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Ravicti (glycerolfenylbutyrat)

Sammanfattning av Ravicti och varfor det ar godkant inom EU

Vad ar Ravicti och vad anvands det for?

Ravicti ar ett lakemedel som anvéands for behandling av ureacykelrubbningar hos vuxna och barn nar
enbart kostforandringar inte kan halla sjukdomarna under kontroll. Hos patienter med
ureacykelrubbningar kan kroppen inte gora sig av med 6verskottskvave eftersom de saknar vissa
leverenzymer. Overskottet av kvave omvandlas i kroppen till ammoniak, som ar skadligt nar det
ansamlas. Ravicti ges till patienter som saknar ett eller flera av féljande enzymer:
karbamoylfosfatsyntas I, ornitinkarbamoyltransferas, argininsuccinatsyntetas, argininsuccinatlyas,
arginas | och ornitintranslokas.

Ravicti innehaller den aktiva substansen glycerolfenylbutyrat.

Ureacykelrubbningar ar sallsynta och Ravicti klassificerades som sarlakemedel (ett lakemedel som
anvands vid sallsynta sjukdomar) for flera olika former av sjukdomen den 10 juni 2010. Mer
information om klassificeringen som sarlakemedel finns pa EMA:s

webbplats ema.europa.eu/en/medicines/ /ema_group_types/ema_orphan.

Hur anvands Ravicti?

Ravicti finns som vatska (1,1 g/ml) som ska tas via munnen eller som ges genom en sond som gar
fran nasan till magsacken eller genom buken in till tarmarna. Det ar receptbelagt och det ska
forskrivas av en ldkare med erfarenhet av att behandla patienter med ureacykelrubbningar.

Eftersom proteiner innehaller kvdve maste Ravicti tas i kombination med en speciell lAgproteindiet.
Ibland behdvs aven kosttillskott (beroende pa patientens dagliga proteinbehov for att vaxa och
utvecklas).

Dosen av Ravicti beror pa patientens kost, langd och vikt. Regelbundna blodprover behdvs for att
justera dosen. Den totala dagliga dosen Ravicti ska delas upp i lika stora delar och ges varje maltid.
Behandlingen med Ravicti kan bli livslang om inte patienten genomgar en lyckad levertransplantation.

For mer information om hur du anvander Ravicti, l1as bipacksedeln eller tala med lakare eller
apotekspersonal.
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Hur verkar Ravicti?

Den aktiva substansen i Ravicti, glycerolfenylbutyrat, omvandlas i kroppen till fenylacetat. Fenylacetat
binder till aminosyran glutamin som finns i proteiner och bildar ett &mne som njurarna kan avlagsna
fran kroppen. Nar dessa proteiner avlagsnas minskar kvavenivaerna i kroppen och mangden ammoniak
som bildas minskar.

Vilken nytta med Ravicti har visats i studierna?

Ravicti har jamférts med natriumfenylbutyrat (ett annat lakemedel f6r behandling av
ureacykelrubbningar) i en studie som omfattade 88 vuxna med ureacykelrubbningar.
Huvudeffektmattet var forandringen av ammoniaknivaerna i blodet efter 4 veckors behandling. Studien
visade att Ravicti var minst lika effektivt som jamforelselakemedlet nar det géllde att kontrollera
méangden ammoniak i blodet. Mangden ammoniak i blodet var runt 870 mikromol per liter hos de
patienter som behandlades med Ravicti jamfort med runt 980 mikromol per liter hos de patienter som
behandlades med natriumfenylbutyrat. Data fran tillaggsstudier visade pé en liknande effekt hos barn
som behandlades med Ravicti fran fodseln.

Vilka ar riskerna med Ravicti?

De vanligaste biverkningarna som orsakas av Ravicti (kan upptrédda hos fler &n 1 av 20 personer) ar
diarré, tarmgaser, huvudvark, minskad aptit, krakningar, trétthet, illaméende och onormal lukt fran
huden.

Ravicti far inte anvandas for att behandla akut hyperammonemi (plotslig 6kning av mangden
ammoniak i blodet). En fullstandig forteckning dver biverkningar och restriktioner fér Ravicti finns i
bipacksedeln.

Varfor ar Ravicti godkant i EU?

Europeiska lakemedelsmyndigheten (EMA) fann att férdelarna med Ravicti ar stérre an riskerna och att
Ravicti kan godkannas for forsaljning i EU.

Ravicti ar effektivt for att minska mangden ammoniak i blodet hos patienter med ureacykelrubbningar.
Ravicti ar ett s kallat depalakemedel. Det innebar att den aktiva substansen frisatts under hela
dygnet. Detta leder till en battre kontroll 6ver mangden ammoniak i blodet under hela dygnet. Av detta
skal far inte Ravicti anvandas for att behandla akut hyperammonemi eftersom man da behéver ha mer
snabbverkande behandlingar.

Myndigheten fann aven att eftersom Ravicti &r en vatska kan det gora lakemedlet smakligare, sarskilt
for barn, an andra lakemedel som bestar av granulat (korn) som ska tillsattas maten. Vatskan gor det
ocksa lattare att ge lakemedlet via sond till patienter som inte kan svalja.

Biverkningar av Ravicti paverkar framst tarmen och bedémdes som hanterbara. Ytterligare data om
Ravictis sakerhet pa lang sikt invantas.

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

Foretaget som marknadsfér Ravicti kommer att inratta ett patientregister for att samla in ytterligare
information om nyttan och sikerheten med lakemedlet pa lang sikt.

Rekommendationer och forsiktighetsatgarder som vardpersonal och patienter ska iaktta for saker och
effektiv anvandning av Ravicti har ocksa tagits med i produktresumén och bipacksedeln.
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Liksom for alla lakemedel dvervakas de vetenskapliga uppgifterna for Ravicti kontinuerligt.
Biverkningar som har rapporterats for Ravicti utvarderas noggrant och ndédvandiga atgarder vidtas for
att skydda patienterna.

Mer information om Ravicti

Den 27 november 2015 beviljades Ravicti ett godk&dnnande for forséaljning som galler i hela EU.

Mer information om Ravicti finns p&d EMA:s webbplats ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/ravicti.

Denna sammanfattning uppdaterades senast 01-2019.
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