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SGhrn spravy EPAR pre verejnost

Carbaglu

kyselina karglumova

Tento dokument je suhrn Eurdpskej verejnej hodnotiacej spravy (EPAR) o lieku Carbaglu. Vysvetluje,

akym spésobom Vybor pre lieky na humanne pouzitie (CHMP) vyhodnotil liek a dospel k stanovisku
v prospech vydania povolenia na uvedenie na trh, ako aj k odpori¢aniam, ako pouzivat liek Carbaglu.

Co je liek Carbaglu?

Carbaglu je liek obsahujuci G¢innu latku kyselinu karglumovu. Je dostupny vo forme dispergovatelnych

tabliet. Dispergovatelny znamena, ze tablety sa daju rozpustat (miesat) vo vode.
Na co sa liek Carbaglu pouziva?

Liek Carbaglu sa pouziva na liecbu hyperamonémie (zvysenej hladiny amoniaku v krvi) u pacientov
s tymito metabolickymi chorobami:

e nedosttaok N-acetylglutamatsyntetdzy (NAGS). Pacientom, ktori trpia touto celoZivotnou chorobou,
chyba peceriovy enzym nazyvany NAGS, ktory zvylajne pomaha rozkladat amoniak. Ak tento
enzym nie je pritomny, amoniak sa nerozklada a hromadi sa v krvi;

e niektoré organické acidémie (isovalerickd academia, metylmalonickd academia a propionicka
acidémia), v pripade ktorych pacientom chybaju urcité enzymy, ktoré sa podielaji na metabolizme
proteinov.

KedZe je pocet pacientov s tymito ochoreniami nizky, ochorenia sa povazuju za zriedkavé, a preto bol
liek Carbaglu k roznym datumom oznaceny za liek na ojedinelé ochorenia (pozri dalej).

Vydaj lieku je viazany na lekarsky predpis.
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Ako sa liek Carbaglu uziva?

Lie¢bu liekom Carbaglu méa zadat lekar, ktory ma skuisenosti s lie¢enim pacientov s metabolickymi
chorobami.

U pacientov s nedostatkom NASG mozno s lie¢bou zadat hned' v prvy den Zivota a liek pacient uZiva po
cely Zivot. U pacientov s organickou acidémiou sa lieCba zacina vtedy, ked dojde k vzniku
hyperamonemickej krizy, a pokracuje dovtedy, kym kriza nepominie.

Uvodnd denna dévka lieku Carbaglu by mala byt 100 mg na kilogram telesnej hmotnosti, pri¢com, ak je
to potrebné, mozno pouzit az 250 mg/kg. Davka sa ma nasledne upravit tak, aby sa udrzali normalne
hladiny amoniaku v krvi. Tablety sa pred podanim pacientovi maju rozpustit (zmiesat) v malom
mnozstve vody. Tablety mozno lahko rozdelit na dve rovnaké polovice.

Akym sposobom liek Carbaglu acinkuje?

Hromadenie amoniaku v krvi ma na telo toxické Ucinky, predovsetkym na mozog. Liek Carbaglu je
svojou Struktirou velmi podobny Struktire N-acetylglutamatu, ktory aktivuje enzym na rozkladanie
amoniaku. Liek Carbaglu preto pomdaha rozkladat amoniak, ¢im znizuje jeho hladinu v krvi a jeho
toxické udinky.

Ako bol liek Carbaglu skimany?

Liek Carbaglu sa skimal u 20 pacientov, z ktorych 12 trpeli nedostatkom NAGS a ktori sa lieCili

v priemere priblizne tri roky. ZvySnych osem pacientov bolo liecenych na hyperamonémiu z inej priciny.
Spoloé¢nost takisto predlozila informacie z uverejnenej literatiry o dalsich Styroch pacientoch lie¢enych
ucinnou latkou lieku Carbaglu.

Liek Carbaglu sa takisto skimal u 57 pacientov (z ktorych priblizne dve tretiny tvorili novorodenci)
s isovalerickou acidémiou, metylmalonickou acidémiou alebo propionickou acidémiou, ktori boli lieeni
liekom Carbaglu v ¢ase hyperamonemickej krizy.

Hlavnym meradlom ucinnosti vo vsetkych studiach boli zmeny hladiny amoniaku v krvi.

Aky prinos preukazal liek Carbaglu v tychto stadiach?

U pacientov s nedostatkom NASG sa hladina amoniaku vratila spat na normalnu Grover po lieébe
liekom Carbaglu. Stav pacientov pouzivajlcich liek Carbaglu bolo mozné udrziavat stabilny bez toho,

aby bolo potrebné obmedzit stravu, alebo pouzit iné lieky.

U pacientov s isovalerickou acidémiou, metylmalonickou acidémiou alebo propionickou acidémiou sa po
lie¢be liekom Carbaglu v priemernej dizke trvania 5,5 dni takisto dosiahlo znizenie hladiny amoniaku
v krvi.

Aké rizika sa spajaju s uzivanim lieku Carbaglu?

Najcastejsi vedlajsi ucinok lieku Carbaglu (pozorovany u 1 az 10 pacientov zo 100) je zvySené potenie.
Zoznam vsetkych vedlajsich uc¢inkov pozorovanych pri pouzivani lieku Carbaglu sa nachadza v
pisomnej informacii pre pouzivatelov.

Liek Carbaglu by nemali uzivat osoby, ktoré mdZu byt precitlivené (alergické) na kyselinu karglumovu
alebo iné zlozky lieku. Liek Carbaglu nesmu uzivat dojciace Zeny.
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Preco bol liek Carbaglu povoleny?

Vybor CHMP dospel k zaveru, Ze liek Carbaglu bol ucinny pri znizovani hladiny amoniaku v krvi na
normalnu Uroven a rozhodol, Ze prinos lieku Carbaglu je vacsi nez rizika spojené s jeho pouzivanim.
Vybor odporudil vydat povolenie na uvedenie lieku Carbaglu na trh.

Dalsie informacie o lieku Carbaglu:

Dnia 24. januara 2003 Eurdpska komisia vydala spolo¢nosti Orphan Europe povolenie na uvedenie lieku
Carbaglu na trh platné v celej Eurdpskej Unii. Platnost povolenia na uvedenie na trh je ¢asovo

neobmedzena.
Suhrn stanoviska Vyboru pre lieky na zriedkavé ochorenia o lieku Carbaglu sa nachadza na webovej

stranke agentlry: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designations
(nedostatok NAGS: 18. oktdbra 2000; isovalericka acidémia: 7. novembra 2008; metylmalonicka

acidémia: 7. novembra 2008; propionicka acidémia: 7. novembra 2008).

UpIné znenie spravy EPAR o lieku Carbaglu sa nachadza na webovej stranke agenttry:
ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European Public Assessment ReportsAk potrebujete
dalsie informacie o liecbe liekom Carbaglu, preditajte si pisomnu informaciu pre pouzivatelov (sucast
spravy EPAR), alebo sa obratte na svojho oSetrujiceho lekara, resp. lekarnika.

Posledna aktualizacia tohto sihrnu: 05-2011
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000005.jsp&murl=menus/medicines/medicines.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000475.jsp&murl=menus/medicines/medicines.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000474.jsp&murl=menus/medicines/medicines.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000474.jsp&murl=menus/medicines/medicines.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000467.jsp&murl=menus/medicines/medicines.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/000461/human_med_000685.jsp&murl=menus/medicines/medicines.jsp&mid=WC0b01ac058001d125&jsenabled=true

