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acid colic

Prezentul document este un rezumat al Raportului public european de evaluare (EPAR) pentru Orphacol.
Documentul explicda modul in care agentia a evaluat medicamentul, pentru a recomanda autorizarea in
Uniunea Europeana (UE) si conditiile de utilizare. Scopul documentului nu este sa ofere recomandari
practice referitoare la utilizarea Orphacol.

Pentru informatii practice privind utilizarea Orphacol, pacientii trebuie sa citeasca prospectul sau sa se
adreseze medicului sau farmacistului.

Ce este Orphacol si pentru ce se utilizeaza?

Orphacol este un medicament care contine acid colic, o substantd ce se gaseste in bild si este utilizata
pentru digerarea grasimilor.

Medicamentul se utilizeaza pentru tratamentul adultilor si al copiilor incepand de la véarsta de o luna
care prezinta o anomalie genetica din cauza careia nu pot produce bilda. Orphacol se utilizeaza la
pacientii care nu au o cantitate suficientd din doud enzime hepatice specifice (3B-hidroxi-A®-C,,-steroid
oxidoreductazd sau A*-3-oxosteroid-5B-reductazd). Din aceastd cauza, ficatul acestor pacienti nu poate
produce o cantitate suficienta din principalele componente ale bilei, numite acizi biliari primari, cum ar fi
acidul colic. Cand acesti acizi biliari primari lipsesc, organismul produce acizi biliari anormali, care pot
afecta ficatul, putdnd cauza insuficienta hepatica cu potential letal.

Din cauza numarului mic de pacienti cu defecte congenitale ale sintezei acizilor biliari primari, boala
este considerata ,rara”, iar Orphacol a fost desemnat ,medicament orfan” (un medicament folosit in
boli rare) la 18 decembrie 2002.
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Cum se utilizeaza Orphacol?

Medicamentul se poate obtine numai pe baza de retetd, iar tratamentul cu Orphacol trebuie initiat si
supravegheat de catre un medic specialist in boli hepatice.

Orphacol este disponibil sub forma de capsule si trebuie administrat in fiecare zi, aproximativ la aceeasi
ord, in timpul mesei. Doza zilnicd este cuprinsad intre 5 si 15 mg pe kg greutate corporald, ajustata
pentru fiecare pacient in functie de profilul acizilor biliari, doza zilnicd minima fiind de 50 mg si doza
zilnicd maxima fiind de 500 mg. Pentru copiii mici care nu pot inghiti capsule, continutul poate fi
addugat n lapte praf pentru sugari sau in suc. Tratamentul trebuie oprit daca functia hepatica nu se
amelioreaza in decurs de trei luni.

Cum actioneaza Orphacol?

Acidul colic este principalul acid biliar primar produs de ficat. Acidul colic continut in Orphacol
inlocuieste acidul colic lipsa al pacientului. Acesta ajuta la scaderea productiei de acizi biliari anormali si
contribuie la activitatea normala a bilei in sistemul digestiv, ameliorand astfel simptomele afectiunii.

Ce beneficii a prezentat Orphacol pe parcursul studiilor?

Deoarece acidul colic este o substanta bine cunoscuta, iar utilizarea sa in aceste deficiente enzimatice
este bine stabilita, solicitantul a prezentat date din literatura stiintificd de specialitate. Solicitantul a
prezentat date privind 49 de pacienti cu defecte congenitale ale sintezei acizilor biliari primari, preluate
din literatura stiintificd de specialitate (38 de pacienti cu deficit de 3B-hidroxi-A®-C,;-steroid
oxidoreductazé si 11 pacienti cu deficit de A*-3-oxosteroid-5B-reductazd). S-au comparat rezultatele
de la 28 de pacienti care au primit acid colic cu cele de la alti pacienti carora li s-au administrat acizi
biliari diferiti sau care nu au primit tratament cu acizi biliari.

in literatura stiintificd de specialitate, s-a demonstrat cd tratamentul cu acid colic reduce cantitatea de
acizi biliari anormali la pacienti, restabileste functiile normale ale ficatului si ajuta la intarzierea sau
preintampinarea necesitatii unui transplant hepatic.

Care sunt riscurile asociate cu Orphacol?

Efectele secundare observate in asociere cu Orphacol au fost diaree, prurit (mancarimi), cresterea
valorilor transaminazelor (enzimelor hepatice) si, posibil, aparitia calculilor biliari, desi frecventa
acestora nu a putut fi estimata cu precizie din datele limitate disponibile.

Orphacol nu se administreaza persoanelor care pot fi hipersensibile (alergice) la acid colic sau la
oricare dintre celelalte ingrediente. Este contraindicat la pacientii care iau deja fenobarbital, un
medicament utilizat pentru tratamentul epilepsiei.

De ce a fost aprobat Orphacol?

Comitetul pentru medicamente de uz uman (CHMP) a remarcat faptul ca utilizarea acidului colic pentru
tratamentul defectelor congenitale ale sintezei acizilor biliari primari a fost bine stabilita in practica
medicala si documentata in literatura stiintifica de specialitate, desi numarul de cazuri documentate a
fost scazut din cauza raritatii afectiunii. Comitetul a hotarat ca, pe baza dovezilor din literatura
stiintificd de specialitate, beneficiile Orphacol sunt mai mari decat riscurile asociate si a recomandat
acordarea autorizatiei de introducere pe piata pentru acest produs.
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Orphacol a fost autorizat in ,circumstante exceptionale”. Aceasta inseamna ca din cauza raritatii bolii
nu s-au putut obtine informatii complete despre Orphacol. In fiecare an, Agentia Europeand pentru
Medicamente va analiza orice informatie nou aparuta, iar prezentul rezumat va fi actualizat, dupa caz.

Ce informatii se asteapta in continuare despre Orphacol?

Avand in vedere ca Orphacol a fost autorizat in circumstante exceptionale, compania care
comercializeaza Orphacol va institui o baza de date cu pacientii tratati cu Orphacol pentru a monitoriza
siguranta si eficacitatea tratamentului, iar rezultatele vor fi prezentate CHMP la intervale determinate si
regulate.

Ce masuri se iau pentru utilizarea sigura si eficace a Orphacol?

A fost elaborat un plan de management al riscurilor pentru ca Orphacol sa fie utilizat in cel mai sigur
mod posibil. Pe baza acestui plan, in Rezumatul caracteristicilor produsului si in prospectul pentru
Orphacol au fost incluse informatii referitoare la siguranta, printre care si masurile corespunzatoare de
precautie care trebuie respectate de personalul medical si de pacienti.

Compania care produce Orphacol va furniza, de asemenea, medicilor din toate statele membre care
vor utiliza Orphacol un pachet care va contine literatura de specialitate privind produsul si informatii
referitoare la diagnosticarea corecta a acestor afectiuni, riscurile de efecte secundare si modul adecvat
de utilizare a medicamentului.

Alte informatii despre Orphacol

Comisia Europeana a acordat o autorizatie de introducere pe piata pentru Orphacol, valabila pe intreg
teritoriul Uniunii Europene, la 12 septembrie 2013.

EPAR-ul complet pentru Orphacol 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 Orphacol, cititi prospectul (care face parte, de asemenea, din EPAR) sau
adresati-va medicului sau farmacistului.

Rezumatul avizului Comitetului pentru medicamente orfane pentru Orphacol este disponibil pe site-ul
agentiei: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.

Prezentul rezumat a fost actualizat ultima data in 09-2013.
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