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Sammanfattning av EPAR for allmanheten

Orphacol

cholsyra

Detta ar en sammanfattning av det offentliga europeiska utredningsprotokollet (EPAR) for Orphacol.
Det forklarar hur EMA beddmt lakemedlet for att rekommendera godkénnande i EU och villkoren for att
anvanda det. Syftet ar inte att ge nagra praktiska rad om hur Orphacol ska anvandas.

Praktisk information om hur Orphacol ska anvandas finns i bipacksedeln. Du kan ocksa kontakta din
lakare eller apotekspersonal.

Vad ar Orphacol och vad anvands det for?

Orphacol ar ett lakemedel som innehaller cholsyra, en substans i gallan som anvands for att bryta ner
fetter.

Det anvands for att behandla vuxna och barn frdn en manads alder som har en genetisk avvikelse som
gor att de inte kan producera galla. Orphacol ges till patienter som inte har tillracklig mangd av tva
specifika leverenzymer (3B-hydroxi-A°®-C,,-steroidoxidoreduktas eller A*-3-oxosteroid-5B-reduktas).
Denna brist gor att levern inte kan producera tillrackliga mangder av huvudbestandsdelarna i gallan, sa
kallade priméara gallsyror, exempelvis cholsyra. Nar dessa priméara gallsyror saknas producerar kroppen
onormala gallsyror som kan skada levern och eventuellt leda till livshotande leversvikt.

Eftersom antalet patienter med medfédda rubbningar i syntesen av priméra gallsyror &r litet betraktas
sjukdomen som sallsynt och Orphacol klassificerades som sarlakemedel (ett lakemedel som anvands
vid séallsynta sjukdomar) den 18 december 2002.

Hur anvands Orphacol?

Lakemedlet ar receptbelagt och behandling med Orphacol ska inledas och dvervakas av ldkare som ar
specialiserad pa leversjukdomar.

Orphacol finns som kapslar och ska tas varje dag vid ungefar samma tidpunkt, i samband med maltid.
Den dagliga dosen ligger pa mellan 5 och 15 mg per kg kroppsvikt, vilket justeras for varje patient i
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enlighet med deras gallsyrors tillstdnd, med en minsta daglig dos pa 50 mg och en hégsta pa 500 mg.
Innehéllet kan blandas med modersmjolksersattning eller juice &t sma barn som inte kan svalja
kapslar. Behandlingen ska avbrytas om leverfunktionen inte forbattras inom tre manader.

Hur verkar Orphacol?

Cholsyra &r den viktigaste primara gallsyran som produceras av levern. Cholsyran i Orphacol ersatter
den cholsyra som patienten saknar. Detta hjélper till att minska produktionen av onormala gallsyror
och bidrar till gallans normala aktivitet i matsmaltningssystemet, vilket minskar symtomen av
tillstandet.

Vilken nytta med Orphacol har visats i studierna?

Da cholsyra ar en valkand substans och dess anvandning vid dessa enzymbristtillstand ar valetablerad
lade sokanden fram data fran den vetenskapliga litteraturen. Sokanden lade fram data om 49 patienter
med medfodda rubbningar i syntesen av priméara gallsyror, hamtade fran den vetenskapliga
litteraturen (38 patienter med 3B-hydroxi-A®-C,,-steroidoxidoreduktasbirst och 11 patienter med
A*-3-oxosteroid-5B-reduktasbrist). Resultaten fr&n 28 patienter som fick cholsyra jamférdes med
andra patienter som fick andra gallsyror eller inte behandlades med gallsyror.

Av den vetenskapliga litteraturen framgick att cholsyra minskar mangden onormal gallsyra hos
patienterna, aterstaller leverns normala funktioner och hjalper till att férsena eller forhindra behovet av
levertransplantation.

Vilka ar riskerna med Orphacol?

De biverkningar som setts med Orphacol ar diarré, pruritus (klada), forhdjda nivaer av transaminaser
(leverenzymer) och mdjligen gallstenar, aven om ingen palitlig frekvens kunde uppskattas fran de
tillgangliga begransade uppgifterna.

Orphacol ska inte ges till personer som kan vara 6verkansliga (allergiska) mot cholsyra eller nagot
annat innehallsamne. Det far inte tas av patienter som redan tar fenobarbital, ett lakemedel for
behandling av epilepsi.

Varfor godkanns Orphacol?

Kommittén for humanlakemedel (CHMP) fann att anvandning av cholsyra for behandling av medféodda
rubbningar i syntesen av primara gallsyror ar valetablerad i medicinsk praxis och dokumenterad i den
vetenskapliga litteraturen, aven om antalet dokumenterade fall ar 1&gt till foljd av att sjukdomen ar
sallsynt. Kommittén beslutade att fynden fran den vetenskapliga litteraturen pekar pa att nyttan med
Orphacol ar storre an riskerna och rekommenderade att Orphacol skulle godkannas for forsaljning.

Orphacol har godkants i enlighet med reglerna om ”"godkannande i undantagsfall”. Detta beror pa att
det inte har varit mojligt att fa fullstandig information om Orphacol eftersom sjukdomen ar sallsynt.
Europeiska lakemedelsmyndigheten gar varje ar igenom eventuell ny information som kommer fram
och uppdaterar denna sammanfattning nar sd behdvs.
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Vilken information om Orphacol saknas for narvarande?

Eftersom Orphacol har godkants i enlighet med reglerna om godkédnnande i undantagsfall kommer
foretaget som marknadsfér Orphacol att uppratta en databas 6ver patienter som behandlas med
Orphacol for att 6vervaka sakerhet och effekt av behandlingen, och kommer att skicka in resultaten till
CHMP vid regelbundna, faststallda intervall.

Vad gors for att garantera séker och effektiv anvandning av Orphacol?

En riskhanteringsplan har tagits fram for att se till att Orphacol anvands sa sakert som mojligt. |
enlighet med denna plan har sdkerhetsinformation tagits med i produktresumén och bipacksedeln fér
Orphacol. Dar anges ocksa lampliga forsiktighetsatgarder som vardpersonal och patienter ska vidta.

Foretaget som tillverkar Orphacol kommer ocksd att ge lakare i alla medlemsstater som kommer att
anvanda Orphacol ett paket som innehaller produktlitteratur och produktinformation om den korrekta
diagnosen av dessa sjukdomar, riskerna for biverkningar och det ratta sattet att anvanda lakemedlet.

Mer information om Orphacol

Den 12 september 2013 beviljade Europeiska kommissionen ett godkdnnande for forsaljning av
Orphacol som galler i hela EU.

Det offentliga europeiska utredningsprotokollet (EPAR) finns i sin helhet pd EMA:s webbplats
ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European Public Assessment Reports. Mer information
om behandling med Orphacol finns i bipacksedeln (ingar ocksa i EPAR). Du kan ocksa kontakta din
lakare eller apotekspersonal.

Sammanfattningen av yttrandet om Orphacol fran kommittén for sarlakemedel finns pa EMA:s
webbplats ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.

Denna sammanfattning aktualiserades senast 09-2013.
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