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Opfolda (miglustaatti)

Yleistiedot Opfolda-valmisteesta seka siita, miksi se on hyvaksytty EU:ssa

Mita Opfolda on ja mihin sita kaytetaan?

Opfolda on ladke, jota kaytetdan myohaan alkaneen Pompen taudin (happaman alfaglukosidaasin
[GAA] puutos) hoitoon aikuisilla. Kyseessa on perinndllinen sairaus, jossa potilailla on
hengitysvaikeuksia ja lihasheikkoutta. Valmistetta kaytetdan yhdessa toisen lddkkeen, sipaglukosidaasi
alfan, kanssa.

Opfolda on hybridiladake. Tama tarkoittaa sitd, etta se on samankaltainen kuin samaa vaikuttavaa
ainetta sisaltava viitevalmiste, mutta sitd on saatavana eri vahvuisina kapseleina. Opfoldan
viitevalmiste on Zavesca.

Opfoldan vaikuttava aine on miglustaatti.

Miten Opfoldaa kaytetaan?

Opfolda-kapselit otetaan suun kautta noin tuntia mutta enintaan kolme tuntia ennen sipaglukosidaasi
alfa -infuusiota (tiputus).

Laakevalmistetta saa ainoastaan laakarin maarayksesta. Hoito annetaan Pompen taudin tai
samankaltaisten sairauksien hoitoon perehtyneen l&ddkarin valvonnassa.

Lisatietoja Opfoldan kaytosta saa pakkausselosteesta, laakarilta tai apteekista.

Miten Opfolda vaikuttaa?

Opfoldan vaikuttava aine, miglustaatti, kiinnittyy sipaglukosidaasi alfaan hoidon aikana. Tama lisaa
sipaglukosidaasi alfan stabiiliutta, jolloin se voi imeytya veresta niiden lihassolujen kautta, joiden
toimintaan Pompen tauti vaikuttaa.

Mita hyotya Opfoldasta on havaittu tutkimuksissa?

Yhdessa paatutkimuksessa, johon osallistui 125 Pompen tautia sairastavaa aikuista, Opfoldan ja
sipaglukosidaasi alfan tehoa verrattiin alglukosidaasi alfaan (toinen Idéke Pompen taudin hoitoon)
lumeladkkeeseen yhdistettyna.
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Tutkimus osoitti, etta vuoden kestaneen hoidon jalkeen matka, jonka potilaat pystyivat kavelemdan
kuuden minuutin aikana, pidentyi noin 20 metria potilailla, joita hoidettiin Opfoldan ja sipaglukosidaasi
alfan yhdistelmalla. Alglukosidaasi alfaa ja lumelddketta saaneiden potilaiden kdvelema matka parani
noin 8 metrid. Tata eroa pidettiin kliinisesti merkittavana.

Mita riskeja Opfoldaan liittyy?

Pakkausselosteessa on luettelo kaikista Opfoldan haittavaikutuksista ja rajoituksista.

Opfoldan yleisin haittavaikutus (jota saattaa aiheutua enintadn yhdelle potilaalle kymmenestd) on
ummetus.

Henkil6t, jotka eivat voi kdyttaa sipaglukosidaasi alfaa, eivat saa kayttaa Opfoldaa.
Miksi Opfolda on hyvdksytty EU:ssa?

Euroopan laakevirasto katsoi, etta Opfoldan vaikutukset, kun sita kdytetaan yhdessa sipaglukosidaasi
alfan kanssa, ovat kliinisesti merkittavia, ja ettd yhdistelman kaytto tarjoaa hoitovaihtoehdon aikuisille,
joilla on my6éhaan alkanut Pompen tauti. Yhdistelman turvallisuusprofiilin katsotaan olevan
hyvaksyttava ja verrattavissa alglukosidaasi alfan turvallisuusprofiiliin.

Nain ollen virasto katsoi, ettd Opfoldan hyodty on sen riskeja suurempi ja ettd sille voidaan myoéntaa

myyntilupa EU:ssa.

Miten voidaan varmistaa Opfoldan turvallinen ja tehokas kaytto?

Suositukset ja varotoimet, joita terveydenhuollon ammattilaisten ja potilaiden on syyta noudattaa,
jotta Opfoldan kaytto olisi turvallista ja tehokasta, sisaltyvat valmisteyhteenvetoon ja
pakkausselosteeseen.

Muiden ladkkeiden tavoin myds Opfoldan kayttda koskevia tietoja seurataan jatkuvasti. Opfoldasta
ilmoitetut haittavaikutukset arvioidaan huolellisesti ja kaikki tarvittavat toimet suoritetaan potilaiden
suojelemiseksi.

Muuta tietoa Opfoldasta

Lisda tietoa Opfoldasta on saatavissa viraston verkkosivustolla osoitteessa
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/opfolda.

Opfolda (miglustaatti)
EMA/225836/2023 Sivu 2/2


http://www.ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/opfolda

	Mitä Opfolda on ja mihin sitä käytetään?
	Miten Opfoldaa käytetään?
	Miten Opfolda vaikuttaa?
	Mitä hyötyä Opfoldasta on havaittu tutkimuksissa?
	Mitä riskejä Opfoldaan liittyy?
	Miksi Opfolda on hyväksytty EU:ssa?
	Miten voidaan varmistaa Opfoldan turvallinen ja tehokas käyttö?
	Muuta tietoa Opfoldasta

