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Carbaglu

acid carglumic

Prezentul document este un rezumat al Raportului european public de evaluare (EPAR) pentru
Carbaglu. Documentul explicda modul in care Comitetul pentru produse medicamentoase de uz uman

(CHMP) a evaluat medicamentul, pentru a emite avizul in favoarea acordarii autorizatiei de introducere
pe piata si recomandarile privind conditiile de utilizare pentru Carbaglu.

Ce este Carbaglu?

Carbaglu este un medicament care contine substanta activa acid carglumic. Este disponibil sub forma

de comprimate dispersabile. ,Dispersabil” inseamna ca comprimatele se pot dispersa (amesteca) in
apa.

Pentru ce se utilizeaza Carbaglu?

Carbaglu se foloseste pentru tratarea hiperamoniemiei (concentratii ridicate de amoniac in sange) in
cazul pacientilor cu urmatoarele boli metabolice:

o deficientd de N-acetilglutamat sintetazd (NAGS). Pacientilor cu aceasta boald cronica le lipseste o
enzima numitda NAGS, care ajuta de obicei la descompunerea amoniacului. Daca enzima nu este
prezentd, amoniacul nu se poate descompune si se acumuleaza in sange;

e unele acidemii organice (acidemie izovalerica, acidemie metilmalonica si acidemie propionica) in
care pacientilor le lipsesc anumite enzime implicate in metabolizarea proteinelor.

Deoarece numarul pacientilor cu aceste afectiuni este scdzut, ele sunt considerate ,rare”, iar Carbaglu
a fost desemnat ,medicament orfan”(un medicament folosit in boli rare) la diferite date (a se vedea
mai jos).

Medicamentul se poate obtine numai pe baza de reteta.
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Cum se utilizeaza Carbaglu?

Tratamentul cu Carbaglu trebuie inceput de un medic cu experienta in tratarea pacientilor cu boli
metabolice.

La pacientii cu deficienta de NAGS, tratamentul poate fi inceput chiar din prima zi de viata, iar
medicamentul se administreaza pe intreaga durata a vietii pacientului. La pacientii cu acidemii
organice, tratamentul este inceput cand pacientul are o crizé de hiperamoniemie si se continua pana la
terminarea crizei.

Doza zilnica initiala de Carbaglu trebuie sa fie de 100 mg per kilogram de masa corporald, dar se pot
administra pana la 250 mg/kg, daca este cazul. Doza trebuie apoi modificata pentru a se mentine
concentratia de amoniac din sange la valori normale. Comprimatele trebuie dispersate (amestecate)
intr-o cantitate mica de ap3, inainte de a fi administrate pacientului. Se pot rupe usor in doua jumatati.

Cum actioneaza Carbaglu?

Acumularea amoniacului in sange este toxica pentru organism, in special pentru creier. Carbaglu este
foarte asemanator ca structura cu N-acetilglutamat, care activeaza o enzima care descompune
amoniacul. Prin urmare, Carbaglu ajuta la descompunerea amoniacului, reducand concentratia de
amoniac din sange si efectele sale toxice.

Cum a fost studiat Carbaglu?

Carbaglu a fost studiat pe 20 de pacienti, din care 12 au prezentat deficientd de NAGS si au fost
tratati, in medie, timp de aproximativ trei ani. Ceilalti opt pacienti au fost tratati pentru
hiperamoniemie datorata unei alte cauze. De asemenea, compania a prezentat informatii din literatura
de specialitate cu privire la alti patru pacienti tratati cu substanta activa continutd de Carbaglu.

Carbaglu a fost studiat si pe 57 de pacienti (din care aproximativ doua treimi erau sugari) cu acidemie
izovalericd, acidemie metilmalonica sau acidemie propionica, tratati cu Carbaglu in timpul crizelor de

hiperamoniemie.

In toate studiile, principala masuré a eficacitatii a fost modificarea concentratiei de amoniac in sénge.
Ce beneficii a prezentat Carbaglu pe parcursul studiilor?

La pacientii cu deficientd de NAGS, concentratia de amoniac a revenit la valori normale dupa
tratamentul cu Carbaglu. Boala pacientilor tratati cu Carbaglu a putut fi stabilizata fara sa fie nevoie de
restrictii de dieta sau de utilizarea altor medicamente.

La pacientii cu acidemie izovalerica, acidemie metilmalonica sau acidemie propionica, Carbaglu a

produs, de asemenea, o scadere a concentratiei de amoniac din sange, in urma unui tratament de 5,5
zile in medie.

Care sunt riscurile asociate cu Carbaglu?

Cel mai frecvent efect secundar asociat cu Carbaglu (observat la 1 pana la 10 pacienti din 100) este
transpiratia abundenta. Pentru lista completa a efectelor secundare raportate asociate cu Carbaglu, a
se consulta prospectul.

Carbaglu nu se administreaza persoanelor care pot fi hipersensibile (alergice) la acidul carglumic sau la
oricare dintre celelalte ingrediente. Carbaglu este contraindicat la femeile care aldpteaza.
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De ce a fost aprobat Carbaglu?

CHMP a concluzionat ca Carbaglu a fost eficace in reducerea amoniacului din séange la valori normale si
a decis ca beneficiile Carbaglu sunt mai mari decét riscurile asociate. Comitetul a recomandat
acordarea autorizatiei de introducere pe piata pentru Carbaglu.

Alte informatii despre Carbaglu

Comisia Europeana a acordat Orphan Europe o autorizatie de introducere pe piata pentru Carbaglu,
valabila pe intreg teritoriul Uniunii Europene, la 24 ianuarie 2003. Autorizatia de introducere pe piata
este valabila pe perioada nelimitata.

Rezumatele avizului Comitetului pentru produse medicamentoase orfane pentru Carbaglu sunt
disponibile pe site-ul agentiei: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease
designations (deficienta de NAGS: 18 octombrie 2000; acidemie izovalerica: 7 noiembrie 2008;

acidemie metilmalonica: 7 noiembrie 2008; acidemie propionica: 7 noiembrie 2008).

EPAR-ul complet pentru Carbaglu este disponibil pe site-ul agentiei: ema.europa.eu/Find

medicine/Human medicines/European Public Assessment Reports. Pentru mai multe informatii

referitoare la tratamentul cu Carbaglu, cititi prospectul (care face parte, de asemenea, din EPAR) sau

adresati-va medicului sau farmacistului.

Prezentul rezumat a fost actualizat ultima data in 05-2011.
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