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Opfolda (miglusztat)
Az Opfolda-ra vonatkozé attekintés és az EU-ban valé engedélyezésének
indoklasa

Milyen tipusi gyodgyszer az Opfolda és milyen betegségek esetén
alkalmazhaté?

Az Opfolda felnGtteknél a kés6i megjelenésli Pompe-kor (savas alfa-glikozidaz [GAA] hiany)
kezelésére alkalmazott gyogyszer. Ez egy Orokletes betegség, amelynek soran a betegeknél Iégzési
nehézség és izomgyengeség |ép fel. EgQy masik gydgyszerrel, az alfa-cipaglikozidazzal kombinacidban
alkalmazzak.

Az Opfolda ,hibrid gydgyszer”. Ez azt jelenti, hogy hasonlé a referencia-gyégyszerhez abban a
tekintetben, hogy ugyanazt a hatdéanyagot tartalmazza, de mas hataser6sségl kapszulak formajaban
kaphatd. Az Opfolda referencia-gydgyszere a Zavesca.

Az Opfolda hatdoanyaga a miglusztat.

Hogyan kell alkalmazni az Opfolda-t?

Az Opfolda kapszulakat szajon at, kortlbelll 1 éraval, de legfeljebb 3 éraval az alfa-cipagliikozidaz
inflzid kezdete el6tt kell bevenni.

A gyodgyszer csak receptre kaphatd, és a kezelést a Pompe-kdrban vagy hasonlé betegségekben
szenvedG6 betegek kezelésében tapasztalattal rendelkezé orvosnak kell felligyelnie.

Az Opfolda alkalmazasaval kapcsolatban tovabbi informacidért olvassa el a betegtajékoztatot, illetve

kérdezze meg kezelGorvosat vagy gyogyszerészét.

Hogyan fejti ki hatasat az Opfolda?

Az Opfolda hatdéanyaga, a miglusztat a kezelés soran kotédik az alfa-cipagliikoziddzhoz. Ez stabilabba
teszi az alfa-cipaglikozidazt, igy azt a Pompe-kérral érintett izomsejtek tovabbra is felszivhatjak a
vérbdl.
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Milyen el6nyei voltak az Opfolda alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

Egy f6 vizsgalatban, amelyben 125, Pompe-kdrban szenvedd feln6tt vett részt, az Opfolda és az alfa-
cipaglikoziddz kombindcio hatasait az alfa-algliikozidaz (a Pompe-kér kezelésére szolgalé masik
gyogyszer) és a placebo (hatéanyag nélkili kezelés) hatasaival hasonlitottak Gssze.

A vizsgalat azt mutatta, hogy egy év kezelést kévetéen a betegek altal hat perc alatt sétalva megtett
tavolsag korilbelll 20 méterrel nétt az Opfolda-val és alfa-cipaglikozidazzal kezelt betegeknél,
szemben az alfa-algliikozidazzal és placebdval kezelt betegeknél tapasztalt, korilbelll 8 méteres
javulassal. Ezt a klilonbséget klinikailag relevansnak tekintették.

Milyen kockazatokkal jar az Opfolda alkalmazasa?

Az Opfolda alkalmazasaval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatés és a korlatozasok teljes
felsorolasa a betegtajékoztatoban talalhato.

Az Opfolda leggyakoribb mellékhatasa (10 beteg kozil legfeljebb 1-nél jelentkezhet) a székrekedés.

Az Opfolda nem alkalmazhatd olyan személyeknél, akik nem kaphatnak alfa-cipagliikozidazt.
Miért engedélyezték az Opfolda forgalomba hozatalat az EU-ban?

Az Eurdpai Gyogyszerligynokség megallapitotta, hogy az Opfolda és az alfa-cipagliikozidaz egyilittes
hatasa klinikailag relevans, és alkalmazasuk alternativ kezelési lehet6séget kindl a kés6i megjelenési
Pompe-kdrban szenvedoé feln6tt betegek szamara. A kombinacié biztonsdgossagi profiljat
elfogadhatonak és az alfa-algliikozidaz biztonsagossagi profiljaval 6sszehasonlithatonak tartjak.

Az Ugynékség megallapitotta, hogy az Opfolda alkalmazésanak el8nyei meghaladjék a kockazatokat,
ezért a gyodgyszer alkalmazasa az EU-ban engedélyezhetd.

Milyen intézkedések vannak folyamatban az Opfolda biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabol?

Az Opfolda biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségligyi szakemberek és a
betegek altal kovetend6 ajanlasok és dvintézkedések feltlintetésre kertiltek az alkalmazasi el6irdsban
és a betegtajékoztatdban.

Az Opfolda alkalmazasaval kapcsolatban felmeril6 informacidkat — hasonléan minden mas
gyogyszerhez - folyamatosan figyelemmel kisérik. Az Opfolda alkalmazasaval 6sszefliggésben jelentett
feltételezett mellékhatasokat gondosan értékelik, és a biztonsagos és hatékony alkalmazas érdekében
a sziikséges intézkedéseket meghozzak.

Az Opfolda-val kapcsolatos egyéb informacio

Az Opfolda-val kapcsolatban tovabbi informacié az Eurdpai Gydgyszerligynokség honlapjan talalhato:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/opfolda.
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