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Elfabrio (pegunigalsidazé alfa)
Paprasta kalba parengta Elfabrio apzvalga ir paaiskinimas, kodél jis buvo
registruotas Europos Sajungoje (ES)

Kas yra Elfabrio ir kam jis vartojamas?

Elfabrio - tai vaistas, kuriuo gydomi suaugusieji, sergantys Fabri (Fabry) liga (reta paveldima liga).
Fabri liga serganciy pacienty organizme triksta fermento alfa-galaktozidazés A, kuris paprastai skaido
riebaline medZziagq globotriaozilkeramidg (Gb3). Nesant Sio fermento, neskaidomas Gb3 kaupiasi
tokiuose organuose, kaip inkstai ir Sirdis, dél to pasireiskia inksty nepakankamumas ir Sirdies veiklos
sutrikimai.

Elfabrio sudétyje yra veikliosios medziagos pegunigalsidazés alfa.

Kaip vartoti Elfabrio?

Elfabrio galima jsigyti tik pateikus recepta, o gydyma turi prizitiréti gydytojas, turintis Fabri ligos
gydymo patirties.

Elfabrio tiekiamas infuzinio ({ veng lasinamo) tirpalo, kuris vartojamas kartg per dvi ar keturias
savaites, forma. Sis vaistas skirtas ilgalaikiam vartojimui. Atliekant infuzijq ir bent 1-2 valandas po jos
stebima, ar pacientams nepasireiskia kokios nors reakcijos. Siekiant sumazinti su infuzija susijusiy
reakcijy rizikg, pries Elfabrio infuzijg arba jos metu pacientams gali bati skiriama kity vaisty arba
infuzija gali bdti atliekama léciau. Infuzijos atliekamos ligoninéje, bet gali bati atliekamos ir namuose,
jei pacientas jas gerai toleruoja.

Daugiau informacijos apie Elfabrio vartojima ieskokite pakuotés lapelyje arba kreipkités | gydytojq arba
vaistininka.

Kaip veikia Elfabrio?

Elfabrio yra skirtas pakaitinei fermenty terapijai - gydymui, kuris papildo trukstamo fermento atsargas
paciento organizme. Elfabrio pakeiia Zzmogaus fermentg alfa-galaktozidaze A, kurio triksta Fabri liga
serganciy pacienty organizme. Elfabrio veiklioji medziaga pegunigalsidazé alfa yra Zzmogaus fermento
kopija, gaminama taikant rekombinantine DNR technologijg - ja gamina lastelés, | kurias implantuotas
atitinkamas Sio fermento gamyba uztikrinantis genas (DNR). Pakaitinis fermentas padeda suskaidyti
Gb3 ir neleidzia jam kauptis paciento Igstelése.
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Kokia Elfabrio nauda nustatyta tyrimy metu?

Elfabrio nauda buvo vertinama atliekant vieng pagrindinj tyrima, kuriame dalyvavo 78 Fabri liga
sergantys pacientai. Atliekant $j tyrimq, Elfabrio poveikis buvo lyginamas su Fabrazyme - kito
pakaitines fermenty terapijos vaisto, kuriuo gydomi Fabri liga sergantys pacientai. Pagrindinis
veiksmingumo rodiklis buvo glomeruly filtracijos greitis (GFG, inksty funkcijos rodiklis), kuris mazéja
blogéjant paciento inksty funkcijai. Per 12 ir 24 gydymo Elfabrio ménesius vidutinis GFG sumazéjo
2,5 ml/min/1,73 m? per metus, palyginti su 1,7 ml/min/1,73 m? ir 2,2 ml/min/1,73 m?2 Fabrazyme
vartojusiy pacienty grupéje. Papildomi duomenys parodé reikSmingg Gb3 koncentracijos sumazéjimag
Elfabrio gydyty pacienty inkstuose ir kraujyje.

Su Elfabrio atlikti tyrimai iSsamiau aprasyti vaisto vertinimo protokole.
Koks yra Elfabrio salutinis poveikis ir kokie yra jo vartojimo apribojimai?

ISsamy visy Elfabrio Salutinio poveikio reiskiniy ir apribojimy sarasa galima rasti pakuotés lapelyje.

Dazniausias Elfabrio Salutinis poveikis (galintis pasireiksti reCiau kaip 1 Zmogui i$ 10) yra su infuzija
susijusios reakcijos, pykinimas, astenija (silpnumas) ir galvos skausmas.

Elfabrio gydomiems Zzmonéms gali pasireiksti alerginés reakcijos, jskaitant stipry ir ilgalaikj kvépavimo
taky raumeny susitraukima, apsunkinantj kvépavimg (bronchy spazmai).

Kodél Elfabrio buvo registruotas ES?

Agentira laikési nuomoneés, kad Elfabrio veiksminguma patvirtina veikliosios medziagos pobddis,
bltent tai, kad ji yra pegiliuota natliralaus fermento forma, taip pat gerai Zinomas Fabri ligai gydyti
taikomos pakaitinés fermenty terapijos veikimo mechanizmas. Pagrindinio tyrimo rezultatai parode,
kad Gb3 koncentracija pacienty, kurie buvo gydomi Elfabrio, inkstuose ir kraujyje gerokai sumazéjo.
Dél tyrimo modelio triikumy, taip pat atsizvelgiant | nedidelj jame dalyvavusiy pacienty skaiciu,
pagrindinio tyrimo rezultatai negaléjo patikimai jrodyti, kad Elfabrio yra bent toks pat veiksmingas,
kaip Fabrazyme.

Be to, laikomasi nuomonés, kad Elfabrio Salutinj poveikj, kuris daugiausia susijes su infuzija, galima
kontroliuoti. Europos vaisty agentiira nusprendé, kad Elfabrio nauda yra didesné uz jo keliama rizika ir
jis gali bati registruotas vartoti ES.

Kokios priemonés taikomos siekiant uztikrinti saugy ir veiksminga Elfabrio
vartojima?

Elfabrio prekiaujanti bendrové pacientus, jy slaugytojus ir sveikatos priezitiros specialistus apripins
mokomaja medziaga, kurioje bus informacija apie tai, kaip $j vaistg tinkamai vartoti namuose.

1 preparato charakteristiky santrauka ir pakuoteés lapelj taip pat jtrauktos saugaus ir veiksmingo
Elfabrio vartojimo rekomendacijos ir atsargumo priemonés, kuriy turi imtis sveikatos priezitros
specialistai ir pacientai.

Kaip ir visy vaisty, Elfabrio vartojimo duomenys yra nuolatos stebimi. [tariamas Elfabrio Salutinis
poveikis yra kruopsciai vertinamas ir imamasi visy reikiamy, priemoniy pacientams apsaugoti.

Kita informacija apie Elfabrio

Elfabrio buvo registruotas visoje ES 2023 m. geguzés 4 d.
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Daugiau informacijos apie Elfabrio, jskaitant pakuotés lapelj ir vertinimo protokolg, galima rasti
Agenturos tinklalapyje adresu: ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/elfabrio.

Norédami suzinoti, ar Sis vaistas prieinamas jusy Salyje, kreipkités | savo nacionaline kompetentinga
institucija.

Si apzvalga paskutinj kartg atnaujinta 2026-03.
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