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Elfabrio (pegunigalsidasa alfa)
Informacidon general sobre Elfabrio y sobre los motivos por los que se
autoriza su uso en la UE

¢ Qué es Elfabrio y para qué se utiliza?

Elfabrio es un medicamento que se utiliza en adultos para tratar la enfermedad de Fabry, un trastorno
hereditario raro. Los pacientes con la enfermedad de Fabry no tienen una cantidad suficiente de una
enzima, llamada alfa-galactosidasa A, que normalmente descompone una sustancia grasa denominada
globotriaosilceramida (Gb3). Cuando no esté presente esta enzima, la Gb3 no puede descomponerse y
se acumula en los 6rganos, como el rifién y el corazén, provocando insuficiencia renal y problemas
cardiacos.

Elfabrio contiene el principio activo pegunigalsidasa alfa.
¢,Como se usa Elfabrio?

Elfabrio solo se podra dispensar con receta médica y el tratamiento debera supervisarlo un médico con
experiencia en el tratamiento de la enfermedad de Fabry.

Elfabrio se presenta en forma de perfusion (goteo) en una vena, que se administra una vez cada dos
semanas. Esta destinado a un uso prolongado. Todos los pacientes deben ser observados para detectar
cualquier reaccion durante la perfusién y, como minimo, entre una y dos horas después de esta. Para
reducir el riesgo de reacciones relacionadas con la perfusion, se pueden administrar a los pacientes
otros medicamentos antes o durante el tratamiento con Elfabrio o ralentizar el tiempo de perfusion.
Las perfusiones se administran en el hospital, pero pueden administrarse a domicilio si el paciente las
tolera bien.

Si desea mas informacion sobre el uso de Elfabrio, lea el prospecto o consulte a su médico o
farmacéutico.

¢, Como actua Elfabrio?

Elfabrio es un tratamiento de sustitucidon enzimatica. Este tipo de tratamiento proporciona a los
pacientes la enzima que les falta. Elfabrio esta disefiado para sustituir a la enzima humana alfa-
galactosidasa A, de la que carecen los pacientes con la enfermedad de Fabry. El principio activo de
Elfabrio, la pegunigalsidasa alfa, es una copia de la enzima humana, producida por un método
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conocido como «tecnologia del ADN recombinante»: se obtiene de células que han recibido un gen
(ADN) que las hace capaz de fabricar dicha enzima. La enzima de sustitucién ayuda a descomponer la
Gb-3 e impide que se acumule en las células del paciente.

¢ Qué beneficios ha demostrado tener Elfabrio en los estudios realizados?

Los beneficios de Elfabrio se evaluaron en un estudio principal en el que participaron 78 pacientes con
la enfermedad de Fabry. En el estudio se comparé Elfabrio con Fabrazyme, otra terapia de sustitucion
enzimatica utilizada para tratar a pacientes con la enfermedad de Fabry. El criterio principal de
valoracion de la eficacia se baso en la tasa de filtracion glomerular (TFG; una medida del
funcionamiento de los rifiones), que disminuye a medida que la funcién renal del paciente empeora. La
TFG media se redujo en 2,5 ml/min/1,73 m? al afio después de 12 y 24 meses de tratamiento con
Elfabrio, en comparaciéon con 1,7 ml/min/1,73 m? y 2,2 ml/min/1,73 m?2 en los pacientes que recibieron
Fabrazyme. Los datos de apoyo mostraron una disminucion significativa de los niveles de Gb3 en los
riflones y la sangre de los pacientes tratados con Elfabrio.

¢,Cuales son los riesgos asociados a Elfabrio?

La lista completa de efectos adversos y restricciones de Elfabrio se puede consultar en el prospecto.

Los efectos adversos mas frecuentes de Elfabrio (pueden afectar hasta a 1 de cada 10 pacientes) son
hipersensibilidad (reacciones alérgicas), astenia (debilidad) y reacciones asociadas a la perfusion.

Las personas que reciben Elfabrio pueden presentar reacciones alérgicas, como una contraccion
excesiva y prolongada de los musculos de las vias respiratorias que produce dificultad para respirar
(broncoespasmo).

¢Por qué se ha autorizado Elfabrio en la UE?

La Agencia considerd que la eficacia de Elfabrio estaba respaldada por la naturaleza del principio
activo, en concreto, por el hecho de que es una forma pegilada de la enzima natural, y también por el
mecanismo de accion bien establecido de la terapia de sustituciéon enzimatica en el tratamiento de la
enfermedad de Fabry. Los resultados del estudio principal mostraron una disminucion significativa de
los niveles de Gb3 tanto en los rifilones como en la sangre de los pacientes tratados con Elfabrio.
Debido a las limitaciones en el disefio del estudio, especialmente el pequefio nimero de pacientes
incluidos, los resultados del estudio principal no demostraron de forma concluyente que Elfabrio fuera
al menos tan eficaz como Fabrazyme.

Ademas, los efectos adversos de Elfabrio, que estan relacionados principalmente con la perfusion, se
consideran controlables. Por consiguiente, la Agencia Europea de Medicamentos decidié que los
beneficios de Elfabrio eran mayores que sus riesgos y recomendd autorizar su uso en la UE.

¢ Qué medidas se han adoptado para garantizar un uso seguro y eficaz de
Elfabrio?

La empresa que comercializa Elfabrio proporcionara materiales educativos a los pacientes o sus
cuidadores y a los profesionales sanitarios, con informacién sobre el modo de administrar
correctamente el producto en el entorno domeéstico.

Las recomendaciones y precauciones que deben seguir los profesionales sanitarios y los pacientes para
un uso seguro y eficaz de Elfabrio se han incluido también en la ficha técnica o resumen de las
caracteristicas del producto y en el prospecto.
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Como para todos los medicamentos, los datos sobre el uso de Elfabrio se controlan de forma continua.
Los supuestos efectos adversos notificados de Elfabrio se evalian cuidadosamente, y se adoptan las
medidas que pudieran resultar necesarias para proteger a los pacientes.

Otra informacioén sobre Elfabrio

Elfabrio recibié una autorizacion de comercializacion valida en toda la UE el 4 de mayo de 2023.

Puede encontrar méas informacién sobre Elfabrio en la pagina web de la Agencia:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/elfabrio.

Fecha de la Ultima actualizacién de este resumen: 05-2023.
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