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Opfolda (miglustat)

Um resumo sobre Opfolda e por que esta autorizado na UE

O que é Opfolda e para que é utilizado?

Opfolda é um medicamento utilizado no tratamento de adultos com doenga de Pompe de inicio tardio
(deficiéncia de glucosidase acida [GAA]), uma doenca hereditaria na qual os doentes tém dificuldades
respiratérias e fraqueza muscular. E utilizado em associacdo com outro medicamento, a
cipaglucosidase alfa.

Opfolda é um medicamento hibrido, o que significa que é similar a um medicamento de referéncia que
contém a mesma substancia ativa, mas esta disponivel na forma de capsulas de dosagem diferente. O
medicamento de referéncia do Opfolda é o Zavesca.

Opfolda contém a substancia ativa miglustat.
Como se utiliza Opfolda?

As capsulas de Opfolda sdo tomadas por via oral aproximadamente 1 hora, mas ndo mais de 3 horas
antes da perfusdo (administracao gota a gota) de cipaglucosidase alfa.

O medicamento sé pode ser obtido mediante receita médica e o tratamento deve ser supervisionado
por um médico com experiéncia no tratamento de doentes com doenca de Pompe ou doencas
similares.

Para mais informagOes sobre a utilizacdo de Opfolda, consulte o Folheto Informativo ou contacte o seu

médico ou farmacéutico.

Como funciona Opfolda?

A substancia ativa de Opfolda, o miglustato, liga-se a cipaglucosidase alfa durante o tratamento. O que
torna a cipaglucosidase alfa mais estavel, pelo que pode continuar a ser absorvida a partir do sangue
pelas células musculares afetadas pela doenca de Pompe.
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Quais os beneficios demonstrados por Opfolda durante os estudos?

Um estudo principal em 125 adultos com doenga de Pompe comparou os efeitos de Opfolda em
associacdo com cipaglucosidase alfa com alglucosidase alfa (outro medicamento para a doenca de
Pompe) com placebo (um tratamento simulado).

O estudo demonstrou que, ap6s um ano de tratamento, a distdncia que os doentes puderam percorrer
em seis minutos melhorou em cerca de 20 metros nos doentes tratados com Opfolda e cipaglucosidase
alfa, em comparagdo com uma melhoria de cerca de 8 metros nos doentes com alglucosidase alfa e
placebo. Esta diferenga foi considerada clinicamente relevante.

Quais sao os riscos associados a Opfolda?

Para a lista completa de efeitos secundarios e de restricdoes de utilizacdo de Opfolda, consulte o Folheto
Informativo.

O efeito secundario mais frequente associado a Opfolda (que pode afetar 1 em cada 10 pessoas) é
obstipacao (prisdao de ventre).

Opfolda é contraindicado em pessoas que ndo possam tomar cipaglucosidase alfa.

Por que esta Opfolda autorizado na UE?

A Agéncia Europeia de Medicamentos concluiu que os efeitos de Opfolda em associagdo com a
cipaglucosidase alfa sdo clinicamente relevantes e que o seu uso oferece uma opgdo de tratamento
alternativa para doentes adultos com doenga de Pompe de inicio tardio. O perfil de seguranca da
combinacgdo é considerado aceitavel e comparavel ao da alglucosidase alfa.

A Agéncia concluiu, por conseguinte, que os beneficios de Opfolda sdo superiores aos seus riscos e o
medicamento pode ser autorizado para utilizacdo na UE.

Que medidas estao a ser adotadas para garantir a utilizacao segura e eficaz
de Opfolda?

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 utilizacdo
segura e eficaz de Opfolda.

Tal como para todos os medicamentos, os dados sobre a utilizagdo de Opfolda sdo continuamente
monitorizados. Os efeitos secundarios comunicados com Opfolda sdo cuidadosamente avaliados e sdo
tomadas quaisquer agdes necessarias para proteger os doentes.

Outras informacoes sobre Opfolda

Mais informacoes sobre Opfolda podem ser encontradas no sitio Web da Agéncia:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/opfolda.
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