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Opfolda (miglustat)
Przeglad wiedzy na temat leku Opfolda i uzasadnienie udzielenia pozwolenia
na dopuszczenie do obrotu w UE

Czym jest lek Opfolda i w jakim celu sie go stosuje

Opfolda jest lekiem stosowanym w leczeniu 0séb dorostych z p6zng postacig choroby Pompego
(niedobdr kwasnej alfa-glukozydazy [GAA]), chorobg dziedziczng objawiajacy sie trudnosciami w
oddychaniu i ostabieniem miesni. Lek stosuje sie w skojarzeniu z innym lekiem, cypaglukozydaza alfa.

Lek Opfolda jest lekiem hybrydowym. Oznacza to, ze jest podobny do leku referencyjnego
zawierajgcego te sama substancje czynna, lecz jest dostepny w kapsutkach o innej mocy. Lekiem
referencyjnym dla leku Opfolda jest Zavesca.

Substancja czynng zawartg w leku Opfolda jest miglustat.

Jak stosowac lek Opfolda

Kapsutki leku Opfolda przyjmuje sie doustnie okoto 1 godzine, ale nie wiecej niz 3 godziny przed
wlewem dozylnym (kroplowka) cypaglukozydazy alfa.

Lek wydawany na recepte. Leczenie powinien nadzorowac lekarz z doswiadczeniem w leczeniu
pacjentéw z chorobg Pompego lub podobnymi chorobami.

Wiecej informacji o sposobie stosowania leku Opfolda znajduje sie w Ulotce dla pacjenta lub udzieli ich
lekarz lub farmaceuta.

Jak dziata lek Opfolda

Substancja czynna leku Opfolda, miglustat, przyfacza sie w trakcie dziatania do cipaglukozydazy alfa.
Sprawia to, ze cipaglukozydaza alfa jest bardziej stabilna, dzieki czemu moze by¢ nieprzerwanie
wchtaniana z krwi przez komorki miesniowe dotkniete chorobg Pompego.

Korzysci ze stosowania leku Opfolda wykazane w badaniach

W jednym badaniu gtéwnym z udziatem 125 0s6b dorostych z chorobg Pompego poréwnano skutki
dziatania leku Opfolda w skojarzeniu z cypaglukozydaza alfa i alglukozydazy alfa (innego leku
przeciwko chorobie Pompego) w skojarzeniu z placebo (leczeniem pozorowanym).

Official address Domenico Scarlattilaan 6 e 1083 HS Amsterdam e The Netherlands
Address for visits and deliveries Refer to www.ema.europa.eu/how-to-find-us
Send us a question Go to www.ema.europa.eu/contact Telephone +31 (0)88 781 6000 An agency of the European Union

© European Medicines Agency, 2023. Reproduction is authorised provided the source is acknowledged.


http://www.ema.europa.eu/how-to-find-us
http://www.ema.europa.eu/contact

W badaniu wykazano, ze po roku leczenia odlegtos¢, jaka pacjenci byli w stanie przej$¢ w ciggu szesciu
minut, ulegta poprawie o okoto 20 metréw u pacjentdéw otrzymujacych lek Opfolda w skojarzeniu z
cypaglukozydazga alfa, w poréwnaniu z poprawg o okoto 8 metréw u pacjentéw przyjmujacych
alglukozydaze alfa w skojarzeniu z placebo. Rdznice te uznano za istotng klinicznie.

Ryzyko zwigzane ze stosowaniem leku Opfolda

Petny wykaz dziatan niepozadanych i ograniczen zwigzanych ze stosowaniem leku Opfolda znajduje sie
w Ulotce dla pacjenta.

Najczestsze dziatanie niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Opfolda (mogace wystgpi¢ u 1 na 10
pacjentéw) to zaparcia.

Leku Opfolda nie wolno stosowac u 0sob, ktore nie moga przyjmowac cipaglukozydazy alfa.
Podstawy dopuszczenia do obrotu leku Opfolda w UE

Europejska Agencja Lekdw uznata, ze dziatanie leku Opfolda w skojarzeniu z cypaglukozydaza alfa ma
znaczenie kliniczne i ze ich stosowanie stanowi alternatywna opcje leczenia dla dorostych pacjentéw z
p6zng postacig choroby Pompego. Profil bezpieczenstwa skojarzenia tych lekdw uznaje sie za
dopuszczalny i poréwnywalny z profilem bezpieczenstwa skojarzenia z alglukozydaza alfa.

Dlatego tez Agencja uznata, ze korzysci ptynace ze stosowania leku Opfolda przewyzszajg ryzyko i
moze on by¢ dopuszczony do stosowania w UE.

Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego
stosowania leku Opfolda

W celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego stosowania leku Opfolda w Charakterystyce Produktu
Leczniczego i Ulotce dla pacjenta zawarto zalecenia i $rodki ostroznosci przeznaczone dla personelu
medycznego i pacjentéw.

Tak jak w przypadku wszystkich lekéw, dane na temat stosowania leku Opfolda sg stale monitorowane.
Podejrzewane dziatania niepozadane leku Opfolda sg starannie oceniane i podejmowane sg wszelkie
czynnosci konieczne do ochrony pacjentéw.

Inne informacje dotyczace leku Opfolda

Dalsze informacje dotyczace leku Opfolda znajdujq sie na stronie internetowej Agencji pod adresem:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/opfolda.
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