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Galafold (migalastat)

Um resumo sobre Galafold e porque esta autorizado na UE

O que é Galafold e para que é utilizado?

Galafold € um medicamento utilizado no tratamento de doentes com idade igual ou superiora 12 anos
com doenca de Fabry. Trata-se de uma doenga hereditaria rara em que os doentes tém varias
mutacdes (alteracdes) no gene responsavel pela producdo de uma enzima denominada alfa-
galactosidase. Esta enzima decompde normalmente uma substancia gorda denominada
globotriaosilceramida (GL-3). Como resultado das mutagfes, a enzima ndo funciona adequadamente e
ndo consegue decompor a GL-3. Isto leva a uma acumulagdo da GL-3 em varias células do organismo,
incluindo no coragdo e nos rins.

A doenca de Fabry é uma doenca rara, e Galafold foi designado medicamento 6rfao (medicamento
utilizado em doengas raras) a 22 de maio de 2006. Mais informacgdes sobre a designagao 6rfa podem
ser encontradas aqui: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu306368.

Galafold contém a substancia ativa migalastat.

Como se utiliza Galafold?

Galafold s6 pode ser obtido mediante receita médica e o tratamento s6 deve ser iniciado e
supervisionado por um médico com experiéncia no diagndstico e tratamento da doenca de Fabry.

Galafold esta disponivel na forma de capsulas. A dose recomendada de Galafold é de uma capsula em
dias alternados. Os doentes ndo devem consumir alimentos pelo menos 2 horas antes e 2 horas apds a
toma de Galafold, de modo a permitir a sua completa absorgao.

Galafold s6 esta indicado para uso em doentes que possuam determinadas mutacdes no gene alfa-
galactosidase A. Para mais informacgdes sobre a utilizacdo de Galafold, consulte o Folheto Informativo
ou contacte o seu médico ou farmacéutico.
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Como funciona Galafold?

A substancia ativa de Galafold, o migalastat, liga-se a determinadas formas instaveis de alfa-
galactosidase A, estabilizando a enzima. Isto permite que a enzima seja transportada para areas da
célula onde pode decompor a GL-3.

Quais os beneficios demonstrados por Galafold durante os estudos?

Galafold foi investigado em dois estudos principais que incluiram um total de 127 doentes com idade
superior a 16 anos com doencga de Fabry.

O primeiro estudo, que comparou Galafold com um placebo (tratamento simulado) em 67 doentes,
analisou a percentagem de doentes que responderam ao tratamento (definida como uma reducgao de
pelo menos 50 % nos depédsitos de GL-3 nos rins). Globalmente, Galafold ndo demonstrou ser mais
eficaz do que o placebo na reducdo dos depdsitos de GL-3; contudo, as analises adicionais que
incluiram apenas os doentes com as mutagdes genéticas que podem ser tratadas com Galafold
demonstraram uma melhor resposta dos doentes a Galafold do que ao placebo apds 6 meses de
tratamento.

O segundo estudo, que incluiu 60 doentes, comparou Galafold com os medicamentos agalsidase alfa
ou agalsidase beta (dois tratamentos que repdem a enzima em falta). O principal parametro de
eficacia foi a alteracdo na funcdo renal dos doentes apds 18 meses de tratamento. Neste estudo,
Galafold demonstrou ser tdo eficaz como a reposicdo enzimatica na estabilizacdo da funcdo renal dos
doentes.

A empresa também apresentou os resultados de um estudo que demonstrou que Galafold produz os
mesmos niveis da substancia ativa no organismo e tem o mesmo efeito em adolescentes com idades
compreendidas entre os 12 e os 15 anos, inclusive, que em adultos e jovens com idades iguais ou
superiores a 16 anos.

Quais sao os riscos associados a Galafold?

Os efeitos secundarios mais frequentes associados a Galafold (que podem afetar cerca de 1 em cada
10 pessoas) sao dores de cabeca.

Para a lista completa dos efeitos secundarios e das restricdes de utilizacdo relativamente a Galafold,
consulte o Folheto Informativo.

Porque esta Galafold autorizado na UE?

A Agéncia Europeia de Medicamentos concluiu que os beneficios de Galafold sdo superiores aos seus
riscos e o medicamento pode ser autorizado para utilizacdo na UE. A Agéncia referiu que Galafold foi
estudado num numero limitado de doentes, mas considerou que as evidéncias disponiveis sdo
suficientes para esta doenga rara. A Agéncia constatou também que Galafold é tomado por via oral, o
que podera constituir uma vantagem em comparagao com outros tratamentos autorizados, como a
reposicdo enzimatica, que sdo administrados por perfusdo (gota a gota) numa veia. Quanto a
seguranga, Galafold foi bem tolerado.
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Que medidas estao a ser adotadas para garantir a utilizacao segura e eficaz
de Galafold?

No Resumo das Caracteristicas do Medicamento e no Folheto Informativo foram incluidas

recomendacdes e precaucles a observar pelos profissionais de salde e pelos doentes para a utilizagdo
segura e eficaz de Galafold.

Outras informacoes sobre Galafold

A 26 de maio de 2016, Galafold recebeu uma Autorizagdo de Introdugdo no Mercado, valida para toda
a UE.

Mais informacdes sobre Galafold podem ser encontradas no sitio da internet da Agéncia:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/galafold.

Este resumo foi atualizado pela ultima vez em 07-2021.
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