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Ammonaps
fenylomaslan sodu

Streszczenie EPAR dla ogétu spoleczenstwa

Niniejszy dokument stanowi streszczenie Europejskiego Publicznego Sprawozdania Oceniajqacego
(EPAR). Wyjasnia, jak Komitet ds. Produktow Leczniczych Stosowanych u Ludzi (CHMP) ocenit
przeprowadzone badania w celu ustalenia zalecen w sprawie stosowania leku.

W celu uzyskania dodatkowych informacji na temat stanu chorobowego lub sposobu leczenia
nalezy zapoznac¢ sie z ulotkq dla pacjenta (takze stanowiqcq czes¢ EPAR) badz skontaktowac sie z
lekarzem lub farmaceutq. W celu uzyskania dodatkowych informacji na podstawie zalecen CHMP
nalezy zapoznac sie z dyskusjq naukowq (takze stanowiqcq czes¢ EPAR).

Co to jest Ammonaps?
Ammonaps jest lekiem zawierajacym substancj¢ czynng fenylomaslan sodu. Preparat jest dostgpny
w postaci bialtych, owalnych tabletek (500 mg) oraz granulek (940 mg/g).

W jakim celu stosuje si¢ Ammonaps?

Ammonaps stosuje si¢ w leczeniu pacjentow z zaburzeniami cyklu mocznikowego. Pacjenci ci nie sa

w stanie pozby¢ si¢ z organizmu odpadoéw azotowych, poniewaz wystepuje u nich niedoboér enzymow

znajdujacych si¢ zwykle w watrobie. W organizmie odpady azotowe wystepuja w formie amoniaku,

ktory jest szczegdlnie toksyczny dla mozgu.

Ammonaps stosuje si¢ u pacjentow z niedoborem jednego z nastgpujacych enzymow: syntetaza

karbamylofosforanowa, transkarbamylaza ornitynowa lub syntetaza argininobursztynianu. Preparat

stosuje si¢ u pacjentdow z nast¢pujacymi postaciami choroby:

e _wczesna” choroba u niemowlat, ktore wykazuja catkowity brak jednego lub wigkszej ilosci ww.
enzymow w ciagu pierwszego miesiaca zycia;

e . pozna” choroba u pacjentow, u ktérych po ukonczeniu pierwszego miesiaca zycia wystepuje
czesciowy niedobdr enzymu i u ktorych doszto do uszkodzenia mozgu wskutek wysokiego
poziomu amoniaku we krwi.

Lek jest dostgpny wylacznie na receptg.

Jak stosowa¢ Ammonaps?

Leczenie preparatem Ammonaps powinien rozpoczynac i nadzorowac lekarz posiadajacy
doswiadczenie w leczeniu pacjentdw z zaburzeniami cyklu mocznikowego.

Ammonaps podaje si¢ w uzupetnieniu innych schematow leczenia, wraz ze specjalng niskobiatkowa
dieta w celu zmniejszenia wchlaniania azotu. Dawke dobowa preparatu Ammonaps ustala si¢ osobno
dla kazdego pacjenta w zalezno$ci od jego diety, masy ciata i wzrostu. W celu ustalenia wlasciwej
dawki dobowej wystepuje koniecznos¢ regularnego badania krwi. Dawke preparatu Ammonaps nalezy
podzieli¢ na jednakowe czgs$ci podawane z kazdym positkiem.

Tabletki przeznaczone sa dla dorostych i dzieci, a granulki — dla niemowlat i pacjentow, ktdrzy nie
moga potykac tabletek. Granulki miesza si¢ z jedzeniem lub napojem bezposrednio przed ich
zazyciem, lub tez rozpuszcza je w wodzie - w przypadku podawania przez rurke prowadzaca z
brzucha lub nosa do zotadka.
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Preparat Ammonaps stosuje si¢ w leczeniu dlugoterminowym i nalezy go podawac, dopoki pacjent nie
przejdzie udanej transplantacji watroby.

Jak dziala Ammonaps?

Spozywanie biatek sprawia, ze do organizmu dostaje si¢ azot, ktory jest nastgpnie przeksztalcany w
amoniak. Pacjenci z zaburzeniami cyklu mocznikowego nie sa w stanie pozby¢ si¢ amoniaku z
organizmu, co prowadzi do jego wysokiego poziomu i powaznych nastgpstw, w tym
niepelnosprawnosci, uszkodzen mozgu i Smierci. Substancja czynna preparatu Ammonaps,
fenylomaslan sodu, jest przeksztalcana w organizmie w substancj¢ o nazwie octan fenylu. Octan
fenylu taczy si¢ z aminokwasem glutaminy, zawierajacym azot, i tworzy substancje¢, ktéra moze
zosta¢ wydalona z organizmu przez nerki. Obnizenie ilo$ci wytwarzanego amoniaku pomaga w
zmniejszeniu poziomu azotu w organizmie.

Jak badano Ammonaps?

Preparat Ammonaps badano u 82 pacjentéw z zaburzeniami cyklu mocznikowego, ktorzy byli
leczenie preparatem Ammonaps, a wczesniej nie otrzymywali innego leczenia przeciw chorobie.
Preparatu Ammonaps nie porownywano z zadnym innym lekiem. Gtéwna miara skutecznosci byto
przezycie, lecz w badaniu oceniano takze liczbg przypadkow hiperoanemonii (okresy, w ktorych
wystepuje bardzo wysoki poziom amoniaku), rozwoj zdolnosci poznawczych (rozwijanie umiejetnosci
mys$lenia, uczenia si¢ i zapamigtywania), wzrost oraz poziom amoniaku i glutaminy we krwi.

Jakie korzySci ze stosowania preparatu Ammonaps zaobserwowano w badaniach?

U noworodkéw otrzymujacych preparat Ammonaps ogolny wspotczynnik przezycia wyniost okoto
80%; noworodki, ktérym nie podaje si¢ zadnych lekow, umieraja natomiast zazwyczaj w ciagu
pierwszego roku zycia. Wspotczynnik przezycia byt wyzszy u pacjentéw, u ktdrych choroba
rozwingta si¢ w pdzniejszym okresie zycia. Wezesna diagnoza i natychmiastowe leczenie sg istotne w
celu zmniejszenia ryzyka uposledzenia.

Jakie ryzyko wiaze si¢ ze stosowaniem preparatu Ammonaps?

Najczestsze dziatania niepozadane zwiazane ze stosowaniem preparatu Ammonaps (obserwowane u
wigcej niz 1 pacjenta na 10) to brak miesiaczki lub nieregularne miesiaczki; objawy te wystepuja tylko
u pacjentek w wieku rozrodczym. Do innych cze¢stych dziatan niepozadanych naleza zaburzenia
czynnosci nerek i liczby krwinek (erytrocytow, leukocytow i ptytek krwi). Pelny wykaz dziatan
niepozadanych zwigzanych ze stosowaniem preparatu Ammonaps znajduje si¢ w ulotce dla pacjenta.
Preparatu Ammonaps nie nalezy stosowac u 0séb, u ktorych moze wystepowac nadwrazliwosé
(uczulenie) na fenylomaslan sodu lub inny sktadnik preparatu. Preparatu nie nalezy stosowac u
pacjentek w ciazy lub karmiacych piersia.

Na jakiej podstawie zatwierdzono preparat Ammonaps?

Komitet ds. Produktow Leczniczych Stosowanych u Ludzi (CHMP) uznat, Ze zaburzenia cyklu
mocznikowego sa powazna choroba, w przypadku ktorej istnieje niewielka ilos¢ schematoéw leczenia,
i ze w przypadku preparatu Ammonaps wykazano, ze zapobiega on powstawaniu zbyt wysokiego
poziomu amoniaku. Dlatego tez, mimo ze dost¢pne informacje sq ograniczone, komitet uznat, ze
korzysci zwigzane ze stosowaniem preparatu Ammonaps sa wigksze niz ryzyko zwigzane ze
stosowaniem go w leczeniu wspomagajacym w przewlektym leczeniu zaburzen cyklu mocznikowego.
Komitet zalecit przyznanie pozwolenia na dopuszczenie preparatu Ammonaps do obrotu.

Ammonaps dopuszczono w ,,wyjatkowych okoliczno$ciach”, gdyz choroba jest rzadka i w momencie
dopuszczania preparatu do obrotu dostgpna byta jedynie niewielka ilo§¢ informacji na jego temat.
Poniewaz firma dostarczyta dodatkowe wymagane informacje, wyjatkowe okoliczno$ci wygasty w
dniu 6 lipca 2004 r.

Inne informacje dotyczace preparatu Ammonaps:

W dniu 8 grudnia 1999 r. Komisja Europejska przyznata pozwolenie na dopuszczenie preparatu
Ammonaps do obrotu wazne w calej Unii Europejskiej. Pozwolenie na dopuszczenie do obrotu
odnowiono w dniu 8 grudnia 2004 r. i 8 grudnia 2009 r. Podmiotem odpowiedzialnym posiadajacym
pozwolenie na dopuszczenie do obrotu jest firma Swedish Orphan International AB.
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Pelne sprawozdanie EPAR dotyczace preparatu Ammonaps znajduje si¢ tutaj.

Data ostatniej aktualizacji: 12-2009.
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