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Opfolda (miglustat)

Prehled pro pripravek Opfolda a proc byl pripravek registrovan v EU

Co je pripravek Opfolda a k cemu se pouziva?

Opfolda je IéCivy prFipravek pouzivany k |écbé dospélych s pozdni formou Pompeho nemoci (deficitem
kyselé alfa-glukosidazy [GAA]), coz je dédicné onemocnéni, pfi kterém maji pacienti potize s dychanim
a svalovou slabost. Pouziva se v kombinaci s dalsim IéCivem zvanym cipaglukosidaza alfa.

Pripravek Opfolda je ,hybridni 1éCivy pFipravek®. Znamena to, Ze pfipravek je podobny ,referenénimu
|éCivému pripravku", obsahuje stejnou lécivou latku, avSak je k dispozici ve formé tobolek jiné sily.
Referencnim IéCivym pfipravkem pro pfipravek Opfolda je pfipravek Zavesca.

Pripravek Opfolda obsahuje IéCivou latku miglustat.
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Jak se pripravek Opfolda pouziva?

Tobolky pfipravku Opfolda se uzivaji Usty pfiblizné 1 hodinu, nikoli vSak vice nez 3 hodiny, pred
zahajenim infuze cipaglukosidazy alfa.

Vydej IéCivého pripravku je vazan na |Iékarsky predpis. LéCba by méla byt probihat pod dohledem
Iékafe se zkudenostmi s Ié¢bou pacientl s Pompeho nemoci nebo podobnymi onemocnénimi.

Vice informaci o pouzivani pfipravku Opfolda naleznete v pfibalové informaci nebo se obratte na svého
|ékare Ci Iékarnika.

Jak pripravek Opfolda ptisobi?

Léciva latka v pripravku Opfolda, miglustat, se b&éhem léCby vaze na cipaglukosidazu alfa. Diky tomu je

cipaglukosidaza alfa stabilnéjsi, a proto ji mohou z krve nadale vstfebavat svalové bunky postizené
Pompeho nemoci.

Jaké prinosy pripravku Opfolda byly prokazany v pribéhu studii?

Jedna hlavni studie, do které bylo zafazeno 125 dospélych s Pompeho nemoci, srovnavala ucinky
pfipravku Opfolda v kombinaci s cipaglukosidazou alfa s alglukosidézou alfa (jinym lécivem k |écbé
Pompeho nemoci) a placebem (neucinnym pfipravkem).
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Ze studie vyplynulo, Ze po jednom roce |1é¢by se vzdalenost, kterou byli pacienti schopni ujit za

6 minut, u pacientl Ié¢enych pfipravkem Opfolda v kombinaci s cipaglukosidazou alfa prodlouzila

o pFiblizné 20 metrl ve srovnani s priblizné 8 metry u pacientd uzivajicich alglukosiddzu alfa a placebo.
Tento rozdil byl povazovan za klinicky vyznamny.

Jaka rizika jsou spojena s pripravkem Opfolda?

Upliny seznam nezadoucich Gc¢ink a omezeni ptipravku Opfolda je uveden v piibalové informaci.

Nej¢ast&j$im nezddoucim G¢inkem piipravku Opfolda (ktery midzZe postihnout az 1 osobu z 10) je
zacpa.

Pripravek Opfolda nesméji uzivat lidé, ktefi nemohou uzivat cipaglukosidazu alfa.
Na zakladé ceho byl pripravek Opfolda registrovan v EU?

Evropska agentura pro |écivé pripravky dospéla k zavéru, zZe ucinky pFipravku Opfolda v kombinaci

s cipaglukosidazou alfa jsou klinicky vyznamné a Ze jejich pouziti nabizi alternativni moznost 1éCby pro
dospélé pacienty s pozdni formou Pompeho nemoci. Bezpecnostni profil této kombinace je povazovan
za prijatelny a srovnatelny s bezpecnostnim profilem alglukosidazy alfa.

Agentura proto rozhodla, Ze pFinosy pFipravku Opfolda pFevysuji jeho rizika, a mize tak byt
registrovan k pouziti v EU.

Jaka opatreni jsou uplatiovana k zajisténi bezpecného a ucinného
pouzivani pripravku Opfolda?

Do souhrnu Gdajl o ptipravku a pFibalové informace byla zahrnuta doporuéeni a opatfeni pro bezpeéné
a ucinné pouzivani pfipravku Opfolda, ktera by méla byt dodrzovana zdravotnickymi pracovniky
i pacienty.

Jako u véech Ié¢ivych piipravkd jsou tdaje o pouzivani pripravku Opfolda pribézné sledovany.
Podezfeni na nezadouci ucinky nahlasena v souvislosti s pfipravkem Opfolda jsou peclivé hodnocena a
jsou ucinéna vedkera nezbytna opatfeni, aby bylo chrané&no zdravi pacientd.

Dalsi informace o pripravku Opfolda

Dalsi informace o pripravku Opfolda jsou k dispozici na internetovych strankach agentury na adrese
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/opfolda.
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