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Elfabrio (pegunigalsidaza alfa)
Prehled pro pripravek Elfabrio a pro¢ byl pripravek registrovan v EU

Co je pripravek Elfabrio a k cemu se pouziva?

Elfabrio je IéCivy pFipravek pouzivany u dospélych k Ié¢bé Fabryho choroby, coZ je vzacné dédi¢né
onemocnéni. Pacienti s Fabryho chorobou nemaji dostatek enzymu zvaného alfa-galaktosidaza A, ktery
za béznych okolnosti Stépi tukovou latku zvanou globotriaosylceramid (Gb3). Pokud uvedeny enzym
neni v t&le pfitomen, Gb3 nem{Ze byt odbouravan a hromadi se v organech, napf. v ledvinach a srdci,
coz zpUsobuje selhani ledvin a srdeéni potize.

Pfipravek Elfabrio obsahuje léCivou latku pegunigalsidaza alfa.
Jak se pripravek Elfabrio pouziva?

Vydej pripravku Elfabrio je vazan na lékarsky predpis. Lécba by méla probihat pod dohledem |ékare,
ktery ma zkusenosti s Ié¢bou Fabryho choroby.

Pfipravek Elfabrio je dostupny ve formé infuze (kapani) do Zily, ktera se podava jednou za dva tydny.
Je uréen k dlouhodobému podavani. V pribé&hu podavani infuze a nejméné jednu az dvé hodiny po
jejim ukonceni jsou vS8ichni pacienti monitorovani, zda se u nich neobjevi néjaké reakce. Za Ucelem
snizeni rizika reakci souvisejicich s infuzi Ize pacientdim pred zahajenim 1é&by pripravkem Elfabrio nebo
béhem ni podavat jiné |écivé pripravky nebo Ize podavani infuze zpomalit. Infuze se podavaji

v nemocnici. Pokud v3ak pacient infuze dobfe snasi, mohou byt podavany v domacim prostredi.

Vice informaci o pouZivani pfipravku Elfabrio naleznete v pfibalové informaci nebo se obratte na svého
Iékare &i Iékarnika.

Jak pFipravek Elfabrio pésobi?

Pfipravek Elfabrio se pouziva k enzymové substituéni 1é&bé. V ramci tohoto typu |é¢by je pacientdim
podavan enzym, kterého maji nedostatek. PFipravek Elfabrio byl vyvinut tak, aby nahrazoval lidsky
enzym alfa-galaktosidazu A, kterého maji pacienti s Fabryho chorobou nedostatek. Léciva latka

v pfipravku Elfabrio, pegunigalsidaza alfa, je kopif lidského enzymu. Vyrabi se metodou oznacovanou
jako ,,technologie rekombinantni DNA“: je vytvarena bufikami, do kterych byl vioZzen gen (DNA), diky
némuz jsou schopné produkovat tento enzym. Tento substitucni enzym napomaha stépeni Gb3

a zabrariuje jeho hromadéni v bufikach pacientd.
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Jaké pFinosy pFipravku Elfabrio byly prokazany v pribéhu studii?

PFinosy pfipravku Elfabrio byly hodnoceny v jedné hlavni studii, do které bylo zafazeno 78 pacientl

s Fabryho chorobou. Studie porovnavala pripravek Elfabrio s pfipravkem Fabrazyme, coz je jiny
pfipravek pouzivany k enzymové substituéni Ié¢bé pacientd s Fabryho chorobou. Hlavni méfitko
ucinnosti bylo zaloZzeno na glomerularni filtraci (GFR, coZ je ukazatel toho, jak dobfe funguji ledviny),
jejiz hodnota se v disledku zhor3ovani funkce ledvin pacienta snizuje. Primé&rna hodnota GFR se po
12 i 24 mésicich IéCby pfFipravkem Elfabrio sniZila o 2,5 ml/min/1,73 m2 za rok ve srovnani se snizenim
01,7 mi/min/1,73 m2 po 12 mésicich a 0 2,2 ml/min/1,73 m2 po 24 mésicich |éCby pripravkem
Fabrazyme. Z podplrnych Gdajd vyplynulo, Ze u pacient( |é¢enych pFipravkem Elfabrio do$lo

k vyznamnému snizeni hladiny Gb3 v ledvinach i v krvi.

Jaka rizika jsou spojena s pripravkem Elfabrio?

Uplny seznam nezadoucich G¢inkl a omezeni pFipravku Elfabrio je uveden v pFibalové informaci.

Nejcastéjsimi nezadoucimi Ucinky pripravku Elfabrio (které mohou postihnout az 1 osobu z 10) jsou
hypersenzitivita (alergické reakce), astenie (slabost) a reakce souvisejici s infuzi.

U osob, kterym je podavan pripravek Elfabrio, se mohou vyskytnout alergické reakce, véetné
nadmérnych a dlouhotrvajicich staht svald dychacich cest, coz zplsobuje potize s dychanim
(bronchospasmus).

Na zakladé c¢eho byl pripravek Elfabrio registrovan v EU?

Agentura dospéla k zavéru, ze k ucinnosti pfipravku Elfabrio pfispiva povaha lécivé latky, konkrétné to,
Ze se jedna o pegylovanou formu pfirozené se vyskytujiciho enzymu, a také dobfe zavedeny
mechanismus Uc¢inku enzymové substitucni |éCby pfi IéCbé Fabryho choroby. Vysledky hlavni studie
prokézaly vyznamné snizeni hladiny Gb3 v ledvinach i v krvi pacientl |é¢enych pFipravkem Elfabrio.
Vzhledem k omezenim v uspofadani studie, véetn& malého poctu zG¢astnénych pacientd, vysledky
hlavni studie presvédcivé neprokazaly, Ze pfipravek Elfabrio je pfinejmensim stejné Gcinny jako
pripravek Fabrazyme.

Nezadouci ucinky pfipravku Elfabrio, které souviseji zejména s infuzi, se navic povaZuji za zvladatelné.
Evropska agentura pro |écivé pripravky proto rozhodla, Ze pfinosy pripravku Elfabrio prevysuji jeho
rizika, a mGZe tak byt registrovan k pouziti v EU.

-v

Jaka opatFeni jsou uplatinovana k zajisténi bezpecného a ucinného

pouzZivani pripravku Elfabrio?

Spolednost, ktera piipravek Elfabrio dodava na trh, poskytne pacientim nebo jejich pecovateltim
a zdravotnickym pracovnikim edukaéni materiély s informacemi o tom, jak spravné tento ptipravek
podavat v domacim prostredi.

Do souhrnu Gdajl o ptipravku a pfibalové informace byla rovnéz zahrnuta doporuéeni a opatieni pro
bezpecné a ucinné pouzivani pfipravku Elfabrio, kterda by méla byt dodrZzovana zdravotnickymi
pracovniky i pacienty.

Jako u véech lé&ivych pripravkl jsou tdaje o pouzivani pfipravku Elfabrio pribézné sledovany.
Podezieni na nezadouci Uc¢inky nahlaSena v souvislosti s pfipravkem Elfabrio jsou peclivé hodnocena
a jsou ucinéna veskera nezbytna opatieni, aby bylo chrdnéno zdravi pacientd.
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Dalsi informace o pFipravku Elfabrio

Pfipravku Elfabrio bylo udéleno rozhodnuti o registraci platné v celé EU dne 4. kvétna 2023.

Dal&i informace o pfipravku Elfabrio jsou k dispozici na internetovych strankach agentury na adrese

ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/elfabrio.

Tento prehled byl naposledy aktualizovan v 05-2023.
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