do
przyjecia, zwiaszcza dla dzieci, w poréwnaniu z innymi lekami dostepnymi jako granulki dodawane do
pozywienia. Postac ptynna utatwia takze podawanie przez rurke pacjentom niezdolnym do potykania.

Dziatania niepozadane leku Ravicti dotyczg gtéwnie jelit oraz byty uwazane za mozliwe do
kontrolowania. Oczekuje sie jednak dalszych danych na temat dltugoterminowego bezpieczenstwa leku
Ravicti.
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Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego
stosowania leku Ravicti

Firma, ktéra wprowadza lek Ravicti do obrotu, utworzy rejestr pacjentéw w celu uzyskania
dodatkowych informacji na temat dtugotrwatych korzysci i bezpieczenstwa leku.

W celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego stosowania leku Ravicti w Charakterystyce Produktu
Leczniczego i w Ulotce dla pacjenta zawarto réwniez zalecenia i Srodki ostroznosci przeznaczone dla
personelu medycznego i pacjentow.

Tak jak w przypadku wszystkich lekéw, dane o stosowaniu leku Ravicti sg stale monitorowane.
Zgtaszane dziatania niepozadane leku Ravicti sq starannie oceniane i podejmowane sg wszystkie
czynnosci konieczne do ochrony pacjentéw.

Inne informacje dotyczace leku Ravicti

Lek Ravicti otrzymat pozwolenie na dopuszczenie do obrotu, wazne w catej UE od dnia 27 listopada
2015r.

Dalsze informacje na temat leku Ravicti znajduja sie na stronie internetowej Agencji pod adresem:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/ravicti

Data ostatniej aktualizacji: 01.2019.
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