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Opfolda (miglustat)

Sammanfattning av Opfolda och varfér det ar godkant inom EU

Vad ar Opfolda och vad anviands det for?

Opfolda ar ett ldkemedel som anvands for att behandla vuxna med sent debuterad Pompes sjukdom
(brist pa surt a-glukosidas [GAA]), en &rftlig sjukdom dé&r patienterna har andningssvarigheter och
muskelsvaghet. Det ges i kombination med ett annat |lakemedel, cipaglukosidas alfa.

Opfolda &r ett "hybridlakemedel”. Det innebar att det liknar ett referensldkemedel som innehaller
samma aktiva substans, men finns som kapslar av annan styrka. Referensldkemedlet fér Opfolda ar
Zavesca.

Opfolda innehaller den aktiva substansen miglustat.

Hur anvdnds Opfolda?

Opfoldakapslar tas genom munnen cirka 1 timme men inte mer an 3 timmar fére en infusion av
cipaglukosidas alfa (dropp).

Lakemedlet ar receptbelagt och behandling ska dvervakas av ldkare med erfarenhet av att behandla
patienter med Pompes sjukdom eller liknande sjukdomar.

For mer information om hur du anvander Opfolda, las bipacksedeln eller tala med ldkare eller
apotekspersonal.

Hur verkar Opfolda?

Den aktiva substansen i Opfolda, miglustat, binder till cipaglukosidas alfa under behandlingen. Detta
gér cipaglukosidas alfa mer stabilt, s3 att det kan fortsatta att absorberas fran blodet av de
muskelceller som paverkas av Pompe sjukdom.

Vilka fordelar med Opfolda har visats i studierna?

I en huvudstudie pd 125 vuxna med Pompes sjukdom jamfordes effekterna av Opfolda plus
cipaglukosidas alfa med alglukosidas alfa (ett annat Idkemedel mot Pompes sjukdom) plus placebo
(overksam behandling).
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Studien visade att avstandet som patienterna kunde ga pa sex minuter efter ett ars behandling
forbattrades med omkring 20 meter hos patienter som behandlades med Opfolda plus cipaglukosidas
alfa, jamfoért med en forbattring pa omkring 8 meter hos patienter som fick alglukosidas alfa och
placebo. Denna skillnad ansdgs vara kliniskt relevant.

Vilka ar riskerna med Opfolda?

En fullsténdig forteckning 6ver biverkningar och restriktioner fér Opfolda finns i bipacksedeln.

Den vanligaste biverkningen som orsakas av Opfolda (kan férekomma hos upp till 1 av 10 anvandare)
ar forstoppning.

Opfolda far inte ges till personer som inte kan ta cipaglukosidas alfa.
Varfor ar Opfolda godkant i EU?

Europeiska ldkemedelsmyndigheten (EMA) fann att effekterna av Opfolda i kombination med
cipaglukosidas alfa ar kliniskt relevanta och att de erbjuder en alternativ behandlingsmdjlighet for
vuxna patienter med sent debuterad Pompes sjukdom. Sakerhetsprofilen fér kombinationen anses
godtagbar och jamférbar med den fér alglukosidas alfa.

EMA fann darfor att fordelarna med Opfolda &r stérre an riskerna och att Opfolda kan godkdnnas for
forsaljning i EU.

Vad gors for att garantera sdker och effektiv anviandning av Opfolda?

Rekommendationer och forsiktighetsdtgarder som halso- och sjukvardspersonal och patienter ska
iaktta for saker och effektiv anvéndning av Opfolda har tagits med i produktresumén och bipacksedeln.

Liksom for alla ldkemedel 6vervakas de vetenskapliga uppgifterna fér Opfolda kontinuerligt. Misstankta
biverkningar som har rapporterats for Opfolda utvarderas noggrant och nédvéndiga atgarder vidtas for
att skydda patienterna.

Mer information om Opfolda

Mer information om Opfolda finns pa EMA:s webbplats:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/opfolda.
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