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Galafold (migalastats)

Galafold parskats un kapéc tas ir registrétas ES

Kas ir Galafoldun kapeéc tas lieto?

Galafold ir zales, ko lieto, lai arstétu pacientus no 12 gadu vecuma, kuriem ir Fabri slimiba. Ta ir reta
iedzimta slimiba, kad pacientiem ir dazadas mutacijas (izmainas) géna, kas atbild par fermenta alfa-
galaktozidazes producésanu. Sis ferments parasti noarda taukvielu, ko dévé par globotriaozilkeramidu
(GL-3). Mutaciju rezultata Sis ferments nedarbojas pareizi un nevar noardit GL-3. Tas izraisa GL-3
uzkrasanos dazadas organisma $iinas, tostarp sirdi un nierés.

Fabri slimiba ir “reta”, un 2006. gada 22. maija Galafold tika pieskirts reti sastopamu slimibu
arstésSanai paredzétu zalu statuss. Sikaka informacija par retu slimibu arstéSanai paredzéto zalu
statusa pieskirSanu ir atrodama: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu306368.

Galafold satur aktivo vielu migalastatu.

Ka lieto Galafold?

Galafold var iegadaties tikai pret recepti, un arstésana ir jasak un jauzrauga arstam ar pieredzi Fabri
slimibas diagnostika un arstésana.

Galafold ir pieejamas ka kapsulas. Ieteicama Galafold deva ir viena kapsula katru otro dienu. Pacienti
nedrikst lietot partiku vismaz 2 stundas pirms un 2 stundas péc Galafold lietoSanas, lai nodroSinatu
pilnigu uzsiksanos.

Galafold ir paredzéetas tikai pacientiem ar noteiktam alfa-galaktozidazes A géna mutacijam. Papildu
informaciju par Galafold lietosanu skatit zalu lietoSanas instrukcija vai jautat arstam vai farmaceitam.

Ka Galafold darbojas?

Galafold aktiva viela migalastats piesaistas noteiktam nestabilam alfa-galaktozidazes A formam,
stabilizéjot So fermentu. Tas lauj So fermentu transportét Stinas dalas, kur tas var noardit GL-3.
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Kadi Galafold ieguvumi atklati petijumos?

Galafold tika pétitas divos pamatpétijumos, iesaistot kopuma 127 pacientus, kuri vecaki par
16 gadiem, ar Fabri slimibu.

Pirmaja pétijuma, kura salidzinaja Galafold ar placebo (fiktivu arstésanu) 67 pacientiem, vértéja to
pacientu Tpatsvaru, kuri reagéja uz arstésanu (nosakot, ka GL-3 nogulSnu samazinasanas nierés ir
vismaz par 50 %). Kopuma nekonstatéja, ka Galafold bitu efektivakas par placebo GL-3 nogulSnu
samazinasana, tomér papildu analizés, iesaistot tikai pacientus ar genétiskam mutacijam, ko var arstét
ar Galafold, pieradija, ka péc 6 ménesus ilgas arstéSanas pacienti labak reagé uz Galafold neka uz
placebo.

Otraja petijuma, kura piedalijas 60 pacienti, salidzinaja Galafold ar divam terapijam, kas aizstaj
trikstoso fermentu, proti, alfa-agalzidazi vai beta-agalzidazi. Galvenais efektivitates raditajs bija
izmainas pacientu nieru darbiba péc 18 nedélu arstésanas. Saja pétijuma konstatéja, ka Galafold ir
tikpat efektivas ka fermenta aizvietotajs, lai stabilizétu pacientu nieru darbibu.

Uznémums iesniedza ari pétijuma rezultatus, kuros tika pieradits, ka Galafold organisma nodrosSina
tadu pasu aktivas vielas [imeni un rada tadu pasu ietekmi uz pusaudziem vecuma no12 lidz 15 gadiem
(ieskaitot) ka pieaugusajiem un jaunieSiem vecuma no 16 gadiem.

Kads risks pastav, lietojot Galafold?

Visbiezaka Galafold blakusparadiba (kas var rasties apméram 1 no 10 cilvékiem) ir galvassapes.
Pilnu visu zinoto blakusparadibu un ierobezojumu sarakstu, lietojot Galafold, skatit zalu lietoSanas
instrukcija.

Kapéc Galafold ir registrétas ES?

Eiropas Zalu adgentiira noléma, ka ieguvums, lietojot Galafold, parsniedz So zalu radito risku un zales
var redistrét lietoSanai ES. Agentlra noradija, ka, lai gan Galafold tika pétitas ierobezotam skaitam
pacientu, tomér pieejamie dati Sadai retai slimibai ir uzskatami par pietiekamiem. Agentira ari
noradija, ka Galafold lieto iekskigi, un tas var radit priekSrocibas salidzindjuma ar citdm registrétam
terapijam, pieméram, fermentu aizstajterapiju, ko ievada ar infuziju (pa pilienam) véna. Attieciba uz
droSumu Galafold bija labi panesamas.

Kas tiek darits, lai garantétu drosu un efektivu Galafold lietosanu?

Zalu apraksta un lietoSanas instrukcija tika ietverti ieteikumi un piesardzibas pasakumi, kas jaievéro
veselibas apripes specialistiem un pacientiem, lai garantétu drosu un efektivu Galafold lietoSanu.

Cita informacija par Galafold

2016. gada 26. maija Galafold sanéma registracijas apliecibu, kas deriga visa ES.

Sikaka informacija par Galafold ir atrodama adentiras timekla vietné:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/galafold.
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