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Ammonaps
Natriumfenylbutyrat

Sammanfattning av EPAR for allménheten

Detta & en sammanfattning av det offentliga europei ska utredningsprotokollet (EPAR). Det
forklarar hur Kommittén fér humanldkemedel (CHMP) beddmt de studier som gjorts och hur den
kommit fram till sina rekommendationer om hur 18kemed| et ska anvandas.

Vill du ha mer information om sjukdomen eller behandlingen kan du l&sa bipacksedeln (ingar
ocksd i EPAR) eller kontakta din |akare €ller ditt apotek. Las de vetenskapliga slutsatserna (ingar
ocksa i EPAR) omdu vill ha mer information om vad CHMP bygger sina rekommendationer pa.

Vad & Ammonaps?
Ammonaps &r ett |akemedel som innehdller den aktiva substansen natriumfenylbutyrat. Det finns som
vita ovala tabletter (500 mg) och som granulat (940 mg/g).

Vad anvands Ammonaps for ?

Ammonaps anvands for att behandla patienter med rubbningar i ureaomséttningen. Dessa patienter

kan inte gbrasig av med restkvave i kroppen eftersom de saknar vissa enzymer som vanligen finnsi

levern. | kroppen forekommer restkvavet i form av ammoniak, som ar giftigt i synnerhet for hj&rnan.

Ammonaps ges till patienter som saknar ett dler fleraav enzymerna karbamylfosfatsyntetas,

ornitintranskarbamylas och argininsuccinatsyntetas. Det kan gestill patienter med f6ljande former av

g ukdomen:

e Sukdom med tidig debut hos spadbarn som har fullstandig brist pa ett eller fleraav dessa enzymer
inom den forsta levnadsmanaden.

e Sukdom med sen debut hos patienter som har partiell brist pa ett enzym frén en manads ader och
som fétt hjarnskador orsakade av htga ammoniaknivaer i blodet.

Lakemedlet &r receptbel agt.

Hur anvands Ammonaps?

Behandling med Ammonaps ska Overvakas av |8kare med erfarenhet av att behandla patienter med
rubbningar i ureaomséttningen.

Ammonaps ges som till&gg till andra behandlingar och tillsammans med en speciell, proteinfattig kost
for att 0ka kvaveintaget. Den dagliga dosen Ammonaps anpassas individuel It och beror pa patientens
kost, 1angd och vikt. Patienten maste genomga regel bundna blodprovskontroller for att faststélla rétt
daglig dosering. Dosen Ammonaps ska delas upp pa lika stora deldoser och tas vid varje maltid.
Tabletterna &r avsedda for vuxna och barn och granulatet for spadbarn samt for patienter som inte kan
svdjatabletter. Granulatet blandas antingen med mat eller dryck precisforeintag eller [6sesupp i
vatten for att ges via en slang genom magen eller ndsan till magsécken.

Ammonaps & en |angtidsbehandling och maste intas tills patienten har genomgatt en lyckad
levertransplantation.

Hur verkar Ammonaps?
N&r man &ter protein far kroppen i sig kvave som sedan omvandlas till ammoniak. Eftersom patienter
med rubbningar i ureaomséttningen inte kan géra sig av med ammoniaken i kroppen kan den na hdga
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nivaer. Detta kan orsaka allvarliga problem, bland annat invaliditet, hjarnskador och dodsfall. Den
aktiva substansen i Ammonaps, natriumfenylbutyrat, omvandlas till &mnet fenylacetat i kroppen.
Fenylacetat férenas med aminosyran glutamin som innehdller kvave till ett amne som kroppen kan
gora sig av med genom njurarna. P4 sa sitt sjunker kvavenivaernai kroppen, vilket minskar mangden
ammoniak som bildas.

Hur har Ammonaps effekt under sokts?

Ammonaps har undersokts pa 82 patienter med rubbningar i ureaomsattningen som behandlades med
Ammonaps och inte hade fatt andra behandlingar for sin §ukdom tidigare. Ammonaps jamférdes inte
med nagra andra lakemedel. Det viktigaste effektmattet var Gverlevnad, men i studien undersoktes
ocksa forekomsten av hyperammonemi (perioder med mycket hoga ammoniaknivaer i blodet),
kognitiv utveckling (utveckling av formagan att tanka, 1&ra och kommaihag), tillvéxt och nivaer av
ammoniak och glutamin i blodet.

Vilken nytta har Ammonaps visat vid studierna?

Andelen dverlevande bland spadbarn som fick Ammonaps var totalt omkring 80 procent. Spadbarn
som inte far behandling dor daremot vanligtvis under sitt forstalevnadsar. Andelen 6verlevande var
hogre bland patienter som utvecklat §ukdomen senarei livet. Det &r viktigt att diagnosen stéllstidigt
och att behandlingen paborjas omedel bart for att minska risken for invaliditet.

Vilka ér riskerna med Ammonaps?

De vanligaste biverkningarna (upptrader hosfler én 1 av 10 patienter) & amenorré (uteblivna
menstruationer) eller oregelbundna menstruationer, men dessa upptréder endast hos kvinnor i fertil
dder. Andravanliga biverkningar & onormal njurfunktion och onormalt antal blodkroppar (roda
blodkroppar, vita blodkroppar och blodpléttar). Férteckningen 6ver samtliga biverkningar som
rapporterats for Ammonaps finnsi bipacksedeln.

Ammonaps ska inte gestill personer som kan vara 6verkansliga (allergiska) mot natriumfenylbutyrat
eller nagot annat innehdllsamne. Det far heller inte gestill kvinnor som &r gravida eller ammar.

Varfor har Ammonaps godkants?

Kommittén for humanlékemedel (CHMP) fann att rubbningar i ureaomséttningen ar en alvarlig
sjukdom med fa behandlingsalternativ och att Ammonaps har visat sig forhindra att
ammoniaknivaernai blodet blir for hoga. Trots att endast begransad information fanns tillganglig fann
CHMP darfor att fordelarnamed Ammonap &r storre an riskerna som tillaggsterapi vid
|angtidsbehandling av rubbningar i ureaomsattningen. Kommittén rekommenderade att Ammonaps
skulle godkannas for forsaljning.

Ammonaps godkandes enligt forfarandet for undantagsfall eftersom det pa grund av att §ukdomen &r
séllsynt endast fanns begransad information tillganglig vid tiden for godkannandet. Eftersom foretaget
har tillhandahallit den kompletterande information som begérdes upphdrde villkoret i undantagsfall”
att gélladen 6 juli 2004.

Mer information om Ammonaps:

Den 8 december 1999 beviljade Europei ska kommissionen ett godkénnande for forsdljning av
Ammonaps som géller i hela Europeiska unionen. Godkannandet for forséljning forlangdes den

8 december 2004 och den 8 december 2009. Innehavaren av godkannandet for forsajning a Swedish
Orphan International AB.

Det offentliga europeiska utredningsprotokollet (EPAR) finnsi sin helhet har.

Denna sammanfattning aktualiserades senast 12-2009.
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