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Elfabrio (pegunigalzidaz-alfa)
Az Elfabrio-ra vonatkozé kozérthetd attekintés és az EU-ban valé
engedélyezésének indoklasa

Milyen tipusi gyodgyszer az Elfabrio és milyen betegségek esetén
alkalmazhaté?

Az Elfabrio felnGtteknél a Fabry-betegség, egy ritka 6rokletes rendellenesség kezelésére alkalmazott
gyogyszer. A Fabry-betegségben szenvedo betegek szervezetében nincsen elegendé alfa-galaktozidaz-
A enzim, amely rendes kérilmények koézott lebontja a globotriaozilceramid (Gb3) nevl zsiranyagot. Ha
az enzim hianyzik, a Gb3 nem bomlik le, és felhalmozoddik a szervekben, példaul a vesékben és a
szivben, ami veseelégtelenséget és szivproblémakat okoz.

Az Elfabrio hatdéanyaga a pegunigalzidaz-alfa.
Hogyan kell alkalmazni az Elfabrio-t?

Az Elfabrio csak receptre kaphato, és a kezelést a Fabry-betegség kezelésében tapasztalt orvosnak kell
feligyelnie.

Az Elfabrio vénas infazié formajaban kaphatd, amelyet kéthetente vagy négyhetente egyszer kell
beadni. A gydgyszer hosszU tavu alkalmazasra szolgal. Az esetleges reakcidk miatt az inflzid beadasa
soran, valamint azt kévetden legaldabb egy-két 6ran at valamennyi beteget megfigyelés alatt kell
tartani. Az infUzidval kapcsolatos reakcidk kockazatanak csokkentése céljabol a betegeknek az Elfabrio-
kezelés el6tt vagy alatt adhatdk mas gydgyszerek, illetve az infuzié lassabban is beadhatd. Az infuziét
kérhazban adjak be, de otthon is beadhatd, ha a beteg jol toleralja azt.

Az Elfabrio alkalmazasaval kapcsolatban tovabbi informacidért olvassa el a betegtajékoztatdt, illetve
kérdezze meg kezel6orvosat vagy gyodgyszerészét.

Hogyan fejti ki hatasat az Elfabrio?

Az Elfabrio egy enzimpétlé terapia. Ez a tipusu terapia biztositja a betegek szdmara a szervezetikbdl
hianyzoé enzimet. Az Elfabrio-t arra fejlesztették ki, hogy pétolja a Fabry-betegségben szenvedé
betegeknél hianyzé alfa-galaktozidaz-A elnevezésl human enzimet. Az Elfabrio hatdanyaga, a
pegunigalzidaz-alfa a human enzim masolata, amelyet a ,rekombinans DNS-technoldgia” néven ismert
modszerrel allitanak el6: olyan sejtek termelik, amelyekbe egy olyan gént (DNS-t) juttattak, amelynek
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hatasara azok képessé valnak az enzim eldallitdsara. A helyettesité enzim segiti a Gb3 lebontasat, és
megakadalyozza annak a beteg sejtjeiben torténé felhalmozddasat.

Milyen el6nyei voltak az Elfabrio alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

Az Elfabrio el6nyeit egy f6 vizsgalatban értékelték, amelyben 78, Fabry-betegségben szenvedd beteg
vett részt. A vizsgalatban az Elfabrio-t Fabrazyme-mel, egy masik, Fabry-betegségben szenved6
betegek kezelésére alkalmazott enzimpotlo terdpidval hasonlitottak 6ssze. A hatdsossag f6 mutatdja a
glomerularis filtracios ratan (GFR; a vesék mikodését jellemzd mérdszam) alapult, amely a beteg
vesefunkciéjanak romlasaval parhuzamosan csékken. Az atlagos GFR mind a 12, mind a 24 hénapos
Elfabrio-kezelést kévet6en évente 2,5 ml/perc/1,73 m2-rel csokkent, szemben a Fabrazyme-mel kezelt
betegeknél mért 1,7 ml/perc/1,73 m2 és 2,2 ml/perc/1,73 m?2 értékkel. Az aldtdmaszto adatok az
Elfabrio-val kezelt betegeknél a Gb3-szint jelentds cstkkenését mutattak mind a vesékben, mind pedig
a vérben.

Az Elfabrio-val végzett vizsgalatok részletesebb leirdsa a gydgyszer értékel6 jelentéseiben talalhaté.

Milyen mellékhatasokkal és korlatozasokkal jar az Elfabrio alkalmazasa?

Az Elfabrio alkalmazasaval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatas és a korlatozasok teljes
felsorolasa a betegtajékoztatoban talalhato.

Az Elfabrio leggyakoribb mellékhatasai (10 beteg kozll legfeljebb 1-nél jelentkezhet) az infuzidval
Osszefliggl reakciok, a hanyinger, a gyengeség és a fejfajas.

Az Elfabrio-val kezelt betegeknél allergids reakciok lIéphetnek fel, beleértve a Iéguti izmok tulzott és
tartés 0sszehlzodasat, ami Iégzési nehézséget (bronchospasmus) okoz.

Miért engedélyezték az Elfabrio forgalomba hozatalat az EU-ban?

Az Ugynékség Ugy vélte, hogy az Elfabrio hatdsossdgat a hatéanyag jellege — konkrétan az, hogy az a
természetes eredetl enzim pegilalt formaja -, valamint a Fabry-betegség kezelésében az enzimpotlo
terapia jol megalapozott hatdsmechanizmusa is alatamasztja. A f6 vizsgalat eredményei az Elfabrio-val
kezelt betegeknél a Gb3-szint jelentds csokkenését mutattak mind a vesékben, mind pedig a vérben. A
vizsgalat kialakitdsanak korlatai — koztiik a vizsgalatba bevont betegek kis szdma - miatt a fé vizsgalat
eredményei nem igazoltadk egyértelmien, hogy az Elfabrio legalabb olyan hatékony, mint a Fabrazyme.

Tovabba az Elfabrio mellékhatasai, amelyek foként az infuzidval kapcsolatosak, kezelhet6nek
tekinthet6k. Az Eurdpai Gydgyszeriigyndkség ezért megallapitotta, hogy az Elfabrio alkalmazasanak
elényei meghaladjak a kockazatokat, igy a gydgyszer alkalmazasa az EU-ban engedélyezhetd.

Milyen intézkedések vannak folyamatban az Elfabrio biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabol?

Az Elfabrio-t forgalmazd vallalat oktatéanyagokat fog biztositani a betegek, illetve gondozédik, valamint
az egészségligyi szakemberek szamara, amelyek a gydgyszer otthoni kérnyezetben térténd helyes
beadasanak maédjat ismertetik.

Az Elfabrio biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségiigyi szakemberek és a
betegek altal kovetends ajanlasok és dvintézkedések szintén feltliintetésre kertiltek az alkalmazasi
el6irdsban és a betegtajékoztatoban.

Az Elfabrio alkalmazasaval kapcsolatban felmeril6 informacidkat - hasonléan minden mas
gyogyszerhez - folyamatosan figyelemmel kisérik. Az Elfabrio alkalmazasaval 6sszefliggésben jelentett
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feltételezett mellékhatdsokat gondosan értékelik, és a biztonsagos és hatékony alkalmazas érdekében
a sziikséges intézkedéseket meghozzak.

Az Elfabrio-val kapcsolatos egyéb informacio

2023. majus 4-én az Elfabrio az Eurdpai Unidé egész terliletére érvényes forgalombahozatali engedélyt
kapott.

Az Elfabrio-val kapcsolatban tovabbi informacid, a betegtajékoztatét és az értékelo jelentést is
beleértve, az Ugynékség honlapjan taladlhatd: ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/elfabrio.

Amennyiben tajékozddni szeretne arrdl, hogy a gydgyszer elérheté-e az On orszagaban, vegye fel a
kapcsolatot az illetékes nemzeti hatésaggal.

Az attekintés utols6 aktualizdlasa: 03-2026.
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