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Resumo do EPAR destinado ao público 

Orphacol 
ácido cólico 

Este é um resumo do Relatório Público Europeu de Avaliação (EPAR) relativo ao Orphacol. O seu 
objetivo é explicar o modo como a Agência avaliou o medicamento a fim de recomendar a sua 
autorização na UE, bem como as suas condições de utilização. Não tem por finalidade fornecer 
conselhos práticos sobre a utilização do Orphacol. 

Para obter informações práticas sobre a utilização do Orphacol, os doentes devem ler o Folheto 
Informativo ou contactar o seu médico ou farmacêutico. 

 

O que é o Orphacol e para que é utilizado? 

O Orphacol é um medicamento que contém ácido cólico, uma substância presente na bílis que é 
utilizada para digerir gorduras. 

É utilizado para o tratamento de adultos e crianças a partir de um mês de idade que sofrem de uma 
anomalia genética que os torna incapazes de produzir bílis. O Orphacol é utilizado em doentes sem 
níveis suficientes de duas enzimas hepáticas específicas (3β-Hidroxi-Δ5-C27-esteroide oxidoredutase ou 
Δ4-3-Oxoesteroide-5β-redutase). Isto faz com que o seu fígado não tenha capacidade para produzir em 
quantidade suficiente os principais componentes da bílis, os chamados ácidos biliares primários, como 
o ácido cólico. Quando faltam estes ácidos biliares primários, o organismo produz ácidos biliares 
anormais, que podem causar lesões no fígado e provocar insuficiência hepática potencialmente fatal. 

Dado o número de doentes afetados por erros congénitos na síntese do ácido biliar primário ser 
reduzido, a doença é considerada «rara», pelo que o Orphacol foi designado «medicamento órfão» 
(medicamento utilizado em doenças raras) em 18 de dezembro de 2002.  

Como se utiliza o Orphacol? 

O medicamento só pode ser obtido mediante receita médica e o tratamento com o Orphacol deve ser 
iniciado e supervisionado por um médico especialista em doenças hepáticas. 
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O Orphacol está disponível na forma de cápsulas e deve ser tomado todos os dias aproximadamente à 
mesma hora, juntamente com uma refeição. A dose diária varia entre 5 e 15 mg por kg de peso 
corporal, ajustada para cada doente de acordo com o nível do ácido biliar, com uma dose diária 
mínima de 50 mg e uma dose diária máxima de 500 mg. No caso das crianças pequenas que não 
conseguem engolir as cápsulas, o conteúdo pode ser adicionado ao leite em pó para bebé ou a sumo. 
O tratamento deve ser suspenso se a função hepática não melhorar no prazo de três meses. 

Como funciona o Orphacol? 

O ácido cólico é o principal ácido biliar primário produzido pelo fígado. O ácido cólico contido no 
Orphacol substitui o ácido cólico em falta no doente. Isto ajuda a diminuir a produção dos ácidos 
biliares anormais e contribui para a atividade normal da bílis no sistema digestivo, aliviando, desta 
forma, os sintomas da doença.  

Quais os benefícios demonstrados pelo Orphacol durante os estudos? 

Na medida em que o ácido cólico é uma substância bem conhecida e a sua utilização nestas deficiências 
enzimáticas está devidamente estabelecida, o requerente apresentou dados da literatura científica. O 
requerente forneceu dados relativos a 49 doentes com erros congénitos na síntese do ácido biliar 
primário provenientes da literatura científica (38 doentes com deficiência em 
3β-Hidroxi-Δ5-C27-esteroide oxidoredutase e 11 doentes com deficiência em 
Δ4-3-Oxoesteroide-5β-redutase). Os resultados de 28 doentes que receberam ácido cólico foram 
comparados com outros que receberam diferentes ácidos biliares ou que não receberam qualquer 
tratamento com ácido biliar.  

A literatura científica demonstra que o tratamento com ácido cólico reduz a quantidade de ácidos 
biliares anormais nos doentes, restabelece as funções normais do fígado e ajuda a adiar ou impedir a 
necessidade de um transplante hepático.  

Quais são os riscos associados ao Orphacol? 

Os efeitos secundários observados com o Orphacol foram diarreia, prurido (comichão), aumento das 
transaminases (enzimas do fígado) e, possivelmente, cálculos biliares, apesar de não ter sido possível 
estimar a sua frequência com fiabilidade a partir dos dados limitados disponíveis. 

O Orphacol não deve ser utilizado em pessoas que possam ter hipersensibilidade (alergia) ao ácido 
cólico ou a qualquer dos componentes. O seu uso é contraindicado nos doentes que já se encontram a 
tomar fenobarbital, um medicamento utilizado no tratamento da epilepsia. 

Por que foi aprovado o Orphacol? 

O Comité dos Medicamentos para Uso Humano (CHMP) constatou que a utilização de ácido cólico no 
tratamento de erros congénitos na síntese do ácido biliar primário estava devidamente estabelecida na 
prática médica e documentada na literatura científica, apesar do número baixo de casos documentados 
devido à raridade da doença. O Comité concluiu que, com base nas evidências da literatura científica, os 
benefícios do Orphacol são superiores aos seus riscos e recomendou a concessão de uma Autorização 
de Introdução no Mercado para o medicamento. 

O Orphacol foi autorizado em «circunstâncias excecionais». Isto significa que não foi possível obter 
informação completa sobre o Orphacol devido à raridade da doença. A Agência Europeia de 
Medicamentos (EMA) procederá, anualmente, à análise de novas informações disponíveis e, se 
necessário, à atualização do presente resumo. 
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Que informação ainda se aguarda sobre o Orphacol? 

Dado que o Orphacol foi aprovado em circunstâncias excecionais, a empresa que comercializa o 
Orphacol irá criar uma base de dados de doentes tratados com o medicamento com o propósito de 
monitorizar a segurança e a eficácia do tratamento, e irá apresentar os resultados ao CHMP em 
intervalos regulares e especificados.  

Que medidas estão a ser adotadas para garantir a utilização segura e eficaz 
do Orphacol? 

Foi desenvolvido um Plano de Gestão do Risco para garantir a utilização segura do Orphacol. Com base 
neste plano, foram incluídas informações de segurança no Resumo das Características do Medicamento 
e no Folheto Informativo do Orphacol, incluindo as precauções apropriadas a observar pelos 
profissionais de saúde e pelos doentes. 

A empresa responsável pelo fabrico do Orphacol fornecerá também aos médicos em todos os 
Estados-Membros que utilizarem o Orphacol um pacote que contém a literatura do medicamento e a 
informação relativa ao diagnóstico correto destas doenças, aos riscos de efeitos secundários e ao modo 
de utilização adequada do medicamento. 

Outras informações sobre o Orphacol 

Em 12 de setembro de 2013, a Comissão Europeia concedeu uma Autorização de Introdução no 
Mercado, válida para toda a União Europeia, para o medicamento Orphacol.  

O EPAR completo sobre o Orphacol pode ser consultado no sítio Internet da Agência em: 
ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European Public Assessment Reports. Para mais 
informações sobre o tratamento com o Orphacol, leia o Folheto Informativo (também parte do EPAR) 
ou contacte o seu médico ou farmacêutico. 

O resumo do parecer emitido pelo Comité dos Medicamentos Órfãos para o Orphacol pode ser 
consultado no sítio Internet da Agência em: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare 
disease designation. 

Este resumo foi atualizado pela última vez em 09-2013. 
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