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Opfolda (miglustat)
En oversigt over Opfolda, og hvorfor det er godkendt i EU

Hvad er Opfolda, og hvad anvendes det til?

Opfolda er et leegemiddel, der anvendes til behandling af voksne med sent debuterende Pompes
sygdom (syre-a-glucosidase [GAA]-mangel) en arvelig sygdom, hvor patienterne har andedraetsbesvaer
og muskelsvaghed. Det anvendes i kombination med et andet laegemiddel, cipaglucosidase alfa.

Opfolda er et "hybridleegemiddel". Det betyder, at det svarer til et "referencelaegemiddel”, der
indeholder det samme aktive stof, men det fas som kapsler i en anden styrke. Referencelzegemidlet for
Opfolda er Zavesca.

Opfolda indeholder det aktive stof miglustat.

Hvordan anvendes Opfolda?

Opfolda-kapslerne indtages gennem munden ca. 1 time, og hgjst 3 timer, fgr der gives en infusion
(drop) med cipaglucosidase alfa.

Laegemidlet f&s kun pd recept, og behandlingen bgr overvdges af en laege med erfaring inden for
behandling af patienter med Pompes sygdom eller lignende sygdomme.

Hvis du gnsker mere information om anvendelsen af Opfolda, kan du laese indleegssedlen eller kontakte
laegen eller apotekspersonalet.

Hvordan virker Opfolda?

Det aktive stof i Opfolda, miglustat, binder sig til cipaglucosidase alfa under behandlingen. Dette ggr
cipaglucosidase alfa mere stabilt, sa det fortsat kan absorberes fra blodet af de muskelceller, der er
ramt af Pompes sygdom.

Hvilke fordele viser studierne, at der er ved Opfolda?

I et hovedstudie, der omfattede 125 voksne med Pompes sygdom, blev virkningerne af Opfolda plus
cipaglucosidase alfa sammenlignet med alglucosidase alfa (et andet lszegemiddel mod Pompes sygdom)
plus placebo (en uvirksom behandling).
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Studiet viste, at den afstand, som patienterne kunne ga p& seks minutter efter et ars behandling, blev
forbedret med ca. 20 m hos de patienter, der blev behandlet med Opfolda plus cipaglucosidase alfa,
sammenlignet med en forbedring pa ca. 8 m hos patienterne pa alglucosidase alfa og placebo. Denne
forskel blev anset for klinisk relevant.

Hvilke risici er der forbundet med Opfolda?

Den fuldstaendige liste over bivirkninger og begraensninger ved Opfolda fremgar af indlaegssedlen.

Den mest almindelige bivirkning ved Opfolda (som kan forekomme hos op til 1 ud af 10 personer) er
forstoppelse.

Opfolda ma ikke anvendes af personer, der ikke kan tage cipaglucosidase alfa.

Hvorfor er Opfolda godkendt i EU?

Det Europezeiske Laegemiddelagentur konkluderede, at virkningerne af Opfolda i kombination med
cipaglucosidase alfa er klinisk relevante, og at det er en alternativ behandlingsmulighed for voksne
patienter med sent debuterende Pompes sygdom. Kombinationens sikkerhedsprofil anses for at veere
acceptabel og sammenlignelig med sikkerhedsprofilen for alglucosidase alfa.

Agenturet konkluderede derfor, at fordelene ved Opfolda opvejer risiciene, og at det kan godkendes til

anvendelse i EU.

Hvilke foranstaltninger traeffes der for at sikre, at Opfolda anvendes sikkert
og effektivt?

Der er anfgrt anbefalinger og forholdsregler i produktresuméet og indleegssedlen, som patienter og
sundhedspersonale skal fglge for at sikre, at Opfolda anvendes sikkert og effektivt.

Som for alle laegemidler bliver data vedrgrende anvendelsen af Opfolda Igbende overvdget. De
formodede bivirkninger ved Opfolda vurderes omhyggeligt, og der traeffes de ngdvendige
forholdsregler for at beskytte patienterne.

Andre oplysninger om Opfolda

Yderligere information om Opfolda findes pd agenturets websted:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/opfolda.
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