LIITE I

VALMISTEYHTEENVETO



1. LAAKEVALMISTEEN NIMI

Opfolda 65 mg kovat kapselit

2. VAIKUTTAVAT AINEET JA NIIDEN MAARAT
Yksi kova kapseli siséltdd 65 mg miglustaattia.

Taydellinen apuaineluettelo, ks. kohta 6.1.

3.  LAAKEMUOTO

Kapseli, kova

Koon 2 kova kapseli (6,35 x 18,0 mm), jossa on harmaa lapindkyméton kansiosa ja valkoinen
lapindkyméton runko-osa. Kapselin runkoon on painettu mustalla varilld teksti ”AT2221”. Kapseli
sisdltdd valkoista tai luonnonvalkoista jauhetta.

4. KLIINISET TIEDOT

4.1 Kaiyttoaiheet

Opfolda (miglustaatti) on sipaglukosidaasi alfan pitkdaikaisen entsyymikorvaushoidon
entsyymitoimintaa vakauttava aine aikuisilla, joilla on mydhéan alkanut Pompen tauti (happaman o-
glukosidaasin [GAA] puutos).

4.2  Annostus ja antotapa

Hoitoa saa valvoa lddkari, jolla on kokemusta Pompen tautia tai muita perinndllisid aineenvaihdunta-
tai neuromuskulaarisairauksia sairastavien potilaiden hoidosta.

Miglustaatti 65 mg kovat kapselit on kéytettdvéd yhdessa sipaglukosidaasi alfan kanssa.
Sipaglukosidaasi alfan valmisteyhteenvetoon on tutustuttava ennen miglustaatin kayttoa.

Annostus

Vihintdédn 18-vuotiaat aikuiset ottavat suun kautta joka toinen viikko suositellun annoksen, joka
perustuu painoon:

e >50 kg painaville potilaille suositeltu annos on 260 mg (nelji (4) 65 mg:n kapselia).
o >40 kg — <50 kg painaville potilaille suositeltu annos on 195 mg (kolme (3) 65 mg:n kapselia).

Miglustaatti 65 mg kovat kapselit otetaan noin 1 tunti mutta enintédén 3 tuntia ennen sipaglukosidaasi
alfa -infuusion aloittamista.
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* Miglustaatti 65 mg kovat kapselit on otettava noin 1 tunti mutta enintéan 3 tuntia ennen sipaglukosidaasi alfa -infuusion
aloittamista.

Potilaan hoitovaste on arvioitava rutiininomaisesti kaikkien taudin kliinisten ilmentymien kattavan
arvioinnin perusteella. Riittdméttomén vasteen tai kohtuuttomien turvallisuusriskien tapauksessa on
harkittava miglustaatti 65 mg kovien kapseleiden kéyton keskeyttdmistd yhdessa sipaglukosidaasi alfa
-hoidon kanssa. Joko molempien lddkevalmisteiden kdyttdd on jatkettava tai molempien
ladkevalmisteiden kayttd on lopetettava.

Viliin jdadnyt annos

Jos miglustaattiannos jé4 viliin, hoito on otettava mahdollisimman pian. Jos sitd ei oteta, 414 aloita
sipaglukosidaasi alfa -infuusiota. Sipaglukosidaasi alfa -infuusio voidaan aloittaa 1 tunnin kuluttua
miglustaatin ottamisesta.

Erityisryhmét

Munuaisten ja maksan vajaatoiminta

Miglustaatin turvallisuutta ja tehoa yhdessé sipaglukosidaasi alfa -hoidon kanssa ei ole arvioitu
keskivaikeaa tai vaikeaa munuaisten ja/tai maksan vajaatoimintaa sairastavilla potilailla. Kun hoito
otetaan joka toinen viikko, plasman miglustaattialtistuksen suureneminen kohtalaisen tai vaikean
munuaisten tai maksan vajaatoiminnan seurauksena ei todennikoisesti vaikuta merkittévésti
sipaglukosidaasi alfa -altistukseen eikd sen odoteta vaikuttavan sipaglukosidaasi alfan tehoon ja
turvallisuuteen kliinisesti merkittévélld tavalla. Annoksen muuttamista ei tarvita munuaisten tai
maksan vajaatoimintaa sairastavilla potilailla.

Lakkddit potilaat

Miglustaatin kaytostd yhdessa sipaglukosidaasi alfa -hoidon kanssa yli 65-vuotiaille potilaille on vain
vahin kokemusta. Annoksen muuttaminen ei ole tarpeen idkkaille potilaille.

Pediatriset potilaat

Miglustaatin turvallisuutta ja tehoa yhdessé sipaglukosidaasi alfa -hoidon kanssa alle 18 vuoden
ikdisten lasten hoidossa ei ole vield varmistettu. Tietoja ei ole saatavilla.

Antotapa

Miglustaatti otetaan suun kautta.



Miglustaatti kovassa kapselissa on sauma, joka estdd kapselin kuoren avaamisen. Kapseli on nieltdva
kokonaisena ja otettava tyhjdén vatsaan.

Potilaan on paastottava 2 tuntia ennen 65 mg:n miglustaattiannosta (kovat kapselit) ja 2 tuntia sen
jélkeen (ks. Kohta 5.2). Tdmén 4 tunnin paaston aikana voidaan nauttia vetti, rasvatonta
lehménmaitoa seka teetd tai kahvia ilman kermaa, sokeria tai makeutusaineita. Potilas voi jatkaa
normaalia syomisté ja juomista 2 tuntia miglustaatin ottamisen jilkeen.

4.3 Vasta-aiheet

Yliherkkyys vaikuttavalle aineelle tai kohdassa 6.1 mainituille apuaineille.
Sipaglukosidaasi alfan vasta-aihe.

4.4 Varoitukset ja kiyttoon liittyvit varotoimet

Miglustaatin ja sipaglukosidaasi alfan yhdistelméhoidon yhteydessd voi esiintya haittavaikutuksia (ks.
kohta 4.8).

4.5 Yhteisvaikutukset muiden liéikevalmisteiden kanssa seki muut yhteisvaikutukset
Miglustaatin kayttoon liittyvid yhteisvaikutustutkimuksia ei ole tehty.

Yhteisvaikutus ruoan kanssa

Miglustaatilla tiedetéén olevan suora vaikutus suoliston epiteelin merkittédvien disakkaridaasien
entsymaattiseen toimintaan. Tarkemmin sanottuna miglustaatti estdd alfa-glykosidisia sidoksia
siséltavid disakkarideja, kuten sakkaraasia, maltaasia ja isomaltaasia. Mahdollisten yhteisvaikutusten
voimakkuus voi vélittomaisti hdiritd sakkaroosin, maltoosin ja isomaltoosin ruoansulatukseen liittyvad
aktiivisuutta, mika johtaa ruoansulatushdirioon, veden osmoottiseen sisddnvirtaukseen,
lisddntyneeseen kdymiseen ja drsyttdvien metaboliittien tuotantoon. Potilaan on paastottava 2 tuntia
ennen miglustaatin ottamista ja 2 tuntia sen ottamisen jilkeen.

4.6 Hedelmillisyys, raskaus ja imetys

Ehkéisy naisilla

Naisten, jotka voivat tulla raskaaksi, on kdytettidva luotettavia ehkdisymenetelmii miglustaatin ja
sipaglukosidaasi alfan yhdistelméhoidon aikana, seké 4 viikon ajan hoidon lopettamisen jéalkeen (ks.
kohta 5.3). Ladkevalmistetta ei suositella naisille, jotka voivat tulla raskaaksi ja jotka eivit kayta
luotettavaa ehkaisya.

Raskaus

Ei ole olemassa kliinisié tietoja miglustaatin kiytostd yhdessd sipaglukosidaasi alfan kanssa raskaana
oleville naisille. Miglustaatti ldpéisee istukan. Eldinkokeet yhdistelméan kaytostd sipaglukosidaasi alfan
kanssa sekd pelkdn miglustaatin kdytostd ovat osoittaneet lisddntymistoksisuutta (ks. kohta 5.3).
Miglustaatin ja sipaglukosidaasi alfa -hoidon yhdistelméan kéyttd4 ei suositella raskauden aikana.

Imetys

Ei tiedet, erittyyko/erittyvitkd miglustaatti ja sipaglukosidaasi alfa ihmisen rintamaitoon (ks. kohta
5.3). Olemassa olevat farmakodynaamiset/toksikologiset tiedot koe-eldimistd ovat osoittaneet
miglustaatin ja sipaglukosidaasi alfan erittyvin rintamaitoon. Vastasyntyneeseen/imevéiseen
kohdistuvia riskeja ei voida poissulkea. On péétettavé, lopetetaanko rintaruokinta vai lopetetaanko
miglustaatin ja sipaglukosidaasi alfa -hoidon yhdistelmé ottaen huomioon rintaruokinnasta aiheutuvat
hyodyt lapselle ja hoidosta koituvat hyddyt didille.



Hedelmallisyys

Ei ole olemassa kliinisié tietoja miglustaatin ja sipaglukosidaasi alfa -hoidon yhdistelméin
vaikutuksista hedelmallisyyteen.

Seitsemalld terveelld aikuisella miehelld, jotka saivat miglustaattia 100 mg suun kautta kahdesti
spermassa.
Urosrotilla ei havaittu mitdén vaikutusta spermatogeneesiin, kun miglustaattia annettiin yhdessi

sipaglukosidaasi alfan tai pelkdn miglustaatin kanssa. Prekliiniset tiedot rotilla tehdyistd tutkimuksista,
joissa kéytettiin toista miglustaattia, ovat kuitenkin osoittaneet, ettd miglustaatti vaikuttaa haitallisesti

kohta 5.3).

Naarasrotilla havaittiin ennen istutusta tapahtuvan alkioiden menehtymisen lisdéntymistd kaytettdessa
miglustaattia yhdessa sipaglukosidaasi alfan kanssa ja pelkidn miglustaatin kanssa (ks. kohta 5.3).

4.7 Vaikutus ajokykyyn ja koneidenkiyttokykyyn
Miglustaatilla ei ole haitallista vaikutusta ajokykyyn ja koneidenkayttokykyyn.
4.8 Haittavaikutukset

Turvallisuusprofiilin yhteenveto

Yleisimmin ilmoitettu haittavaikutus, joka liittyi vain 65 mg:n miglustaattiannokseen, oli ummetus
(1,3 %).

Haittavaikutustaulukko

Haittavaikutusten arviointiin saatiin tietoja tutkittavien, joita hoidettiin miglustaatin ja
sipaglukosidaasi alfa -hoidon yhdistelmélld kolmessa kliinisessé ladketutkimuksessa, yhdistetysti
turvallisuusanalyysisté. Altistuksen keskiméérdinen kokonaiskesto oli 28,0 kuukautta.

Taulukossa 1 on lueteltu haittavaikutukset MedDR A-elinjirjestelméluokan perusteella jaoteltuina.
Esiintymistiheydet on mééritelty seuraavasti: hyvin yleinen (>1/10), yleinen (>1/100, <1/10), melko
harvinainen (>1/1 000, <1/100), harvinainen (>1/10 000, <1/1 000), hyvin harvinainen (<1/10 000) ja
tuntematon (koska saatavissa oleva tieto ei riitd esiintyvyyden arviointiin).

Taulukko 1: Yhteenveto haittavaikutuksista miglustaattihoitoa saaneilla potilailla

Elinjirjestelmiluokka (SOC) | Esiintymistiheys | Haittavaikutus (suositeltu termi)
Immuunijirjestelmé Yleinen Anafylaktinen reaktio’
Melko Yliherkkyys
harvinainen
Hermosto Hyvin yleinen Péadnsérky
Yleinen Vapina, dysgeusia, parestesia
Melko Tasapainohdirid, migreeni*
harvinainen
Sydén Yleinen Takykardia®
Verisuonisto Yleinen Hypotensio
Melko Kalpeus
harvinainen
Hengityselimet, rintakehi ja Yleinen Hengenahdistus
viélikarsina Melko Astma
harvinainen




Ruoansulatuselimisto Yleinen Ripuli, pahoinvointi, vatsakipu', ilmavaivat,
vatsan turpoaminen, oksentelu, ummetus’
Melko Epimukava tunne vatsassa', ruokatorven
harvinainen spasmi, suun Kipu
Tho ja ihonalainen kudos Yleinen Urtikaria®, ihottuma?, kutina, hyperhidroosi
Melko Thon varimuutokset
harvinainen
Luusto, lihakset ja sidekudos Yleinen Lihaskouristukset, lihaskipu, nivelkipu,
lihasheikkous
Melko Kylkikipu, lihasvdsymys,
harvinainen muskuloskeletaalinen jaykkyys
Yleisoireet ja antopaikassa Yleinen Visymys/uupumus, kuume, vilunvéristykset,
todettavat haitat perifeerinen turvotus
Melko Astenia, kasvokipu, jannittyneisyyden tunne’,
harvinainen ei-sydénperdinen rintakipu
Tutkimukset Yleinen Kohonnut verenpaine®
Melko Lymfosyyttien mééran viheneminen,
harvinainen verihiutaleiden méérin viheneminen'

+ Raportoitu vain miglustaatin kdyton yhteydessa

! Vatsakipu, yldvatsakipu ja alavatsakipu on ryhmitelty vatsakivun alle.

2 Thottuma ja punoittava ihottuma on ryhmitelty ihottuman alle.

3 Urtikaria, urtikariaihottuma ja mekaaninen urtikaria on ryhmitelty urtikarian alle.

4 Migreeni ja auraoireinen migreeni on ryhmitelty migreenin alle.

5> Hypertensio ja kohonnut verenpaine on ryhmitelty kohonneen verenpaineen alle.

¢ Takykardia ja sinustakykardia on ryhmitelty takykardian alle.

7 Anafylaksi, anafylaktinen reaktio ja anafylaktoidinen reaktio on ryhmitelty anafylaktisen reaktion alle.

Epiillyisté haittavaikutuksista ilmoittaminen

On tarkedd ilmoittaa myyntiluvan myontdmisen jélkeisistd lddkevalmisteen epdillyista
haittavaikutuksista. Se mahdollistaa lddkevalmisteen hydty-haittatasapainon jatkuvan arvioinnin.
Terveydenhuollon ammattilaisia pyydetdén ilmoittamaan kaikista epéillyisté haittavaikutuksista
liitteessd V luetellun kansallisen ilmoitusjarjestelmén kautta.

4.9 Yliannostus

Oireet

Leukopeniaa, granulosytopeniaa, neutropeniaa, heitehuimausta ja parestesiaa on havaittu ihmisen
immuunikatovirusta (HIV) sairastavilla potilailla, jotka saivat miglustaattia vahintdan annoksella
800 mg/vrk.

Hoito

Yliannostuksen sattuessa on vilittomaésti annettava tukihoitoa. Taydellistd verenkuvaa on seurattava
valkosolujen méarén vihentymisen varalta.

5.  FARMAKOLOGISET OMINAISUUDET

5.1 Farmakodynamiikka

Farmakoterapeuttinen ryhmé: Muut ruoansulatuselimiston sairauksien ja aineenvaihduntasairauksien
ladkkeet. ATC-koodi: A16AX06

Vaikutusmekanismi




Miglustaatti on sipaglukosidaasi alfan farmakokineettinen entsyymié vakauttava aine.

Miglustaatti sitoutuu selektiivisesti sipaglukosidaasi alfan kanssa veressi infuusion aikana. Tdma
vakauttaa sipaglukosidaasi alfan konformaatiota ja minimoi entsyymiaktiivisuuden menetyksen
verenkierrossa olon aikana. Tama selektiivinen sitoutuminen sipaglukosidaasi alfan ja miglustaatin
vélilld on ohimenevii. Disassosiaatio tapahtuu lysosomissa. Miglustaatilla ei yksindén ole vaikutusta
glykogeenin vihenemiseen.

Pediatriset potilaat

Euroopan lddkevirasto on myontényt lykkayksen velvoitteelle toimittaa tutkimustulokset Opfolda-
valmisteen kaytostd glykogeenin varastointisairauden tyypin II (Pompen tauti) hoidossa yhdessa tai
useammassa pediatrisessa potilasryhmaissa (ks. kohdasta 4.2 ohjeet kdytosté pediatristen potilaiden
hoidossa).

5.2 Farmakokinetiikka

Imeytyminen

Miglustaatin imeytymisnopeus (tmax) oli noin 2—-3 tuntia. 260 mg:n kliiniselld annoksella plasman
miglustaattipitoisuuden Cmax -arvo oli noin 3 000 ng/ml ja AUC-¢- -arvo noin 25 000 ng h/ml.

Ruoan vaikutus
Merkittdvia ruoan tuottamaa vaikutusta havaittiin, ja se johti Cmax -pitoisuuden vihenemiseen 36 %:lla
ja imeytymisen hidastumiseen noin 2 tunnilla (ks. kohta 4.2).

Metabolia

Miglustaatti ei metaboloidu suurelta osin, ja <5 % radioleimatusta annoksesta palautuu
glukuronideina.

Miglustaatti ei ole OAT1-, OAT3-, OATP1B1-, OATP1B3-, MATE1-, MATE2-K-, BCRP- tai BSEP-
substraatti. Miglustaatti on heikko P-glykoproteiinin (P-gp) substraatti ja
sisddnottokuljettajaproteiinien OCT1 (ilmentyy maksassa) ja OCT2 (ilmentyy munuaisissa)

substraatti. Koska miglustaatti erittyy suurelta osin munuaisten kautta metaboloitumattomana, OCT1-
estdjien ei odoteta johtavan kliinisesti merkitykselliseen yhteisvaikutukseen. Vaikeaa munuaisten
vajaatoimintaa sairastavien potilaiden tietojen perusteella OCT2-estdjilld ei odoteta olevan kliinisesti
merkittdvad vaikutusta miglustaatin erittymiseen ja altistumiseen munuaisten kautta. P-glykoproteiinin
(P-gp) estdjien ei odoteta johtavan kliinisesti merkitykselliseen yhteisvaikutukseen miglustaatin kanssa
suolistossa paastosuositusten ja miglustaatin nopean imeytymisen (tmax 2 tuntia) perusteella.

Miglustaatti ei ole sytokromi P450 -entsyymien tunnettu substraatti tai estéjé; ndin ollen merkittavét
yhteisvaikutukset ovat epitodennikdisié ladkkeiden kanssa, jotka ovat sytokromi P450 -entsyymien
substraatteja.

In vitro -kuljettaproteiinijatutkimuksen perusteella miglustaatti ei ole OAT1-, OAT3-, OCT1-, OCT2-,
OATPI1BI1-, OATP1B3- tai BSEP-kuljettajaproteiinien estéjé. Kliinisesti merkittédvid yhteisvaikutuksia
suolistossa P-gp- ja BCRP-substraattien kanssa ja maksassa porttilaskimossa OCT1:n, OATP1B1:n ja
OATP1B3:n kanssa ei odoteta paastosuositusten ja miglustaatin nopean imeytymisen perusteella.

Eliminaatio

Miglustaatin terminaalinen eliminaation puoliintumisaika oli noin 6 tuntia. Oraalinen puhdistuma oli
noin 10,5 1/h ja terminaalivaiheen jakautumistilavuus oli noin 90 1.

Lineaarisuus/ei-lineaarisuus




Miglustaatilla havaittiin olevan annokseen suhteessa oleva kinetiikka.

Erityisryhmit

Sukupuoli, idkkddt ja rotu/etninen alkuperd

Yhdistetyn populaatiofarmakokineettisen analyysin perusteella sukupuolella, i4lla (1874 vuotta) ja
rodulla/etniselld alkuperélla ei ollut kliinisesti merkittdvéa vaikutusta miglustaatin ja sipaglukosidaasi
alfan yhdistelmén altistukseen.

Maksan vajaatoiminta
Miglustaatin farmakokinetiikkaa yhdessa sipaglukosidaasi alfa -hoidon kanssa ei ole arvioitu maksan
vajaatoimintaa sairastavilla potilailla.

Munuaisten vajaatoiminta

Miglustaatin AUCo241 -arvo lisddntyi 21 %:1la, 32 %:lla ja 41 %:1la potilailla, joilla on lievd
(kreatiniinipuhdistuma [CLcr] 60-89 ml/minuutti, Cockcroft-Gault-yhtél6l14 arvioituna), kohtalainen
(CLer 30—59 ml/minuutti) ja vaikea (CLcr 15-29 ml/minuutti) munuaisten vajaatoiminta, verrattuna
potilaisiin, joiden munuaisten toiminta oli normaalia. Loppuvaiheen munuaissairauden vaikutusta
miglustaatin farmakokinetiikkaan ei tunneta.

5.3 Prekliiniset tiedot turvallisuudesta

Farmakologista turvallisuutta, kerta-annoksen ja toistuvan altistuksen aiheuttamaa toksisuutta,
genotoksisuutta ja mutageenisuutta koskevien konventionaalisten tutkimusten tulokset eivit viittaa
erityiseen vaaraan ihmisille.

Hiirten paksusuolen karsinoomia esiintyi ajoittain suun kautta annetun miglustaattihoidon jalkeen
annoksilla 210, 420 ja 840/500 mg/kg/vrk kahden vuoden ajan annettuina. Naméa annokset vastaavat 8-
, 16- ja 33/19-kertaista annosta suhteessa ihmisen annokseen 200 mg kolme kertaa vuorokaudessa.
Niiden 16ydosten merkitystd miglustaattia kdyttéville ihmisille ei tunneta Pompen taudin hoidossa
kaytettavilld merkittdvésti pienemmilla tutkituilla annoksilla 195-260 mg joka toinen viikko.

Lisddntymis- ja kehitystoksikologia
Segmentin I tutkimuksessa urosrotilla miglustaatin ja sipaglukosidaasi alfa -hoidon yhdistelmalla tai
pelkdstdin miglustaattilla ei ollut vaikutusta spermatogeneesiin eldinkokeissa.

Toisessa rotilla tehdyssd miglustaattivalmisteen tutkimuksessa miglustaatti, jota annettiin suun kautta
johti siementiehyiden ja kivesten atrofiaan/rappeutumiseen altistumiskertoimella 2,0, joka on suurin
suositeltu kehon pinta-alaan (mg/m2) perustuva ihmisannos (MRHD). My®os rotilla, jotka saivat
miglustaattia, havaittiin spermatogeneesin heikentymistd sekd sperman morfologian ja motiliteetin
muutoksia sekd hedelmaillisyyden heikentymisti annoksilla, joiden altistus oli kerrannainen 0,6:11a
suhteessa kehon pinta-alaan. Heikentynyt spermatogeneesi palautui rotilla 6 viikon kuluttua
vaikuttavan aineen saannin loppumisesta.

Rotilla tehdyssé segmentin I hedelmaillisyytté ja varhaista alkion kehitysti koskevassa tutkimuksessa
havaittiin ennen implantaatiota tapahtuvia keskenmenoja tutkimuksen naaraiden
hedelmallisyyskomponentissa, seké pelkkdd miglustaattia saaneella ryhmalla ettd
yhdistelmahoitoryhmaélld. Tamén katsottiin liittyvén miglustaattiin. Yhdistelmahoidossa
sipaglukosidaasi alfan ja miglustaatin MRHD:n marginaalit olivat 27-kertaiset ja miglustaatin 4-
kertaiset plasman AUC-altistuksen perusteella.

Segmentin II alkion ja sikion kehitystutkimuksessa ei havaittu sipaglukosidaasi alfasta tai
miglustaatista suoraan johtuvia haittavaikutuksia tiineilld rotilla tai niiden jalkeldisilla.



Kaneilla tehdyssé alkion ja sikion kehitystéd koskevassa tutkimuksessa emovaikutuksia, mukaan lukien
vahentynyttd ruuankulutusta ja painonnousua, havaittiin sekd pelkilld miglustaatilla ettd
yhdistelméiryhmalld. Sipaglukosidaasi alfan ja miglustaatin yhdistelmé (mutta ei sipaglukosidaasi alfa
ilman miglustaattia) johti kaneilla kardiovaskulaaristen epdimuodostumien lisdéntymiseen (atreettinen
keuhkorunko, kammion viliseinén vajaatoiminta ja laajentunut aortan kaari) MRHD- kerta-annoksen
perusteella 16-kertaisella sipaglukosidaasi alfalle altistuksella ja 3-kertaisella miglustaatille
altistuksella ja tai kumulatiivisen annostuksen perusteella vastaavasti 112-kertaisesti ja 21-kertaisesti.
Ei kuitenkaan voida poissulkea sitd mahdollisuutta, ettd kaneilla havaitut alkioon ja sikioon
kohdistuvat haittavaikutukset olisivat voineet ilmetd kerta-altistuksen jilkeen. Havaitsematonta
haittavaikutusta (NOAEL) ei voitu méarittdd yhdistelméaryhmaélle, koska testattiin vain yksi
yhdistelméannos.

Segmentin III pre- ja postnataalisessa kehitystutkimuksessa rotilla ei havaittu haitallisia emon tai
postnataalisen kehityksen vaikutuksia, jotka olisivat johtuneet suoraan sipaglukosidaasi alfasta tai
miglustaatista. Yhdistelméhoitoryhmén rottien maidon arviointi osoitti miglustaatin ja
sipaglukosidaasi alfan erittymistd rotanmaitoon. 2,5 tuntia annoksen jilkeen rotan maidon
sipaglukosidaasi alfalle altistumisen suhde plasmaan oli 0,038.

6. FARMASEUTTISET TIEDOT

6.1 Apuaineet

Kapselin siséltd
Esigelatinoitu térkkelys (maissi)

Magnesiumstearaatti (E470b)
Mikrokiteinen selluloosa (E4601)
Sukraloosi (E955)

Kolloidinen piidioksidi

Kapselin kuori
Gelatiini

Titaanidioksidi (E171)
Musta rautaoksidi (E172)

Syomdkelpoinen painomuste
Musta rautaoksidi (E172)
Kaliumhydroksidi (E525)
Propyleeniglykoli (E1520)
Sellakka (E904)

Vahva ammoniakkiliuos (E527)

6.2 Yhteensopimattomuudet

Ei oleellinen.

6.3 Kestoaika

3 vuotta

6.4 Sailytys

Tama ladkevalmiste ei vaadi erityisid sdilytysolosuhteita.



6.5 Pakkaustyyppi ja pakkauskoko

40 ml:n suurtiheyspolyeteenipullo (HDPE), jossa on 33 mm:n valkoinen lapsiturvallinen
polypropeenikorkki ja etiketti. Pullon aukko on suljettu induktiotiivistetylld foliovuorauksella.

4 ja 24 kapselin pullot.
Kaikkia pakkauskokoja ei vilttdmaitta ole myynnissé.
6.6 Erityiset varotoimet hivittimiselle

Kayttaméaton ladkevalmiste tai jate on havitettava paikallisten vaatimusten mukaisesti.

7. MYYNTILUVAN HALTIJA
Amicus Therapeutics Europe Limited
Block 1, Blanchardstown Corporate Park
Ballycoolin Road

Blanchardstown, Dublin

D15 AKK1, Irlanti

Sahkoposti: info@amicusrx.co.uk

8.  MYYNTILUVAN NUMERO(T)
EU/1/23/1737/001

EU/1/23/1737/002

9.  MYYNTILUVAN MYONTAMISPAIVAMAARA/UUDISTAMISPAIVAMAARA

Myyntiluvan myontdmisen paivimaéra: 26. kesdkuuta 2023

10. TEKSTIN MUUTTAMISPAIVAMAARA

Lisétietoa téstd ladkevalmisteesta on Euroopan lddkeviraston verkkosivulla http://www.ema.europa.eu.
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LIITE II
ERAN VAPAUTTAMISESTA VASTAAVA VALMISTAJA

TOIMITTAMISEEN JA KAYTTOON LIITTYVAT EHDOT TAI RAJOITUKSET
MYYNTILUVAN MUUT EHDOT JA EDELLYTYKSET

EHDOT TAI RAJOITUKSET, JOTKA KOSKEVAT LAAKEVALMISTEEN
TURVALLISTA JA TEHOKASTA KAYTTOA
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A. ERAN VAPAUTTAMISESTA VASTAAVA VALMISTAJA

Erdn vapauttamisesta vastaavan valmistajan nimi ja osoite

Manufacturing Packaging Farmaca (MPF) B.V.
Neptunus 12, Heerenveen, 8448CN, Alankomaat
B. TOIMITTAMISEEN JA KAYTTOON LIITTYVAT EHDOT TAI RAJOITUKSET

Reseptilddke, jonka méadradmiseen liittyy rajoitus (ks. liite I: valmisteyhteenvedon kohta 4.2).

C. MYYNTILUVAN MUUT EHDOT JA EDELLYTYKSET

e  Miidriaikaiset turvallisuuskatsaukset

Tédmin ladkevalmisteen osalta velvoitteet madrdaikaisten turvallisuuskatsausten toimittamisesta on
maééritelty Euroopan unionin viitepdiviméaardt (EURD) ja toimittamisvaatimukset sisaltdvissi
luettelossa, josta on sdddetty Direktiivin 2001/83/EY 107 ¢ artiklan 7 kohdassa, ja kaikissa luettelon
myShemmissid pdivityksissa, jotka on julkaistu Euroopan lddkeviraston verkkosivuilla.

Myyntiluvan haltijan tulee toimittaa tille valmisteelle ensimmédinen méérdaikainen

turvallisuuskatsaus kuuden kuukauden kuluessa myyntiluvan myontamisesta.

D. EHDOT TAI RAJOITUKSET, JOTKA KOSKEVAT LAAKEVALMISTEEN
TURVALLISTA JA TEHOKASTA KAYTTOA

o  Riskienhallintasuunnitelma (RMP)
Myyntiluvan haltijan on suoritettava vaaditut ladketurvatoimet ja interventiot myyntiluvan
moduulissa 1.8.2 esitetyn sovitun riskienhallintasuunnitelman sekd mahdollisten sovittujen
riskienhallintasuunnitelman my6hempien péivitysten mukaisesti.
Péivitetty RMP tulee toimittaa

e FEuroopan lddkeviraston pyynnosti

e kun riskienhallintajirjestelméd muutetaan, varsinkin kun saadaan uutta tietoa, joka saattaa

johtaa hyoty-riskiprofiilin merkittivaan muutokseen, tai kun on saavutettu tarkei tavoite
(ladketurvatoiminnassa tai riskien minimoinnissa).
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LIITE IIT

MYYNTIPAALLYSMERKINNAT JA PAKKAUSSELOSTE
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A. MYYNTIPAALLYSMERKINNAT
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ULKOPAKKAUKSESSA ON OLTAVA SEURAAVAT MERKINNAT

ULKOPAKKAUS

1. LAAKEVALMISTEEN NIMI

Opfolda 65 mg kovat kapselit
miglustaatti

2. VAIKUTTAVA(T) AINE(ET)

Yksi kova kapseli siséltdd 65 mg miglustaattia.

‘ 3. LUETTELO APUAINEISTA

| 4. LAAKEMUOTO JA SISALLON MAARA

Kapseli, kova

4 kovaa kapselia
24 kovaa kapselia

5. ANTOTAPA JA TARVITTAESSA ANTOREITTI (ANTOREITIT)

Lue pakkausseloste ennen kayttoa.

Suun kautta

6. ERITYISVAROITUS VALMISTEEN SAILYTTAMISESTA POISSA LASTEN
ULOTTUVILTA JA NAKYVILTA

Ei lasten ulottuville eiké nékyville.

7. MUU ERITYISVAROITUS (MUUT ERITYISVAROITUKSET), JOS TARPEEN

HUOM: Kéytd Opfolda-valmistetta vain sipaglukosidaasi alfan kanssa.

8. VIIMEINEN KAYTTOPAIVAMAARA

Kayt. viim.

9. ERITYISET SAILYTYSOLOSUHTEET
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10. ERITYISET VAROTOIMET KéYTTAMATT(")MIEN I.:MKEYALMISTEIDEN TAI
NIISTA PERAISIN OLEVAN JATEMATERIAALIN HAVITTAMISEKSI, JOS
TARPEEN

11. MYYNTILUVAN HALTIJAN NIMI JA OSOITE

Amicus Therapeutics Europe Limited
Block 1, Blanchardstown Corporate Park,
Ballycoolin Road, Blanchardstown,
Dublin D15 AKK1, Irlanti

12. MYYNTILUVAN NUMERO(T)

EU/1/23/1737/001 4 kovaa kapselia
EU/1/23/1737/002 24 kovaa kapselia

13. ERANUMERO

Lot

‘ 14. YLEINEN TOIMITTAMISLUOKITTELU

| 15. KAYTTOOHJEET

‘ 16. TIEDOT PISTEKIRJOITUKSELLA

opfolda

‘ 17. YKSILOLLINEN TUNNISTE — 2D-VIIVAKOODI

‘ 18. YKSILOLLINEN TUNNISTE — LUETTAVISSA OLEVAT TIEDOT

PC
SN
NN
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PIENISSA SISAPAKKAUKSISSA ON OLTAVA VAHINTAAN SEURAAVAT MERKINNAT

PULLON ETIKETTI

1. LAAKEVALMISTEEN NIMI JA TARVITTAESSA ANTOREITTI (ANTOREITIT)

Opfolda 65 mg kovat kapselit
miglustaatti

2. ANTOTAPA

Lue pakkausseloste ennen kaytto.

Suun kautta

3.  VIIMEINEN KAYTTOPAIVAMAARA

Kayt. viim.

4. ERANUMERO

Lot

5.  SISALLON MAARA PAINONA, TILAVUUTENA TAI YKSIKKOINA

Yksi kova kapseli siséltdd 65 mg miglustaattia.

4 kovaa kapselia
24 kovaa kapselia

6. MUUTA

HUOM: Kéytd Opfolda-valmistetta vain sipaglukosidaasi alfan kanssa.

Amicus Therapeutics Europe Limited
Dublin D15 AKK1, Irlanti

EU/1/23/1737/001 4 kovaa kapselia
EU/1/23/1737/002 24 kovaa kapselia
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B. PAKKAUSSELOSTE
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Pakkausseloste: Tietoa potilaalle

Opfolda 65 mg kovat kapselit
miglustaatti

Lue timii pakkausseloste huolellisesti ennen kuin aloitat timéin liikkeen ottamisen, silli se

sisiltdi sinulle tirkeiti tietoja.

o Siilytd tdmé pakkausseloste. Voit tarvita sitd myohemmin.

e Jos sinulla on kysyttdvés, kddnny ladkéarin, apteekkihenkilokunnan tai sairaanhoitajan puoleen.

o Tiama ladke on mairatty vain sinulle eiki sitd pidd antaa muiden kayttoon. Se voi aiheuttaa haittaa
muille, vaikka heill4 olisikin samanlaiset oireet kuin sinulla.

e Jos havaitset haittavaikutuksia, kerro niistd lddkérille, apteekkihenkilokunnalle tai
sairaanhoitajalle. Taémé koskee my0s sellaisia mahdollisia haittavaikutuksia, joita ei ole mainittu
tdssd pakkausselosteessa. Ks. kohta 4.

Téssa pakkausselosteessa kerrotaan:

1. Mité Opfolda on ja mihin sitd kdytetiddn

2. Mité sinun on tiedettdvi, ennen kuin otat Opfolda-valmistetta
3. Miten Opfolda-valmistetta otetaan

4. Mahdolliset haittavaikutukset

5. Opfolda-valmisteen sdilyttdminen

6. Pakkauksen siséltd ja muuta tietoa

1. Miti Opfolda on ja mihin sitd kiytetifin

Miti Opfolda on
Opfolda on laike, jota kdytetddn myohédédn alkaneen Pompen taudin hoidossa aikuisilla. Ladkkeen
vaikuttava aine on miglustaatti.

Mihin sitid kédytetiin

Opfolda-valmistetta kéytetddn aina toisen ladkkeen, sipaglukosidaasi alfan kanssa, joka on erés
entsyymikorvaushoidon tyyppi. Siksi on erittdin tarkeéd, ettd luet my0s sipaglukosidaasi alfan
pakkausselosteen.

Jos sinulla on kysyttavaa ladkkeistési, kdanny ldédkarin tai apteekkihenkilokunnan puoleen.

Miten Opfolda toimii

Pompen tautia sairastavilla henkil6illd on véhiinen hapan alfa-glukosidaasi (GAA) -entsyymin
pitoisuus. Tdma entsyymi auttaa sdédtelemddn glykogeenin maarid elimistossa (glykogeeni on erds
hiilihydraattityyppi).

Pompen taudissa kehon lihaksiin kertyy runsaasti glykogeenia. Tdma estéé lihaksia, kuten kivelya
mahdollistavia lihaksia, hengittdmisté edistdvid keuhkojen alla olevia lihaksia ja sydénlihasta,
toimimasta kunnolla.

Opfolda sitoutuu sipaglukosidaasi alfaan hoidon aikana. Tamaé tekee sipaglukosidaasi alfan muodosta
vakaamman, joten se voi imeytyd helpommin veresti lihassoluihin, joiden toiminta on héiriintynyt
Pompen taudin takia. Soluissa ollessaan sipaglukosidaasi alfa toimii happaman glukosidaasin tavoin ja
auttaa pilkkomaan glykogeenia ja siddteleméddn sen méairia.

2. Mité sinun on tiedettivi, ennen kuin otat Opfolda-valmistetta

Ali ota Opfolda-valmistetta
e jos olet allerginen miglustaatille tai timén ladkkeen jollekin muulle aineelle (lueteltu kohdassa 6).
e jos olet allerginen sipaglukosidaasi alfalle.
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Varoitukset ja varotoimet
Keskustele ladkérin, apteekkihenkilokunnan tai sairaanhoitajan kanssa ennen kuin otat Opfolda-
valmistetta.

Varo vakavia haittavaikutuksia

Opfolda-valmistetta kéytetddn yhdessé sipaglukosidaasi alfan kanssa, joka on erds
entsyymikorvaushoidon (ERT) tyyppi. Tdmén vuoksi sinun pitdéd lukea myds sipaglukosidaasi alfan
pakkausseloste. Nama4 ladkkeet voivat aiheuttaa haittavaikutuksia, joista sinun on kerrottava
ladkarillesi vélittomasti. Tama sisdltéé allergiset reaktiot. Allergisten reaktioiden ilmentymit on
lueteltu kohdassa 4 ”Allergiset reaktiot”. Ne voivat olla vaikeita, ja niitd voi esiintyd, kun sinulle
annetaan ladkettd tai lddkkeenannon jélkeisind tunteina.

Kerro 14dkirille tai sairaanhoitajalle vélittomaésti, jos sinulla on infuusioon liittyvié reaktioita tai
allergisia reaktioita tai jos epdilet, ettd sinulla saattaa olla niitd. Ennen kuin sinulle annetaan Opfolda-
valmistetta, kerro lddkérille tai sairaanhoitajalle, jos sinulla on joskus ollut tillainen reaktio toisen
entsyymikorvaushoidon kéyton yhteydessa.

Lapset ja nuoret
Taté ladkettd ei saa antaa alle 18-vuotiaille potilaille. Timai johtuu siité, ettd Opfolda-valmisteen ja
sipaglukosidaasi alfan yhdistelmén vaikutuksia tésséi ikdryhmaéssé ei tunneta.

Muut liikevalmisteet ja Opfolda

Kerro lddkarille tai apteekkihenkilokunnalle, jos parhaillaan kéytit, olet dskettdin kdyttdnyt tai saatat
kayttad muita ladkkeitd. Tama siséltdd my0s ilman reseptid saatavat ladkkeet, mukaan lukien
rohdosvalmisteet.

Raskaus ja imetys
Jos olet raskaana tai imetét, epdilet olevasi raskaana tai jos suunnittelet lapsen hankkimista, kysy
ladkarilta tai apteekista heti neuvoa ennen tdmaén ladkkeen kayttoa.

Opfolda-valmisteen kdytostd yhdessé sipaglukosidaasi alfan kanssa raskauden aikana ei ole
kokemusta. Ladkari keskustelee kanssasi ndiden ladkkeiden kayttoon liittyvisté riskeistd ja hyddyista.

e  Ali ota Opfolda-valmistetta ja/tai sipaglukosidaasi alfaa, jos olet raskaana. Kerro ladkirille
valittomasti, jos tulet raskaaksi, epdilet olevasi raskaana tai jos suunnittelet tulevasi raskaaksi.
Syntyméttomaén lapseen voi kohdistua riskejé.

e Opfolda-valmistetta ei saa antaa yhdessé sipaglukosidaasi alfan kanssa imettaville naisille. On
paitettav, lopetetaanko hoito vai lopetetaanko imetys.

Ehkiiisy ja hedelméllisyys
Naispotilaiden, jotka voivat tulla raskaaksi, on kéytettdva luotettavia ehkdisymenetelmié nédiden
ladkkeiden kdyton aikana ja neljdn viikon ajan molempien lidékkeiden lopettamisen jilkeen.

Ajaminen ja koneiden kiytto

Opfolda-valmisteella ei ole haitallista vaikutusta ajokykyyn tai koneidenkdyttokykyyn. Lue myos
sipaglukosidaasi alfan pakkausseloste, koska sipaglukosidaasi alfalla voi olla vaikutusta ajokykyyn ja
koneidenkayttokykyyn.

3. Miten Opfolda-valmistetta otetaan

Ota tétd 1ddkettd juuri siten kuin 148kari on méérannyt. Tarkista ohjeet lddkariltd tai apteekista, jos olet
epivarma.
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Miten paljon Opfoldaa otetaan

Opfolda (miglustaatti)-kapseleita on kéytettavd yhdessd sipaglukosidaasi alfan kanssa. Katso myos
sipaglukosidaasi alfan pakkausseloste.

Jos painosi on véhintddn 50 kg, suositeltu annos on 4 kapselia, jotka siséltivét kukin 65 mg
miglustaattia.

Jos painosi on 40-50 kg, suositeltu annos on 3 kapselia.

Miten usein Opfolda-valmistetta otetaan

Saat Opfolda-valmistetta ja sipaglukosidaasi alfaa joka toinen viikko. Molempia kdytetdén samana
paivana.

Ota molemmat ladkkeet juuri siten kuin 14dkéri on médarannyt, katso kuva 1. Néin hoitosi toimii
mahdollisimman hyvin.

Opfolda ruuan kanssa
Sinun on otettava Opfolda suun kautta tyhjéédn vatsaan.

Paastoa 2 tuntia ennen tdmén l4dékkeen ottamista ja 2 tuntia sen ottamisen jalkeen.

Tédmain neljan tunnin paastojakson aikana voit nauttia vetté, rasvatonta lehménmaitoa, ja teetd tai
kahvia. Ald kiytd kermaa, rasvaista/vihirasvaista lehménmaitoa, muita maitoja, sokeria #lika
makeutusaineita. Teeti tai kahvin kanssa voit juoda rasvatonta lehménmaitoa.

Kahden tunnin kuluttua Opfolda-valmisteen ottamisen jélkeen voit jatkaa normaalia syOmistd ja
juomista.

Kuva 1. Annoksen aikajana

Miglustaatti Sipaglukosidaasi Sipaglukosidaasi
otetaan alfaalkaa® alfa paattyy
O\ Tyypillinen infuusioaika
WA [ ] 5 L ]
L : 4 tuntia :
Tuntia i
0 1 2 3 4 5 & 1
¢ 4tuntia )
Paasto Paasto
alkaa loppuu

* Miglustaatti 65 mg kovat kapselit on otettava noin 1 tunti mutta enintéan 3 tuntia ennen sipaglukosidaasi alfa -infuusion

aloittamista.

Siirtyminen toisesta entsyymikorvaushoidosta
Jos sinua hoidetaan télla hetkelld toisella entsyymikorvaushoidolla:

Ladkarisi kertoo sinulle, milloin toinen entsyymikorvaushoito on lopetettava ennen Opfolda-
hoidon aloittamista.
Kerro ladkarillesi, kun olet saanut viimeisen annoksen.
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Jos otat enemmiin Opfolda-valmistetta kuin sinun pitéisi

Kerro lddkarille valittdmésti tai mene sairaalaan, jos otat vahingossa useamman kapselin kuin mité
sinulle on méadritty. Tdmén sattuessa sinulla saattaa olla suurempi riski saada haittavaikutuksia timéan
ladkkeen kéyton yhteydessé (ks. kohta 4). Ladkarisi antaa asianmukaista tukihoitoa.

Jos unohdat ottaa Opfolda-valmistetta

Jos Opfolda-annos jd4 sinulta viliin, keskustele 14ékérin tai sairaanhoitajan kanssa. Ota vilittomaésti
yhteyttd 1adkariin tai sairaanhoitajaan aloittaaksesi miglustaatin ja sipaglukosidaasi alfan yhdistelmén
kéyton uudella aikataululla mahdollisimman pian.

Jos lopetat Opfolda-valmisteen kiyton

Keskustele ladkérisi kanssa, jos haluat lopettaa Opfolda-hoidon. Sairautesi oireet voivat pahentua, jos
lopetat hoidon.

4. Mahdolliset haittavaikutukset

Kuten kaikki lddkkeet, timéakin 1d4ke voi aiheuttaa haittavaikutuksia. Kaikki eivit kuitenkaan niita saa.

Opfolda-valmistetta kdytetddn yhdessd sipaglukosidaasi alfan kanssa, ja haittavaikutuksia voi esiintyé
kumpaan tahansa niista ladkkeistd liittyen.

Seuraavia haittavaikutuksia voi esiintya:

Allergiset reaktiot

Allergisten reaktioiden oireita voivat olla mm. ihottuma missé tahansa kohtaa kehossa, turvonneet
silmit, pitkittyneet hengitysvaikeudet, yské, huulten, kielen tai kurkun turvotus, kutiseva iho ja
nokkosihottuma.

Kerro lddkdrille tai sairaanhoitajalle valittdmaésti, jos sinulla on allergisia reaktioita tai jos epdilet, ettid
sinulla saattaa olla niitd. Kerro ldékérille tai sairaanhoitajalle, jos olet joskus saanut téllaisen reaktion.

Hyvin yleiset (voivat esiintyd useammalla kuin yhdelld henkil6114 10:std)
e piinsirky

Yleiset (voivat esiintyd enintdéin yhdelld henkil6lla 10:sté)
vakava ja hengenvaarallinen allerginen reaktio (anafylaktinen reaktio)
vapina

makuaistin muutos

puutumisen ja pistelyn tunne (parestesia)
nopea syke

matala verenpaine

hengenahdistus

ripuli

pahoinvointi

vatsakipu

ilmavaivat

turvotus

oksentelu

ummetus

nokkosihottuma

ihottuma

kutiava iho

litkahikoilu

kivuliaat lihaskrampit

lihaskipu
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lihasheikkous

kipu nivelissé

vasymys

kuume

vilunviristykset

kdmmenten, jalkaterien, nilkkojen tai siérien turvotus
verenpaineen nousu.

Melko harvinaiset (voivat esiintyd enintddn yhdelld henkil611d 100:sta)
allerginen reaktio

kyvyttomyys séilyttda tai ylldpitdd tasapainoa
migreeni

ihon epétavallinen kalpeus

astma

epamukava tunne vatsassa

kivuliaat ruokatorven supistukset

kipu suussa

ihon virimuutokset

kipu lonkan ja kylkiluun viliselld alueella
lihasvisymys

lihasjaykkyys

heikkouden tunne

posken, ikenien, huulten tai leuan kipu
jénnittyneisyyden tunne

kipu rinnassa.

Haittavaikutuksista ilmoittaminen

Jos havaitset haittavaikutuksia, kerro niisté ladkarille, apteekkihenkilokunnalle tai sairaanhoitajalle.
Tédma koskee myos sellaisia mahdollisia haittavaikutuksia, joita ei ole mainittu tdssa
pakkausselosteessa. Voit ilmoittaa haittavaikutuksista myds suoraan liitteessd V luetellun kansallisen
ilmoitusjérjestelman kautta. Ilmoittamalla haittavaikutuksista voit auttaa saamaan enemmaén tietoa
tamén ladkevalmisteen turvallisuudesta.

5. Opfolda-valmisteen siilyttiiminen

Ei lasten ulottuville eikd ndkyville.

Al kiyti titd ladkettd pullossa ja kotelossa mainitun viimeisen kiyttopaivimadrin (EXP) jilkeen.
Viimeinen kayttopadivaméaara tarkoittaa kuukauden viimeisti paivaa.

Tama ladkevalmiste ei vaadi erityisid séilytysolosuhteita.

Ladkkeita ei pidé heittdd viemariin eikd hévittda talousjétteiden mukana. Kysy kdyttimattomien
ladkkeiden havittdmisestd apteekista. Ndin menetellen suojelet luontoa.

6. Pakkauksen sisilto ja muuta tietoa

Miti Opfolda sisiltia
. Vaikuttava aine on miglustaatti. Yksi kova kapseli sisdltdd 65 mg miglustaattia.

e Muut aineet ovat:
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Kapselin sisdlto
Esigelatinoitu tirkkelys (maissi)

Magnesiumstearaatti (E470b)
Mikrokiteinen selluloosa (E4601)
Sukraloosi (E955)

Kolloidinen piidioksidi

Kapselin kuori
Gelatiini

Titaanidioksidi (E171)
Musta rautaoksidi (E172)

Syomdkelpoinen painomuste
Musta rautaoksidi (E172)
Kaliumhydroksidi (E525)
Propyleeniglykoli (E1520)
Vahva ammoniakkiliuos (E527)
Sellakka (E904)

Liidkevalmisteen kuvaus ja pakkauskoko (-koot)
4 ja 24 kapselin pullot.
Kaikkia pakkauskokoja ei vilttdméttad ole myynnissé.

Koon 2 kova kapseli, jossa on harmaa ldpindkymiton kansiosa ja valkoinen ldpindkyméton runko-osa.
Kapselin runkoon on painettu mustalla varillé teksti ”AT2221”. Kapseli siséltda valkoista tai
luonnonvalkoista jauhetta.

Myyntiluvan haltija

Amicus Therapeutics Europe Limited
Block 1, Blanchardstown Corporate Park
Ballycoolin Road

Blanchardstown, Dublin

D15 AKK1, Irlanti

Puh: +353 (0) 1 588 0836

Faksi: +353 (0) 1 588 6851

Sahkoposti: info@amicusrx.co.uk

Valmistaja
Manufacturing Packaging Farmaca (MPF) B.V.
Neptunus 12, Heerenveen, 8448CN, Alankomaat

Lisétietoja téstéd ladkevalmisteesta antaa myyntiluvan haltijan paikallinen edustaja:

Belgié/Belgique/Belgien Lietuva

Amicus Therapeutics Europe Limited Amicus Therapeutics Europe Limited
Tél/Tel: (+32) 0800 89172 Tel: (+370) 8800 33167

e-mail: MedInfo@amicusrx.com El pastas: MedInfo@amicusrx.com
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Bbarapus

Amicus Therapeutics Europe Limited
Temn.: (+359) 00800 111 3214

umeiin: MedInfo@amicusrx.com

Ceska republika

Amicus Therapeutics Europe Limited
Tel.: (+420) 800 142 207

e-mail: MedInfo@amicusrx.com

Danmark

Amicus Therapeutics Europe Limited
TIf: (+45) 80 253 262

e-mail: MedInfo@amicusrx.com

Deutschland

Amicus Therapeutics GmbH

Tel: (+49) 0800 000 2038
E-Mail: MedInfo@amicusrx.com

Eesti

Amicus Therapeutics Europe Limited
Tel: (+372) 800 0111 911

e-post: MedInfo@amicusrx.com

EA\MGoo

Amicus Therapeutics Europe Limited
TnA: (+30) 00800 126 169

e-mail: MedInfo@amicusrx.com

Espaiia

Amicus Therapeutics S.L.U.
Tel: (+34) 900 941 616

e-mail: MedInfo@amicusrx.com

France

Amicus Therapeutics SAS

Tél: (+33) 0 800 906 788

e-mail: MedInfo@amicusrx.com

Hrvatska

Amicus Therapeutics Europe Limited
Tel: (+358) 0800 222 452

e-posta: MedInfo@amicusrx.com

Ireland

Amicus Therapeutics Europe Limited
Tel: (+353) 1800 936 230

e-mail: MedInfo@amicusrx.com

island

Amicus Therapeutics Europe Limited
Simi: (+354) 800 7634

Netfang: MedInfo@amicusrx.com

Luxembourg/Luxemburg

Amicus Therapeutics Europe Limited
Tél/Tel: (+352) 800 27003

e-mail: MedInfo@amicusrx.com

Magyarorszag

Amicus Therapeutics Europe Limited
Tel.: (+36) 06 800 21202

e-mail: MedInfo@amicusrx.com

Malta

Amicus Therapeutics Europe Limited
Tel: (+356) 800 62674

e-mail: MedInfo@amicusrx.com

Nederland

Amicus Therapeutics BV

Tel: (+31) 0800 022 8399
e-mail: MedInfo@amicusrx.com

Norge
Amicus Therapeutics Europe Limited
TIf: (+47) 800 13837

e-post: MedInfo@amicusrx.com

Osterreich

Amicus Therapeutics Europe Limited
Tel: (+43) 0800 909 639

E-Mail: MedInfo@amicusrx.com

Polska

Amicus Therapeutics Europe Limited
Tel.: (+48) 0080 012 15475

e-mail: MedInfo@amicusrx.com

Portugal

Amicus Therapeutics Europe Limited
Tel: (+351) 800 812 531

e-mail: MedInfo@amicusrx.com

Romainia

Amicus Therapeutics Europe Limited
Tel.: (+40) 0808 034 288

e-mail: MedInfo@amicusrx.com

Slovenija

Amicus Therapeutics Europe Limited
Tel.: (+386) 0800 81794

e-posta: MedInfo@amicusrx.com

Slovenska republika

Amicus Therapeutics Europe Limited
Tel: (+421) 0800 002 437

e-mail: MedInfo@amicusrx.com
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Italia Suomi/Finland

Amicus Therapeutics S.r.1. Amicus Therapeutics Europe Limited
Tel: (+39) 800 795 572 Puh/Tel: (+358) 0800 917 780

e-mail: MedInfo@amicusrx.com sdhkoposti/e-mail: MedInfo@amicusrx.com
Kvnpog Sverige

Amicus Therapeutics Europe Limited Amicus Therapeutics Europe Limited
TnA: (+357) 800 97595 Ttn: (+46) 020 795 493

e-mail: MedInfo@amicusrx.com e-post: MedInfo@amicusrx.com
Latvija United Kingdom (Northern Ireland)
Amicus Therapeutics Europe Limited Amicus Therapeutics, UK Limited
Tel: (+371) 800 05391 Tel: (+44) 08 0823 46864

e-pasts: MedInfo@amicusrx.com e-mail: MedInfo@amicusrx.com

Tama pakkausseloste on tarkistettu viimeksi

Muut tiedonliihteet

Lisétietoa téstd ladkevalmisteesta on saatavilla Euroopan ladkeviraston verkkosivulla
http://www.ema.europa.ew/. Sielld on myds linkkejd muille harvinaisia sairauksia ja niiden hoitoja
kasitteleville verkkosivuille.
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