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Ammonaps
natriumfenylbutyrat

Suhrn spravy EPAR pre verejnost’

Tento dokument je suhrn Eurdpskej verejnej hodnotiacej spravy (EPAR). Vysvetluje, akym
sposobom Vybor pre lieky na humanne pouzitie (CHMP) vyhodnotil vykonané studie, aby dospel
k odporucaniam, ako pouzivat liek.

Dalsie informdcie o svojom ochoreni alebo lieche mézete ziskat z pisomnej informdcie pre
pouzivatelov (sucast spravy EPAR) alebo od svojho oSetrujuceho lekara, resp. lekarnika. Ak
potrebujete v suvislosti s odporucaniami vyboru CHMP viac informacii, precitajte si vedecku
rozpravu (sucast spravy EPAR).

Co je lieck Ammonaps?
Ammonaps je liek, ktory obsahuje ucinnu latku natriumfenylbutyrat. Je dostupny vo forme bielych
ovalnych tabliet (500 mg) a granulatu (940mg/g).

Na ¢o sa lieck Ammonaps pouZiva?

Liek Ammonaps sa pouziva na lie¢bu pacientov s poruchami moc¢ovinového cyklu. Tito pacienti sa

nedokazu zbavit' dusikatého odpadu v tele, pretoze maju nedostatok niektorych enzymov, ktoré sa

zvycCajne nachadzaju v peceni. Dusikaty odpad sa v tele nachadza vo forme amoniaku, ktory je toxicky,

a to najmé pre mozog.

Liek Ammonaps sa pouziva u pacientov, ktori maju nedostatok jedného alebo viacerych z tychto

enzymov: karbamylfosfatsyntetdza, ornitintranskarbamylaza alebo argininosukcinatsyntetaza. Moze sa

pouzit’ u pacientov s tymito formami ochorenia:

e udojciat s nastupom ochorenia v ranom veku, ktoré maju uplny nedostatok jedného alebo
viacerych z tychto enzymov pocas prvého mesiaca zivota,

e u pacientov s nastupom ochorenia v neskorSom veku, u ktorych sa prejavuje ¢iastocny nedostatok
enzymu po dosiahnuti veku jedného mesiaca a u ktorych doslo k po§kodeniu mozgu
zapri¢inenému vysokymi hladinami amoniaku).

Vydaj lieku je viazany na lekarsky predpis.

Ako sa liek Ammonaps pouZziva?

Na liecbu liekom Ammonaps by mal dozerat’ lekér, ktory ma skiisenosti s liecbou pacientov s
poruchami mocovinového cyklu.

Liek Ammonaps sa pouziva ako doplnkova liecba a v kombindcii so $pecidlnou diétou s nizkym
obsahom bielkovin na znizenie prijimaného mnozstva dusika. Denna davka licku Ammonaps sa upravi
individualne pre kazdého pacienta a zavisi od stravy, vysky a vahy pacienta. Na zistenie spravnej
dennej davky st potrebné pravidelné krvné testy. Davka licku Ammonaps by sa mala rozdelit’ na
rovnaké mnozstva a podavat’ s kazdym jedlom.

Tablety st urené pre dospelych a deti a granulat sa pouZziva u dojéiat a u pacientov, ktori nedokazu
tablety prehltntit’. Granulat sa bud’ zmiesa s jedlom alebo napojom bezprostredne pred jeho uzitim
alebo sa rozpusti vo vode predtym, ako sa poda prostrednictvom trubice, ktora vedie cez brucho alebo
nos do zaludka.
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Lie¢ba lickom Ammonaps je dlhodoba a je potrebna dovtedy, kym pacient nepodstipi Gspesni
transplantaciu peéene.

Akym sposobom liek Ammonaps ucinkuje?

Prijimanim bielkovin sa do tela dostava dusik, ktory sa nasledne transformuje na amoniak. Pacienti s
poruchami mocovinového cyklu nedokdzu z tela vylacit’ amoniak, takze moze dosiahnut’ vysoku
hladinu, ¢o vedie k vaznym problémov vratane zdravotného postihnutia, poSkodenia mozgu a smrti.
Utinna latka licku Ammonaps, natriumfenylbutyrat, sa v tele premiefia na latku nazvanu fenylacetat.
Fenyacetat sa zlucuje s aminokyselinou glutaminom, ktora obsahuje dusik, a vytvara latku, ktora z tela
dokazu odstranit’ oblicky. Nasledne dochadza k zniZeniu mnozstva dusika v tele, ¢im sa zniZuje
mnozstvo produkovaného amoniaku.

AKo bol lieck Ammonaps skimany?

Liek Ammonaps sa skiimal u 82 pacientov s poruchami mo¢ovinového cyklu, ktorym sa podaval liek
Ammonaps a ktori predtym neabsolvovali iné typy liecby tohto ochorenia. Lieck Ammonaps sa
neporovnaval s inou lie¢bou. Hlavnym meradlom G&innosti bola dizka prezitia, v $tudii sa viak takisto
skamal poc¢et hyperamonemickych prihod (obdobia zvySenej hladiny amoniaku v krvi), kognitivny
vyvoj (rozvoj schopnosti mysliet’, u¢it’ sa a pamétat’ si), telesny rast a hladiny amoniaku a glutaminu v
krvi.

AKky prinos preukazal liek Ammonaps v tychto Stadiach?

U novorodencov, ktorym sa podaval liek Ammonaps, bol celkovy pomer prezitia 80 %. Naproti tomu
nelieCeni novorodenci zvy¢ajne umieraji poc¢as prvého roka Zivota. Pomer preZitia bol vyssi u
pacientov, u ktorych sa ochorenie rozvinulo neskor. V¢asna diagnoza a bezprostredna lieCba su
dolezité na znizenie rizika zdravotného postihnutia.

AKké rizika sa spajaju s pouZivanim liecku Ammonaps?

Najcastejsie vedlajsie u¢inky lieku Ammonaps (pozorované u viac ako 1 pacienta z 10) si amenorea
(prerusenie menstrua¢ného cyklu) a nepravidelna menstruacia (nepravidelny menstruacny cyklus),
tieto Giinky sa viak prejavuju u pacientiek v plodnom veku. Dalsim astym vedl'ajsim t¢inkom je
anomalna funkcia pecene a patologické pocty krvnych buniek (¢ervenych krviniek, bielych krviniek a
krvnych dosti¢iek). Zoznam vsetkych vedlajSich u¢inkov pozorovanych pri pouzivani licku
Ammonaps sa nachadza v pisomnej informacii pre pouZzivatel'ov.

Liek Ammonaps by nemali uZivat’ osoby, ktoré mézu byt precitlivené (alergické) na
natriumfenylbutyrat alebo int zlozku lieku. Nesmu ho uzivat’ tehotné alebo dojciace Zeny.

Preco bol lieck Ammonaps schvaleny?

Vybor pre lieky na humanne pouzitie (CHMP) poznamenal, Ze poruchy mocovinového cyklu st
zavaznych ochorenim s obmedzenymi dostupnymi moznostami liecenia a Ze sa preukazalo, Ze liek
Ammonaps zabranuje priliSnému zvySovaniu hladiny amoniaku. Vybor CHMP preto napriek
obmedzenym dostupnym informaciam rozhodol, ze prinos lieku Ammonaps je vac¢si nez rizika
spojené s jeho uzivanim ako pridavnej liecby pri chronickej terapii portich mocovinového cyklu.
Vybor odporucil udelit’ povolenie na uvedenie licku Ammonaps na trh.

Liek Ammonaps bol povoleny za tzv. mimoriadnych okolnosti. To znamena, ze kvoli zriedkavosti
tohto ochorenia boli v ase vydania povolenia k dispozicii len obmedzené informacie. Ked'ze
spolo¢nost’ predlozila d’alSie pozadované informacie, tzv. mimoriadne okolnosti sa diia 6. jala 2004
skoncili.

DalSie informacie o liecku Ammonaps:

Dna 8. decembra 1999 Eurdpska komisia vydala povolenie na uvedenie liecku Ammonaps na trh,
platné v celej Eurépskej unii. Platnost’ povolenia na uvedenie licku na trh bola predizena 8. decembra
2004 a 8. decembra 2009. Drzitel'om povolenia na uvedenie lieku na trh je spolo¢nost’ Swedish
Orphan International AB.

Uplné znenie spravy EPAR o licku Ammonaps sa nachadza tu.
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