EUROPEAN MEDICINES AGENCY

SCIENCE MEDICINES HEALTH

EMA/572393/2013
EMEA/H/C/001250

Sahrn spravy EPAR pre verejnost

Orphacol

kyselina cholova

Tento dokument je suhrn Eurépskej verejnej hodnotiacej spravy (EPAR) o lieku Orphacol. Vysvetluje,
akym spdsobom agentira vyhodnotila liek s cielom odporudit jeho povolenie na uvedenie na trh v EU
a podmienky jeho uzivania. U¢elom tohto dokumentu nie je poskytnUt praktické rady o tom, ako
pouzivat liek Orphacol.

Ak pacienti potrebuju praktické informacie o pouzivani lieku Orphacol, najdu ich v pisomnej informéacii
pre pouzivatela alebo sa mdzu obratit na svojho oSetrujiceho lekara, resp. lekarnika.

€o je liek Orphacol a na ¢o sa pouziva?

Orphacol je liek obsahujuci kyselinu cholovu, latku, ktorad sa nachadza v ZI¢i potrebnej na travenie
tukov.

Liek sa pouziva na lieCbu dospelych a deti od jedného mesiaca veku, ktori maju genetick( abnormalitu,
v dosledku ktorej nie s schopni vytvarat ZI¢. Liek Orphacol sa pouziva u pacientov, ktori nemaju
dostatocné mnozstvo dvoch konkrétnych peéefiovych enzymov (3B-hydroxy-A°-C,,-steroid-
oxidoreduktédzy alebo A*-3-oxosteroid-5B-reduktazy), v ddsledku &oho ich peéer nie je schopna
vytvarat dostatoéné mnozstvo hlavnych zloziek ZI¢e, ktoré sa nazyvaju zI¢ové kyseliny, ako je
napriklad kyselina cholova. Ked' chybaju tieto primarne zlcové kyseliny, telo namiesto nich vytvara
abnormalne zl¢ové kyseliny, ktoré mozu poskodit pecen, ¢o mdze viest k zivot ohrozujicemu zlyhaniu
pecene.

KedZe je pocet pacientov s vrodenou poruchou syntézy primarnych zl¢ovych kyselin nizky, ochorenie
sa povazuje za zriedkavé, a preto bol liek Orphacol dfa 18. decembra 2002 oznaceny za liek
na ojedinelé ochorenia.

Ako sa liek Orphacol uziva?

Liek je len na lekarsky predpis. Lie¢bu liekom Orphacol ma zacat lekar, ktory je Specializovany
na ochorenia pecene, a na tato lie¢bu ma tiez dohliadat.
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Liek Orphacol je dostupny vo forme kapsul a ma sa uzivat kazdy deri priblizne v rovhakom ¢ase spolu
s jedlom. Denna davka je 5 az 15 mg na kg telesnej hmotnosti, upravena pre kazdého pacienta podla
stavu zlCovej kyseliny, pricom minimalna denna davka je 50 mg a maximalna denna davka je 500 mg.
V pripade malych deti, ktoré nevedia prehltnit kapsuly, obsah kapsul sa mbze zmieSat s detskou
vyzivou alebo dzisom. Ak sa funkcia pecene nezlepsi do troch mesiacov, lie¢ba sa méa zastavit.

Akym sposobom liek Orphacol Gcinkuje?

Kyselina cholova je hlavna primarna zlCova kyselina, ktora sa vytvara v peceni. Kyselina cholova
v lieku Orphacol nahradza u pacienta chybajlcu kyselinu cholovd. To pomaha znizit tvorbu
abnormalnych Zl¢ovych kyselin a prispieva k normalnemu pésobeniu ZI¢e v traviacom systéme, ¢o
zmierfiuje priznaky tohto stavu.

Aké prinosy lieku Orphacol boli preukazané v stadiach?

KedZe kyselina cholova je dobre znama latka a jej pouzitie pri deficiencii tychto enzymov je dobre
zavedené, Ziadatel predloZil idaje z odbornej literattry. Ziadatel predlozil idaje od 49 pacientov
s vrodenou poruchou syntézy primarnych zl¢ovych kyselin z odbornej literatiry (38 pacientov

s deficienciou 3B-hydroxy-A°®-C,,-steroid-oxidoreduktazy a 11 pacientov s deficienciou
A*-3-oxosteroid-5B-reduktéazy). Porovnal vysledky 28 pacientov, ktori dostavali kyselinu cholov,
s vysledkami inych pacientov, ktori dostavali iné zICové kyseliny alebo nedostavali liecbu zl¢ovymi
kyselinami.

Na zdklade odbornej literatury je preukazané, ze lieCba kyselinou cholovou zniZzuje u pacientov
mnozstvo abnormalnych Zl¢ovych kyselin, obnovuje normalnu funkciu pecene a pomaha oddialit
potrebu transplantacie pecene alebo tejto potrebe zabranuje.

Aké rizika sa spajaju s uzivanim lieku Orphacol?

K vedlajsim ucinkom pozorovanym pri uzivani lieku Orphacol patrila hnacka, pruritus (svrbenie),
zvysena hladina transaminaz (pecenovych enzymov) a mozno tiez zl¢nikové kamene, aj ked'ich
frekvencia sa nemohla spolahlivo odhadnut na zdklade obmedzenych dostupnych Udajov.

Liek Orphacol sa nema pouzivat u osdb, ktoré mdzu byt precitlivené (alergické) na kyselinu cholovi
alebo na iné zlozky lieku. Liek nesmu uzivat pacienti, ktori uz uzivaju liek fenobarbital, ktory sa
pouziva na lieCbu epilepsie.

Preco bol liek Orphacol povoleny?

Vybor pre lieky na humanne pouzitie (CHMP) poznamenal, Ze pouzitie kyseliny cholovej na liecbu
vrodenej poruchy syntézy primarnych zlCovych kyselin je v lekarskej praxi dobre zavedené

a dokumentované v odbornej literature, aj ked pocet dokumentovanych pripadov je nizky vzhladom
na zriedkavost tohto stavu. Vybor rozhodol, Ze na zdklade dbkazov z odbornej literatiry st prinosy
lieku Orphacol véésie ako jeho rizikd a odporudil vydat pre liek povolenie na uvedenie na trh.

Liek Orphacol bol povoleny za tzv. mimoriadnych okolnosti. To znamena, Ze kvoli zriedkavosti tohto
ochorenia nebolo mozné ziskat vsetky informacie o lieku Orphacol. Eurépska agentura pre lieky kazdy
rok prehodnocuje vietky nové dostupné informacie a podla potreby aktualizuje tento stuhrn.
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Aké informacie o lieku Orphacol dosial’ neboli predlozené?

KedZe liek Orphacol bol povoleny za mimoriadnych okolnosti, spoloénost, ktora liek Orphacol uvadza
na trh, vytvori databazu pacientov liecenych liekom Orphacol na sledovanie bezpecnosti a Ucinnosti
lie¢by, a vyboru CHMP bude pravidelne predkladat vysledky v uréenych intervaloch.

va

Aké opatrenia sa prijimaja na bezpecné a Ucinné uzivanie lieku Orphacol?

Na zaistenie ¢o najbezpecnejsieho pouzivania lieku Orphacol bol vypracovany plan riadenia rizik.

Na zaklade tohto planu boli do suhrnu charakteristickych vlastnosti lieku a pisomnej informacie pre
pouzivatela zahrnuté informacie o bezpecnosti lieku Orphacol vratane prislusnych opatreni, ktoré maju
zdravotnicki pracovnici a pacienti dodrziavat.

Spoloénost vyrabajlca liek Orphacol poskytne tiez lekarom vo vsetkych ¢lenskych statoch, ktori budu
liek Orphacol pouzivat, balik obsahujtci literatiru o lieku a informacie tykajlice sa spravneho
stanovenia diagnozy pri tomto ochoreni, rizik vedlajsich Gcinkov a spravneho pouzivania lieku.

Dalsie informacie o lieku Orphacol

Dria 12. septembra 2013 Eurépska komisia vydala povolenie na uvedenie lieku Orphacol na trh platné
v celej Eurépskej unii.

Uplné znenie spravy EPAR o lieku Orphacol sa nachadza na webovej stranke agentdry:
ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European Public Assessment Reports. Ak potrebujete
dalsie informacie o lie¢be liekom Orphacol, preditajte si pisomnu informaciu pre pouZivatela (stcéast
spravy EPAR) alebo sa obratte na svojho oSetrujlceho lekara, resp. lekarnika.

Suhrn stanoviska Vyboru pre lieky na ojedinelé ochorenia k lieku Orphacol sa nachadza na webovej
stranke agentlry: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.

Poslednéa aktualizacia tohto sthrnu: 09-2013
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/001250/human_med_001419.jsp&murl=menus/medicines/medicines.jsp&mid=WC0b01ac058001d125&jsenabled=true
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000338.jsp&murl=menus/medicines/medicines.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
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