| PRIEDAS

PREPARATO CHARAKTERISTIKU SANTRAUKA



1. VAISTINIO PREPARATO PAVADINIMAS

Galafold 123 mg kietosios kapsulés

2. KOKYBINE IR KIEKYBINE SUDETIS
Kiekvienoje kapsuléje yra migalastato hidrochlorido, kurio kiekis atitinka 123 mg migalastato.

Visos pagalbinés medziagos isvardytos 6.1 skyriuje.

3.  FARMACINE FORMA

Kietoji kapsulé.

2 dydzio kietoji kapsulé (6,4 x 18,0 mm), kurios korpusas — matinés baltos spalvos, o dangtelis — matinés
mélynos spalvos; ant kapsulés juodu rasalu uzrasyta ,,A1001°, viduje — balti arba rusvi milteliai.

4, KLINIKINE INFORMACIJA

4.1 Terapinés indikacijos

Galafold skirtas suaugusiyjy ir paaugliy nuo 12 mety, kuriems patvirtinta Fabry ligos (a-galaktozidazés A
trikumo) diagnozé ir nustatyta gydymui pasiduodanti mutacija (angl. amenable mutation) (zr. lenteles
5.1 skyriuje), ilgalaikiam gydymui.

4.2  Dozavimas ir vartojimo metodas

Gydyma Galafold gali pradéti ir prizitiréti tik Fabry ligos diagnozavimo ir gydymo patirties turintys
gydytojai specialistai. Galafold néra skirtas vartoti kartu su pakaitinés fermenty terapijos vaistiniais
preparatais (zr. 4.4 skyriy).

Dozavimas

Rekomenduojamas dozavimo rezimas — 123 mg migalastato dozé (1 kapsulé), vartojama vieng kartg kas
antrg dieng tuo paciu paros metu.

Praleista dozé

Galafold negalima vartoti 2 dienas i$ eilés. Pamirsus iSgerti Galafold doze¢ visa diena, pacientas turi iSgerti
praleistg Galafold doze, tik jei tai jvyksta per 12 valandy nuo jprasto dozés suvartojimo laiko. Jei praéjo
daugiau nei 12 valandy, vél Galafold reikia iSgerti kitg pagal dozavimo kas antrg dieng rezima numatyta

dieng ir numatytu laiku.

Y patingos populiacijos

Senyvy pacienty populiacija

Koreguoti vaistinio preparato dozavimo pagal amzZiy nereikia (Zr. 5.2 skyriy).



Sutrikusi inkstu veikla

Galafold nerekomenduojama vartoti tiems Fabry liga sergantiems pacientams, kuriy apytikriai apskaiciuotas
glomeruly filtracijos greitis (aaGFG) yra mazesnis nei 30 ml/min./1,73 m? (zr. 5.2 skyriy).

Sutrikusi kepeny veikla

Pacientams, kuriy kepeny veikla sutrikusi, koreguoti Galafold dozés nereikia (Zr. 5.2 skyriy).

Vaiky populiacija

Nuo > 12 iki < 18 mety ir > 45 kg svorio paaugliai

123 mg migalastato doz¢ (1 kapsul¢), vartojama viena karta kas antrg dieng tuo paciu paros metu
(zr. 5.2 skyriy).

<12 mety amzZiaus vaikai
Galafold saugumas ir veiksmingumas vaikams, jaunesniems nei 12 mety, neistirti. Duomeny néra.

Vartojimo metodas

Vartoti per burna.
Su maistu vartojamo Galafold ekspozicija sumazéja mazdaug 40 %, o vartojamo su kava — 60 % (zr. 4.5 ir
5.2 skyrius). Valgyti ir gerti gérimy su kofeinu negalima maziausiai 2 valandas prie§ Galafold pavartojima ir

2 valandas po jo, kad biity nevalgyta maziausiai 4 valandas (zr. 4.5 skyriy).

4 valandy nevalgymo laikotarpiu galima gerti vandenj (paprasta, paskaninta, pasaldintg), vaisiy sultis be
minkstimo ir gazuotus gérimus be kofeino.

Siekiat uztikrinti optimalig naudg pacientui, Galafold reikia vartoti kas antra dieng tuo paciu paros metu.
Kapsule reikia nuryti visa. Jy negalima smulkinti, sutrinti ar kramtyti.

4.3 Kontraindikacijos

Padidé¢jes jautrumas veikliajai arba bet kuriai 6.1 skyriuje nurodytai pagalbinei medziagai.

4.4  Specialiis jspéjimai ir atsargumo priemonés

Rekomenduojama periodiskai tikrinti pacienty, pradéjusiy vartoti migalastato arba peréjusiy prie gydymo
$iuo vaistiniu preparatu, inksty funkcija, echokardiografinius parametrus ir biocheminius zymenis (kas

6 ménesius). Reik§mingo klinikiniy rodikliy pablogéjimo atveju reikéty apsvarstyti galimybe atlikti

i$samesnj klinikinj vertinimg arba nutraukti gydyma Galafold.

Galafold néra skirtas pacientams, kuriems nustatytos gydymui nepasiduodancios mutacijos (angl.
Non-amenable mutation) (zr. 5.1 skyriy).

Galafold gydomy pacienty Slapime nustatytas baltymy kiekis nesumazéjo. Galafold nerekomenduojama
vartoti pacientams, kuriems diagnozuotas sunkus inksty nepakankamumas, t. y. kai apytikriai apskaiciuotas
GFG yra mazesnis nei 30 ml/min./1,73 m? (zr. 5.2 skyriy).



I8 negausiy duomeny matyti, kad tuo pat metu i§gérus vieng migalastato dozg ir atlikus standartine pakaitinés
fermenty terapijos vaistiniy preparaty infuzija, agalzidazés ekspozicija padidéja iki 5 karty. Sis tyrimas taip
pat parod¢, kad agalzidazé neturi poveikio migalastato farmakokinetikai. Galafold néra skirtas vartoti kartu
su pakaitinés fermenty terapijos vaistiniais preparatais.

Vaiky populiacija

123 mg migalastato kapsulés néra skirtos vaikams (>12 mety), sveriantiems maziau nei 45 kg
(zr. 5.2 skyriy).

4.5 Sgveika su Kkitais vaistiniais preparatais ir kitokia saveika

Remiantis in vitro tyrimy duomenimis, migalastatas néra CYP1A2, 2B6 ir 3A4 induktorius. Be to,
migalastatas néra CYP1A2, 2A6, 2B6, 2C8, 2C9, 2C19, 2D6, 2E1 ar 3A4/5 inhibitorius ar néra jy substratas.
Migalastatas néra zmogaus efliuksiniy nesikliy MDR1 ar BCRP substratas ir néra Zzmogaus efliuksiniy
nesikliy BCRP, MDR1 ar BSEP inhibitorius. Be to, migalastatas néra Zzmogaus absorbciniy nesikliy MATEI,
MATE2-K, OAT1, OAT3 ar OCT2 substratas ir néra zmogaus absorbciniy nesikliy OATP1B1, OATP1B3,
OAT1, OAT3, OCT1, OCT2, MATEL ar MATE2-K inhibitorius.

Kity vaistiniy preparaty poveikis migalastatui

Migalastato vartojimas kartu su kofeinu mazina migalastato sisteminj poveikj (AUC ir Cmax), todél gali
sumazéti Galafold veiksmingumas (Zr. 5.2 skyriy). Venkite vartoti Galafold kartu su kofeinu bent 2 valandas
pries ir 2 valandas po Galafold vartojimo (Zr. 4.2 skyriy).

4.6 Vaisingumas, néStumo ir Zindymo laikotarpis

Vaisingo amziaus moterys ir vyry bei motery kontracepcija

Galafold nerekomenduojama vartoti kontracepcijos priemoniy nenaudojancioms vaisingo amziaus moterims.
NeéStumas

Duomeny apie Galafold vartojima néStumo metu néra daug. Tiriant triusius, toksinis poveikis vystymuisi
buvo nustatytas tik naudojant motininei triusei toksiskas vaistinio preparato dozes (zr. 5.3 skyriy). Galafold
nerekomenduojama vartoti néStumo metu.

Zindymas

Nezinoma, ar Galafold iSsiskiria j motinos pieng. Vis délto nustatyta, kad migalastatas iSsiskiria j
laktuojanciy ziurkiy piena. Todél migalastato patekimo j zindomo kiidikio organizma galimybés negalima

zindyma ar nutraukti gydyma Galafold.

Vaisingumas

Galafold poveikis zmoniy vaisingumui neistirtas. Taikant gydyma visomis migalastato dozémis, ziurkiy
patinams pasireiske laikinas ir visiSkai praeinantis nevaisingumas. Vaisingumas visiskai atsistaté pra¢jus

4 savaitéms po vaistinio preparato nutraukimo. Panasis rezultatai nustatyti atlikus ikiklinikinius tyrimus po
gydymo kitais iminosacharidais (zr. 5.3 skyriy). Migalastatas neveiké Ziurkiy pateliy vaisingumo.



4.7  Poveikis gebéjimui vairuoti ir valdyti mechanizmus
Galafold geb¢jimo vairuoti ir valdyti mechanizmus neveikia arba veikia nereikSmingai.
4.8 Nepageidaujamas poveikis

Saugumo charakteristiky santrauka

Dazniausia nepageidaujama reakcija buvo galvos skausmas, kuris pasireiské mazdaug 10 proc. Galafold
vartojusiy pacienty.

Lentelés forma pateikiamas nepageidaujamy reakcijy sarasas

Nepageidaujamo poveikio daznis apibiidinamas taip: labai daznos (> 1/10), daznos (nuo > 1/100 iki < 1/10),
nedaznas (nuo > 1/1 000 iki < 1/100), retas (nuo > 1/10 000 iki < 1/1 000), labai retas (< 1/10,000) ir
nezinomas (negali buti apskaiciuotas pagal turimus duomenis). Kiekvienoje daznio grupéje nepageidaujamos
reakcijos pateikiamos pagal daznj mazéjancia tvarka kiekvienoje organy sistemingje klaséje.

1 lentelé. Nepageidaujamos reakcijos, apie kurias pranesta vartojant Galafold

Organy sisteminé klasé Labai daZnos DazZnos
Psichikos sutrikimai Depresija
Nervy sistemos sutrikimai Galvos skausmas Parestezija
Galvos svaigimas
Hipestezija
Ausy ir labirinty sutrikimai Galvos sukimasis
Sirdies sutrikimai Palpitacijos
Kvépavimo sistemos, kriitinés Dispn¢ja
. .. e Epistaksé
lastos ir tarpuplaucio sutrikimai
Virskinimo trakto sutrikimai Viduriavimas
Pykinimas

Pilvo skausmas

Viduriy uzkietéjimas
ISsauséjusi burna

Staigiai atsirades poreikis

tustintis
Dispepsija
Odos ir poodinio audinio I8bérimas
S Pruritas
sutrikimai
Skeleto, raumeny ir jungiamojo {\{/ﬁg{nie'%u spazmai
audinio sutrikimai Torti?«J)Iis
Galuniy skausmas
Inksty ir $lapimo taky Proteinurija
sutrikimai
Bendrigji sutrikimai ir Nuovargis

. . NPT Skausmas
vartojimo vietos pazeidimai




Organy sisteminé klasé Labai daznos Daznos

Tvrimai Padid¢jes kreatinino
yrimal fosfokinazés kiekis kraujyje
Padidéjes kiino svoris

Paaugliu populiacija

Saugumo 21 paaugliui (nuo 12 iki < 18 mety ir > 45 kg svorio) vertinimas pagrjstas 1 mety saugumo
duomenimis, gautais i§ atviro AT1001-020 tyrimo, kuriame tiriamiesiems buvo skirtas toks pats dozavimo
rezimas kaip ir suaugusiesiems (Zr. 5.2 skyriy). Nebuvo stebéta jokio su amziumi susijusio nepageidaujamy
reakcijy skirtumo tarp paaugliy ir suaugusiy tiriamyjy. Remiantis duomenimis nepageidaujamy reakcijy
paaugliams daznis, tipas ir sunkumas turéty nesiskirti nuo suaugusiyjy.

PraneSimas apie jtariamas nepageidaujamas reakcijas

Svarbu pranesti apie jtariamas nepageidaujamas reakcijas po vaistinio preparato registracijos, nes tai leidzia
nuolat stebéti vaistinio preparato naudos ir rizikos santykj. Sveikatos priezitiros specialistai turi pranesti apie
bet kokias jtariamas nepageidaujamas reakcijas naudodamiesi V priede nurodyta nacionaline pranesimo
sistema.

49 Perdozavimas

Perdozavus rekomenduojama bendroji medicininé priezitira. Dazniausios nepageidaujamos reakcijos, apie
kurias pranesta iSgérus iki 1250 mg ir 2000 mg Galafold, buvo atitinkamai galvos skausmas ir galvos
svaigimas.

5.  FARMAKOLOGINES SAVYBES
5.1 Farmakodinaminés savybés

Farmakoterapiné grupé — Kiti virskinimo traktg ir metabolizmg veikiantys vaistiniai preparatai, jvairais
virskinimo trakta ir metabolizma veikiantys vaistiniai preparatai, ATC kodas — A16AX14.

Fabry liga yra progresuojantis su X chromosoma susijes lizosominis kaupimo sutrikimas, kuriuo serga ir
vyrai, ir moterys. Fabry liga sukelian¢ios GLA geno mutacijos sukelia lizosominio fermento
a-galaktozidazés A (a-Gal A), kuris batinas glikosfingolipidinio substrato (pvz., GL-3, 1izo-Gbs)
metabolizmui, trikuma. Todél sumazéjes a-Gal A aktyvumas siejamas su progresuojanciu substrato
kaupimusi pazeidZziamuose organuose ir audiniuose, kuris sukelia su Fabry liga siejamas ligas ir mirties
atvejus.

Veikimo mechanizmas

Esant tam tikroms GLA mutacijoms, gali gamintis netaisyklingai sulankstyty ir nestabiliy mutavusiy formy
a-Gal A. Migalastatas yra farmakologinis Saperonas, kuris sumodeliuotas taip, kad selektyviai ir grjztamai
stipriai jungtysi su aktyviomis tam tikry mutavusiy formy a-Gal A vietomis (mutavusiy formy a-Gal A
genotipai vadinami gydymui pasiduodan¢iomis mutacijomis). Prisijungus migalastatui, endoplazminiame
tinkle $iy mutavusiy formy a-Gal A stabilizuojama ir sudaromos salygos tinkamam jos transportavimui j
lizosomas. Jai patekus j lizosomas, atsiskyrus migalastatui atkuriamas a-Gal A aktyvumas, dél to prasideda
GL-3 ir susijusiy medziagy katabolizmas.

Gydymui pasiduodan¢ios GLA mutacijos i§vardytos 2-oje lenteléje. Informacijg apie GLA mutacijas
sveikatos priezitiros paslaugy teikéjai taip pat gali rasti adresu www.galafoldamenabilitytable.com.
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http://www.galafoldamenabilitytable.com/

I$vardyti nukleotidy pakitimai — tai galimi DNR sekos pakitimai, kurie lemia aminortig§¢iy mutacija.
Aminoriig§¢iy mutacija (baltymy sekos pakitimas) yra svarbu nustatant, ar mutacija pasiduodanti gydymui.
Jei dviguba mutacija yra toje pacioje chromosomoje (vyry ir motery), gydyma tam pacientui galima taikyti,
jeigu dviguba mutacija nurodyta tame paciame 2-os lentelés langelyje (pvz., D55V/QS57L). Jei dviguba
mutacija yra skirtingose chromosomose (tik motery), tai gydyma tai pacientei galima taikyti, jei bent viena i$
ty mutacijy nurodyta 2-0je lenteléje.

2 lentelé. Pasidavimo gydymui Galafold (migalastatu) lentelé

Nukleotido pakitimas Nukleotido pakitimas Baltymy sekos
pakitimas

c.7C>G c.C7G L3V
c.8T>C c.T8C L3P
c.[11G>T; 620A>C] c.G11T/A620C RAM/Y207S
c.13A>G c.A13G N5D
c.15C>G c.C15G N5K
€.16C>A c.C16A P6T
€.16C>T c.C16T P6S
c.17C>A c.C17A P6Q
c.17C>G c.C17G P6R
c.17C>T c.C17T P6L
c.19G>A Cc.G19A E7K
c.20A>T c.A20T E7V
C.21A>T c.A21T E7D
c.22C>A c.C22A L8l
C.23T>A C.T23A L8Q
.23T>C c.T23C L8P
c.25C>T c.C25T HOY
c.26A>G c.A26G HOR
C.26A>T C.A26T HIL
C.27T>A c.T27A H9Q
c.28C>A c.C28A L10M
.28C>G c.C28G L10V
C.29T>A c.T29A L10Q
.29T>C c.T29C L10P
€.29T>G c.T29G L10R
c.31G>A c.G31A G11S
c.31G>C c.G31C Gl1R
c.31G>T c.G31T G11C
€.32G>A c.G32A G11D
c.32G>T c.G32T G11V
C.34T>A C.T34A C12S
€.34T>C c.T34C Cl12R
c.34T>G c.T34G C12G
c.35G>A c.G35A clz2y
c.37G>A c.G37A Al3T
c.37G>C c.G37C Al13P
c.38C>A c.C38A Al3E
c.38C>G c.C38G Al13G
c.40C>G c.C40G L14V
c.40C>T c.C40T L14F




2 lentelé. Pasidavimo gydymui Galafold (migalastatu) lentelé

Nukleotido pakitimas Nukleotido pakitimas Baltymy sekos
pakitimas

CAIT>A C.T41A L14H
c.43G>A c.G43A Al15T
€.44C>G ¢.C44G A15G
c.49C>A c.C49A R17S
€.49C>G €.C49G R17G
c.49C>T c.C49T R17C
c.50G>A c.G50A R17H
¢.50G>C €.G50C R17P
C.52T>A C.T52A F18l
€.53T>G €.T53G F18C
€.54C>G €.C54G F18L
€.58G>C c.G58C A20P
€.59C>A c.C59A A20D
€.59C>G ¢.C59G A20G
C.62T>A C.T62A L21H
c.64G>A c.G64A V221
€.64G>C c.G64C V221
c.64G>T c.G64AT V22F
€.65T>C c.T65C V22A
€.65T>G €.T65G V22G
C.67T>A C.T67A S23T
c.67T>C c.T67C S23P
c.[70T>A; 1255A>C] c.T70A/A1255G W24R/N419D
c.70T>C arba c.70T>A c.T70C arba c.T70A W24R
c.70T>G c.T70G W24G
c.71G>C c.G71C W24S
€.72G>C arba c.72G>T ¢.G72C arba c.G72T W24C
€.73G>C c.G73C D25H
C.7T7TT>A C.T77A 126N
C.79C>A c.C79A P27T
€.79C>G c.C79G P27A
c.79C>T c.C79T P27S
c.80C>T c.C80T P27L
€.82G>C c.G82C G28R
c.82G>T c.G82T G28W
€.83G>A c.G83A G28E
€.85G>C ¢.G85C A29P
c.86C>A c.C86A A29D
€.86C>G €.C86G A29G
c.86C>T c.C86T A29V
€.88A>G c.A88G R30G
€.94C>A c.C94A L32M
€.94C>G €.C94G L32Vv
C.95T>A C.T95A L32Q
€.95T>C c.T95C L32P
€.95T>G c.T95G L32R
c.97G>C c.G97C D33H
c.97G>T c.GO7T D33Y




2 lentelé. Pasidavimo gydymui Galafold (migalastatu) lentelé

Nukleotido pakitimas Nukleotido pakitimas Baltymy sekos
pakitimas

€.98A>C c.A98C D33A
€.98A>G c.A98G D33G
C.98A>T Cc.A98T D33V
€.99C>G €.C99G D33E
¢.100A>C c.A100C N34H
¢.100A>G c.A100G N34D
c.101A>C c.A101C N34T
c.101A>G c.A101G N34S
€.102T>G arba ¢.102T>A €.T102G arba c.T102A N34K
€.103G>C arba ¢.103G>A €.G103C arba c.G103A G35R
c.104G>A c.G104A G35E
€.104G>C €.G104C G35A
€.104G>T c.G104T G35V
c.106T>A c.T106A L36M
c.106T>G €.T106G L36V
¢.107T>C €.T107C L36S
c.107T>G c.T107G L36W
€.108G>C arba ¢.108G>T €.G108C arba ¢.G108T L36F
€.109G>A c.G109A A37TT
¢.109G>T €.G109T A37S
c.110C>A c.C110A A37E
€.110C>G ¢.C110G A37G
c.110C>T c.C110T A37V
c.112A>G c.Al112G R38G
C.112A>T c.A112T R38W
c.113G>T c.G113T R38M
c.114G>C c.G114C R38S
c.115A>G c.A115G T39A
c.115A>T c.A115T T39S
c.116C>A c.C116A T39K
c.116C>G c.C116G T39R
c.116C>T c.C116T T39M
c.121A>G c.A121G T41A
c.122C>A c.C122A T41IN
€.122C>G c.C122G T41S
c.122C>T c.C122T T41l
€.124A>C arba c.124A>T C.A124C arba c.A124T M42L
c.124A>G c.A124G M42Vv
c.125T>A c.T125A M42K
c.125T>C €.T125C M42T
€.125T>G €.T125G M42R
€.126G>A arba ¢.126G>C arba €.G126A arba ¢.G126C arba M421
€.126G>T c.G126T
€.128G>C €.G128C G43A
c.133C>A c.C133A L45M
€.133C>G c.C133G L45V
c.136C>A c.C136A H46N
€.136C>G ¢.C136G H46D




2 lentelé. Pasidavimo gydymui Galafold (migalastatu) lentelé

Nukleotido pakitimas Nukleotido pakitimas Baltymy sekos
pakitimas

c.137A>C c.A137C H46P
€.138C>G c.C138G H46Q
€.142G>C c.G142C E48Q
c.143A>C c.A143C E48A
c.149T>A C.T149A F50Y
c.151A>G c.A151G M51V
c.152T>A C.T152A M51K
€.152T>C €.T152C M51T
€.152T>G €.T152G M51R
€.153G>A arba ¢.153G>T arba ¢.G153A arba ¢.G153T arba M511
€.153G>C ¢.G153C
c.157A>C c.A157C N53H
C.[157A>C; 158A>T] c.A157C/A158T N53L
c.157A>G c.A157G N53D
C.157A>T c.A157T N53Y
c.158A>C c.A158C N53T
c.158A>G €.A158G N53S
C.158A>T c.A158T N53I
€.159C>G arba ¢.159C>A €.C159G arba c.C159A N53K
€.160C>G ¢.C160G L54V
c.160C>T c.C160T L54F
c.161T>A c.T161A L54H
€.161T>C c.T161C L54P
c.161T>G €.T161G L54R
€.163G>C c.G163C D55H
€.163G>T ¢.G163T D55Y
c.164A>C c.A164C D55A
c.164A>G €.A164G D55G
c.164A>T C.A164T D55V
C.[164A>T; 170A>T] Cc.A164T/AL70T D55V/Q57L
€.165C>G c.C165G D55E
c.167G>A c.G167A C56Y
c.167G>T c.G167T C56F
€.168C>G c.C168G C56W
c.170A>G c.A170G Q57R
c.170A>T c.A170T Q57L
c.172G>A c.G172A E58K
c.175G>A c.G175A E59K
c.175G>C c.G175C E59Q
c.176 A>C c.A176C E59A
c.176 A>G c.A176G E59G
C.176 A>T c.A176T E59V
c.177G>C c.G177C E59D
c.178C>A c.C178A P60T
€.178C>G c.C178G P60A
c.178C>T c.C178T P60S
c.179C>A c.C179A P60Q
€.179C>G c.C179G P60R
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2 lentelé. Pasidavimo gydymui Galafold (migalastatu) lentelé

Nukleotido pakitimas Nukleotido pakitimas Baltymy sekos
pakitimas

c.179C>T c.C179T P60L
C.182A>T c.A182T D61V
c.183T>A c.T183A D61E
€.184 185insTAG €.184 185insTAG S62delinsLA
€.184T>C €.T184C S62P
€.184T>G €.T184G S62A
c.185C>A c.C185A S62Y
€.185C>G ¢.C185G S62C
€.185C>T c.C185T S62F
¢.190A>C ¢.A190C 164L
c.190A>G c.A190G 164V
c.193A>G €.A193G S65G
C.193A>T c.A193T S65C
c.195T>A C.T195A S65R
€.196G>A c.G196A E66K
c.197A>G c.A197G E66G
c.197A>T Cc.A197T E66V
€.198G>C €.G198C E66D
€.199A>C c.A199C K67Q
c.199A>G €.A199G K67E
¢.200A>C ¢.A200C K67T
c.200A>T c.A200T K67M
€.201G>C ¢.G201C K67N
c.202C>A c.C202A L68lI
c.205T>A C.T205A F69l
c.206T>A C.T206A F69Y
€.207C>A arba ¢.207C>G ¢.C207A arba c.C207G F69L
c.208A>T Cc.A208T M70L
€.209T>A C.T209A M70K
€.209T>G €.T209G M70R
€.210G>C ¢.G210C M70I
€.211G>C c.G211C E71Q
c.212A>C c.A212C E71A
C.212A>G c.A212G E71G
C.212A>T C.A212T E71V
€.213G>C €.G213C E71D
C.214A>G c.A214G M72V
C.214A>T C.A214T M72L
c.215T>C €.T215C M72T
€.216G>A arba ¢.216G>T arba ¢.G216A arba ¢.G216T arba M721
€.216G>C €.G216C
C.217G>A c.G217A AT73T
c.217G>T c.G217T AT73S
€.218C>T c.C218T A73V
¢.[218C>T; 525C>G] €.C218T/C525G A73VID175E
€.220G>A €.G220A E74K
C.221A>G c.A221G E74G
C.221A>T C.A221T E74V
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2 lentelé. Pasidavimo gydymui Galafold (migalastatu) lentelé

Nukleotido pakitimas Nukleotido pakitimas Baltymy sekos
pakitimas

€.222G>C c.G222C E74D
€.223C>T c.C223T L75F

.224T>C c.T224C L75P

C.226A>G c.A226G M76V
€.227T>C c.T227C M76T
€.229G>A c.G229A V771

€.229G>C c.G229C V77L
.232T>C c.T232C S78P

€.233C>T c.C233T S78L

€.235G>A c.G235A E79K
€.235G>C c.G235C E79Q
.236A>C c.A236C E79A
€.236A>G c.A236G E79G
C.236A>T c.A236T E79V
C.237A>T c.A237T E79D
€.238G>A c.G238A G80S

€.238G>T c.G238T G80C
€.239G>A c.G239A G80D
€.239G>C c.G239C G80A
€.239G>T c.G239T G8ov
€.242G>T c.G242T W81L
C.244A>G c.A244G K82E
c.245A>C c.A245C K82T
c.245A>G c.A245G K82R
C.245A>T c.A245T K82M
€.246G>C c.G246C K82N
C.247G>A c.G247A D83N
c.248A>C c.A248C D83A
C.248A>G c.A248G D83G
C.248A>T c.A248T D83V
C.249T>A c.T249A D83E
c.250G>A c.G250A ABAT
€.250G>C c.G250C AB4P

€.250G>T c.G250T A84S

c.251C>A c.C251A AB4E
€.251C>G c.C251G AB4G
€.251C>T c.C251T A84V
€.253G>A c.G253A G85S

C.[253G>A,; 254G>A] c.G253A/G254A G85N
c.[253G>A,; 254G>T; 255T>C] €.G253A/G254T/T255G G85M
€.253G>C c.G253C G85R
€.253G>T c.G253T G85C
€.254G>A c.G254A G85D
€.254G>C c.G254C G85A
C.257A>T c.A257T Y86F

€.260A>G c.A260G E87G

€.261G>C arba c.261G>T €.G261C arba c.G261T E87D
C.262T>A c.T262A Y88N
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2 lentelé. Pasidavimo gydymui Galafold (migalastatu) lentelé

Nukleotido pakitimas Nukleotido pakitimas Baltymy sekos
pakitimas

€.262T>C €.T262C Y88H
€.263A>C c.A263C Y88S
€.263A>G €.A263G Y88C
€.265C>G €.C265G L89V
€.265C>T c.C265T L89F
c.271A>C c.A271C 191L
C.271A>T C.A271T 191F
c.272T>C c.T272C 191T
€.272T>G c.T272G 191S
€.273T>G c.T273G 191M
€.286A>G €.A286G M96V
C.286A>T C.A286T MO96L
€.287T>C €.T287C M96T
€.288G>A arba ¢.288G>T arba ¢.G288A arba ¢.G288T arba M96I
€.288G>C c.G288C
€.289G>A c.G289A A9TT
€.289G>C €.G289C A97P
€.289G>T c.G289T A97S
€.290C>A c.C290A A97D
€.290C>T €.C290T A7V
€.293C>A c.C293A P98H
€.293C>G €.C293G P98R
€.293C>T €.C293T PO8L
€.295C>G €.C295G Q99E
€.296A>C c.A296C Q99P
€.296A>G €.A296G Q99R
C.296A>T c.A296T Q99L
€.301G>C €.G301C D101H
¢.302A>C c.A302C D101A
¢.302A>G €.A302G D101G
c.302A>T c.A302T D101V
¢.303T>A c.T303A D101E
c.304T>A c.T304A S102T
€.304T>C €.T304C S102P
€.304T>G €.T304G S102A
¢.305C>T c.C305T S102L
¢.310G>A c.G310A G104S
c.311G>A c.G311A G104D
€.311G>C c.G311C G104A
c.311G>T c.G311T G104V
¢.313A>G €.A313G R105G
c.314G>A c.G314A R105K
€.314G>C c.G314C R105T
c.314G>T c.G314T R105I
c.316C>A c.C316A L106l
€.316C>G €.C316G L106V
c.316C>T c.C316T L106F
c.317T>A Cc.T317A L106H
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2 lentelé. Pasidavimo gydymui Galafold (migalastatu) lentelé

Nukleotido pakitimas Nukleotido pakitimas Baltymy sekos
pakitimas

c.317T>C c.T317C L106P
€.319C>A c.C319A Q107K
€.319C>G c.C319G Q107E
€.320A>G c.A320G Q107R
€.321G>C c.G321C Q107H
€.322G>A c.G322A A108T
€.323C>A c.C323A Al108E
€.323C>T c.C323T Al108V
€.325G>A c.G325A D109N
€.325G>C c.G325C D109H
€.325G>T c.G325T D109Y
€.326A>C c.A326C D109A
€.326A>G c.A326G D109G
€.327C>G c.C327G D109E
€.328C>A c.C328A P110T
€.334C>G c.C334G R112G
€.335G>A c.G335A R112H
€.335G>T c.G335T R112L
c.337T>A c.T337A F113I
€.337T>C arba c.339T>A arba €.T337C arba c.T339A arba F113L
€.339T>G €.T339G
€.337T>G €.T337G F113V
€.338T>A c.T338A F113Y
€.341C>T c.C341T P114L
€.343C>A c.C343A H115N
€.343C>G c.C343G H115D
.346G>C c.G346C G116R
c.350T>C c.T350C 11177
c.351T>G c.T351G 1117M
€.352C>T c.C352T R118C
€.361G>A c.G361A Al121T
.362C>T c.C362T Al121V
c.367T>A c.T367A Y123N
c.367T>G c.T367G Y123D
c.368A>C c.A368C Y123S
€.368A>G c.A368G Y123C
€.368A>T c.A368T Y123F
c.370G>A c.G370A V1241
c.371T>G c.T371G V124G
c.373C>A c.C373A H125N
€.373C>G c.C373G H125D
c.373C>T c.C373T H125Y
c.374A>G c.A374G H125R
c.374A>T c.A374T H125L
c.376A>G c.A376G S126G
C.376A>T c.A376T S126C
c.377G>T c.G377T S1261
c.379A>G c.A379G K127E
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2 lentelé. Pasidavimo gydymui Galafold (migalastatu) lentelé

Nukleotido pakitimas Nukleotido pakitimas Baltymy sekos
pakitimas

€.383G>A c.G383A G128E
€.383G>C c.G383C G128A
€.385C>G c.C385G L129V
€.388A>C c.A388C K130Q
c.389A>T c.A389T K130M
€.390G>C c.G390C K130N
€.391C>G c.C391G L131V
€.397A>C c.A397C 1133L
c.397A>G c.A397G 1133V
c.397A>T c.A397T 1133F
€.398T>C €.T398C 1133T
€.399T>G €.T399G 1133M
C.[399T>G; 434T>C] €.T399G/T434C 1133M/F145S
c.403G>A c.G403A Al135T
c.403G>T c.G403T Al135S
c.404C>A c.C404A Al135E
c.404C>G c.C404G Al135G
c.404C>T c.C404T Al35V
C.406G>A c.G406A D136N
c.407A>C c.A407C D136A
C.407A>T c.A407T D136V
c.408T>A arba c.408T>G c.T408A arba c.T408G D136E
c.409G>A c.G409A V1371
c.409G>C c.G409C V137L
c.410T>A c.T410A V137D
c.410T>C c.T410C V137A
c.410T>G c.T410G V137G
c.413G>C c.G413C G138A
c.415A>C c.A415C N139H
C.415A>T c.A415T N139Y
c.416A>G c.A416G N139S
C.416A>T c.A416T N139I
CAL7T>A c.T417A N139K
c.418A>C c.A418C K1400Q
c.418A>G c.A418G K140E
c.419A>C c.A419C K140T
c.419A>G c.A419G K140R
C.419A>T c.A419T K140l
C.420A>T c.A420T K140N
C.421A>T C.A421T T141S
c.427G>A c.G427A Al43T
c.428C>A c.C428A Al43E
€.428C>G €.C428G Al43G
c.428C>T c.C428T Al43V
c.430G>A c.G430A G144S
€.430G>C c.G430C G144R
c.430G>T c.G430T G144C
C.431G>A c.G431A G144D
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2 lentelé. Pasidavimo gydymui Galafold (migalastatu) lentelé

Nukleotido pakitimas Nukleotido pakitimas Baltymy sekos
pakitimas

€.431G>C c.G431C G144A
c.431G>T c.G431T G144V
€.433T>G €.T433G F145V
C.434T>A c.T434A F145Y
C.434T>C €.T434C F145S

c.434T>G €.T434G F145C
€.435C>G c.C435G F145L
c.436C>A c.C436A P146T
€.436C>G €.C436G P146A
c.436C>T c.C436T P146S

c.437C>A c.C437A P146H
c.437C>G c.C437G P146R
c.437C>T c.C437T P146L
c.440G>C c.G440C G147A
C.442A>G €.A442G S148G
C.442A>T C.A442T S148C
€.443G>C c.G443C S148T
c.446T>G c.T446G F149C
c.449G>A c.G449A G150E
c.449G>T c.G449T G150V
c.451T>G €.T451G Y151D
c.452A>C c.A452C Y151S
c.452A>G c.A452G Y151C
C.454T>A C.TA54A Y152N
c.454T>C c.T454C Y152H
c.454T>G €.T454G Y152D
c.455A>C c.A455C Y152S
c.455A>G c.A455G Y152C
C.455A>T C.A455T Y152F
c.457G>A c.G457A D153N
c.457G>C €.G457C D153H
c.457G>T c.G457T D153Y
c.458A>C c.A458C D153A
C.458A>T c.A458T D153V
C.465T>A arba c.465T>G c.T465A arba . T465G D155E
€.466G>A c.G466A A156T
c.466G>T c.G466T A156S
c.467C>G c.C467G A156G
c.467C>T c.C467T A156V
c.469C>A c.C469A Q157K
€.469C>G c.C469G Q157E
c.470A>C c.A470C Q157P
c.470A>T c.A470T Q157L
c.471G>C arba c.471G>T c.GA71C arba c.G4A71T Q157H
cA472A>G c.A472G T158A
CAT2A>ST c.A472T T158S
c.473C>A c.C473A T158N
c.473C>T c.C473T T158I
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2 lentelé. Pasidavimo gydymui Galafold (migalastatu) lentelé

Nukleotido pakitimas Nukleotido pakitimas Baltymy sekos
pakitimas

CAT5T>A c.T475A F1591
c.475T>G c.T475G F159VvV
C.A76T>A C.T476A F159Y
c.476T>G c.T476G F159C
CATIT>A c.T477A F159L
c.478G>A c.G478A Al160T
c.478G>T c.G478T A160S
c.479C>A c.C479A A160D
c.479C>G c.C479G Al160G
c.479C>T c.C479T Al60V
C.481G>A c.G481A D161N
c.481G>C c.G481C D161H
c.481G>T c.G481T D161Y
C.482A>T c.A482T D161V
c.484T>G €.T484G W162G
c.485G>C €.G485C W162S
c.490G>A c.G490A V164l
c.490G>T c.G490T V164L
c.4917T>C c.T491C V164A
c.493G>A c.G493A D165N
€.493G>C €.G493C D165H
c.494A>C c.A494C D165A
c.494A>G c.A494G D165G
c.495T>A c.T495A D165E
€.496_497delinsTC €.496_497delinsTC L166S
c.496C>A c.C496A L166M
€.496C>G c.C496G L166V
C.[496C>G; 497T>C] €.C496G/T497G L166G
CA497T>A c.T497A L166Q
c.499C>A c.C499A L1671
€.499C>G €.C499G L167V
c.505T>A c.T505A F169I
c.505T>G c.T505G F169V
c.506T>A c.T506A F169Y
c.506T>C c.T506C F169S
c.506T>G c.T506G F169C
c.507T>A c.T507A F169L
c.511G>A c.G511A G171S
€.512G>C c.G512C G171A
c.512G>T c.G512T G171V
c.5177>C c.T517C Y173H
c.518A>C c.A518C Y173S
c.518A>G c.A518G Y173C
C.518A>T c.A518T Y173F
c.520T>C c.T520C Cl174R
€.520T>G c.T520G C174G
€.523G>C c.G523C D175H
€.523G>T c.G523T D175Y
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2 lentelé. Pasidavimo gydymui Galafold (migalastatu) lentelé

Nukleotido pakitimas Nukleotido pakitimas Baltymy sekos
pakitimas

€.524A>G €.A524G D175G
C.524A>T c.A524T D175V
€.525C>G arba ¢.525C>A €.C525G arba c.C525A D175E
€.526A>T c.A526T S176C
€.528T>A c.T528A S176R
€.529T>A c.T529A L177M
€.529T>G €.T529G L177V
¢.530T>C €.T530C L177S
¢.530T>G €.T530G L177W
€.531G>C c.G531C L177F
€.532G>A c.G532A E178K
€.532G>C ¢.G532C E178Q
€.533A>C c.A533C E178A
€.533A>G €.A533G E178G
c.538T>A c.T538A L180M
€.538T>G €.T538G L180V
€.539T>C €.T539C L180S
€.539T>G €.T539G L180W
€.540G>C arba ¢.540G>T €.G540C arba ¢.G540T L180F
c.541G>A c.Gh41A Al81T
€.541G>C c.G541C Al181P
€.542C>T c.C542T Al181V
€.544G>T C.G544T D182Y
c.545A>C c.A545C D182A
c.545A>G €.A545G D182G
C.545A>T c.A545T D182V
C.546T>A C.TH546A D182E
c.548G>A c.G548A G183D
€.548G>C €.G548C G183A
c.550T>A c.T550A Y184N
¢.550T>C €.T550C Y184H
c.551A>C c.A551C Y184S
€.551A>G €.A551G Y184C
c.551A>T c.A551T Y 184F
¢.553A>C c.A553C K185Q
€.553A>G €.A553G K185E
€.554A>C c.A554C K185T
C.554A>T c.A554T K185M
€.555G>C €.G555C K185N
c.556C>A c.C556A H186N
€.556C>G €.C556G H186D
€.556C>T c.C556T H186Y
C.557A>T C.AS57T H186L
€.558C>G ¢.C558G H186Q
¢.559 564dup €.559 564dup p.M187 S188dup
c.559A>T c.A559T M187L
€.559A>G €.A559G M187V
¢.560T>C €.T560C M187T
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2 lentelé. Pasidavimo gydymui Galafold (migalastatu) lentelé

Nukleotido pakitimas Nukleotido pakitimas Baltymy sekos
pakitimas

€.561G>T arba c.561G>A arba ¢.G561T arba c.G561A arba M1871
€.561G>C c.G561C
€.562T>A c.T562A S188T
€.562T>C €.T562C S188P
€.562T>G €.T562G S188A
€.563C>A c.C563A S188Y
€.563C>G ¢.C563G S188C
€.563C>T c.C563T S188F
€.565T>G €.T565G L189V
€.566T>C €.T566C L189S
€.567G>C arba ¢.567G>T ¢.G567C arba c.G567T L189F
c.568G>A c.G568A A190T
€.568G>T c.G568T A190S
€.569C>A c.C569A A190D
€.569C>G ¢.C569G A190G
€.569C>T c.C569T A190V
c.571C>A c.C571A L191M
c.571C>G c.C571G L191V
c.572T>A c.T572A L191Q
c.574A>C c.A574C N192H
c.574A>G C.A574G N192D
c.575A>C c.A575C N192T
c.575A>G c.A575G N192S
c.576T>A C.T576A N192K
c.577A>G c.A577G R193G
C.577A>ST c.A577T R193W
€.578G>C ¢.G578C R193T
c.578G>T c.G578T R193M
¢.580A>C c.A580C T194P
€.580A>G €.A580G T194A
¢.580A>T arba c.581C>G ¢.A580T arba c.C581G T194S
c.581C>A c.C581A T194N
c.581C>T c.C581T T1941
€.583G>A c.G583A G195S
€.583G>C ¢.G583C G195R
€.583G>T €.G583T G195C
€.584G>T c.G584T G195V
€.586A>G €.A586G R196G
c.587G>A c.G587A R196K
€.587G>C ¢.G587C R196T
c.587G>T c.G587T R1961
€.589A>G €.A589G S197G
€.589A>T c.A589T S197C
€.590G>A c.G590A S197N
€.590G>C ¢.G590C S197T
€.590G>T ¢.G590T S1971
€.593T7>C €.T593C 1198T
€.593T>G €.T593G 1198S
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2 lentelé. Pasidavimo gydymui Galafold (migalastatu) lentelé

Nukleotido pakitimas Nukleotido pakitimas Baltymy sekos
pakitimas

€.594T>G €.T594G 1198M
€.595G>A c.G595A V199M
€.595G>C c.G595C V199L
C.596T>A c.T596A V199E
€.596T>C c.T596C V199A
€.596T>G €.T596G V199G
c.598T>A c.T598A Y200N
€.599A>C c.A599C Y200S
€.599A>G c.A599G Y200C
C.601T>A c.T601A S201T
€.601T>G c.T601G S201A
€.602C>A c.C602A S201Y
€.602C>G c.C602G S201C
€.602C>T c.C602T S201F
€.607G>C €.G607C E203Q
€.608A>C c.A608C E203A
C.608A>G c.A608G E203G
C.608A>T c.A608T E203V
€.609G>C arba c.609G>T ¢.G609C arba ¢.G609T E203D
€.610T>G c.T610G W204G
€.611G>C c.G611C W204S
c.611G>T c.G611T W204L
€.613C>A c.C613A P205T
€.613C>T c.C613T P205S
c.614C>T c.C614T P205L
c.616C>A c.C616A L2061
€.616C>G c.C616G L206V
€.616C>T c.C616T L206F
C.617T>A c.T617A L206H
c.617T>G c.T617G L206R
.619T>C c.T619C Y207H
€.620A>C c.A620C Y207S
C.620A>T c.A620T Y207F
C.623T>A c.T623A M208K
.623T>G c.T623G M208R
C.625T>A c.T625A W209R
€.625T>G c.T625G W209G
€.627G>C c.G627C W209C
€.628C>A c.C628A P210T
€.628C>T c.C628T P210S
C.629C>A c.C629A P210H
€.629C>T c.C629T P210L
€.631T>C c.T631C F211L
€.631T>G c.T631G F211V
C.632T>A c.T632A F211Y
€.632T>C c.T632C F211S
€.632T>G c.T632G F211C
€.635A>C c.A635C Q212P
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2 lentelé. Pasidavimo gydymui Galafold (migalastatu) lentelé

Nukleotido pakitimas Nukleotido pakitimas Baltymy sekos
pakitimas

C.636A>T c.AB36T Q212H
€.637A>C c.A637C K213Q
€.637A>G c.A637G K213E
c.638A>G c.A638G K213R
C.638A>T c.A638T K213M
c.640C>A c.C640A P214T
€.640C>G c.C640G P214A
c.640C>T c.C640T P214S
C.641C>A c.C641A P214H
€.641C>G c.C641G P214R
c.641C>T c.C641T P214L
€.643A>C €.A643C N215H
C.643A>G c.A643G N215D
C.643A>T c.A643T N215Y
c.644A>C c.A644C N215T
c.644A>G c.A644G N215S
C.[644A>G; 937G>T] c.A644G/G937T N215S/D313Y
C.644A>T c.A644T N215I
C.645T>A c.T645A N215K
C.646T>A c.T646A Y216N
.646T>C c.T646C Y216H
c.646T>G c.T646G Y216D
c.647A>C c.A647C Y216S
c.647A>G c.A647G Y216C
C.647TA>T c.AG47TT Y216F
€.649A>C c.A649C T217P
€.649A>G €.A649G T217A
C.649A>T c.A649T T217S
C.650C>A c.C650A T217K
.650C>G c.C650G T217R
€.650C>T c.C650T T2171
€.652G>A c.G652A E218K
€.652G>C c.G652C E218Q
€.653A>C c.A653C E218A
c.653A>G c.A653G E218G
€.653A>T c.A653T E218V
C.654A>T c.AB654T E218D
€.655A>C c.A655C 1219L
C.655A>T C.A655T 1219F
C.656T>A c.T656A 219N
.656T>C c.T656C 1219T
c.656T>G c.T656G 1219S
C.657C>G c.C657G 1219M
C.659G>A c.G659A R220Q
€.659G>C c.G659C R220P
€.659G>T c.G659T R220L
C.661C>A c.C661A Q221K
€.661C>G c.C661G Q221E
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2 lentelé. Pasidavimo gydymui Galafold (migalastatu) lentelé

Nukleotido pakitimas Nukleotido pakitimas Baltymy sekos
pakitimas

€.662A>C c.A662C Q221P
C.662A>G c.A662G Q221R
C.662A>T c.A662T Q221L
.663G>C c.G663C Q221H
C.664T>A c.T664A Y222N
€.664T>C c.T664C Y222H
.664T>G c.T664G Y?222D
€.665A>C c.A665C Y222S
C.665A>G c.A665G Y222C
c.670A>C c.A670C N224H
C.671A>C c.A671C N224T
c.671A>G c.A671G N224S
€.673C>G c.C673G H225D
€.679C>G c.C679G R227G
€.682A>C c.A682C N228H
c.682A>G c.A682G N228D
C.683A>C c.A683C N228T
C.683A>G c.A683G N228S
C.683A>T c.A683T N228I

C.685T>A c.T685A F229I1

C.686T>A c.T686A F229Y
c.686T>C c.T686C F229S

c.687T>A arba c.687T>G c.T687A arba c.T687G F229L
.688G>C c.G688C A230P
C.689C>A c.C689A A230D
.689C>G c.C689G A230G
€.689C>T c.C689T A230V
c.694A>C c.A694C 1232L

C.694A>G c.A694G 1232V

€.695T>C c.T695C 1232T

€.696T>G c.T696G 1232M
€.698A>C c.A698C D233A
C.698A>G c.A698G D233G
C.698A>T c.A698T D233V
C.699T>A c.T699A D233E
c.703T>A c.T703A S235T
c.703T>G c.T703G S235A
C.710A>T c.A710T K2371

c.712A>G c.A712G S238G
C.712A>T c.A712T S238C
c.713G>A c.G713A S238N
.713G>C c.G713C S238T
c.713G>T c.G713T S238l

C.715A>T C.A715T 1239L

c.716T>C c.T716C 1239T

c.717A>G c.A717G 1239M
c.718A>G c.A718G K240E
C.719A>G c.A719G K240R
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2 lentelé. Pasidavimo gydymui Galafold (migalastatu) lentelé

Nukleotido pakitimas Nukleotido pakitimas Baltymy sekos
pakitimas

C.719A>T Cc.A719T K240M
€.720G>C arba ¢.720G>T ¢.G720C arba c.G720T K240N
C.721A>T C.A721T S241C
€.722G>C c.G722C S241T
C.722G>T c.G722T S2411
C.724A>C c.A724C 12421
C.724A>G C.A724G 1242V
C.724A>T C.A724T 1242F
C.725T>A c.T725A 1242N
c.725T>C c.T725C 1242T
C.725T>G c.T725G 12425
€.726C>G c.C726G 1242M
C.727T>A c.T727A L243M
c.727T>G c.T727G L243V
€.728T>C c.T728C L243S
C.728T>G c.T728G L243W
€.729G>C arba ¢.729G>T €.G729C arba c.G729T L243F
€.730G>A c.G730A D244N
€.730G>C c.G730C D244H
€.730G>T ¢.G730T D244Y
c.731A>C c.A731C D244A
€.731A>G c.A731G D244G
C.731A>T C.A731T D244V
€.732C>G c.C732G D244E
€.733T>G €.T733G W245G
€.735G>C ¢.G735C W245C
€.736A>G c.A736G T246A
c.737C>A c.C737A T246K
€.737C>G c.C737G T246R
c.737C>T c.C737T T2461
C.739T>A C.T739A S247T
€.739T>G €.T739G S247A
C.740C>A c.C740A S247Y
€.740C>G c.C740G S247C
C.740C>T c.C740T S247F
C.742T>G c.T742G F248Vv
C.743T>A c.T743A F248Y
€.743T>G c.T743G F248C
C.744T>A c.T744A F248L
c.745A>C c.A745C N249H
C.745A>G C.A745G N249D
C.745A>T Cc.A745T N249Y
C.746A>C c.A746C N249T
C.746A>G C.A746G N249S
C.746A>T C.A746T N249I
€.747C>G arba c.747C>A c.C747G arba c.C747A N249K
C.748C>A c.C748A Q250K
€.748C>G c.C748G Q250E
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2 lentelé. Pasidavimo gydymui Galafold (migalastatu) lentelé

Nukleotido pakitimas Nukleotido pakitimas Baltymy sekos
pakitimas

C.749A>C c.A749C Q250P
C.749A>G c.A749G Q250R
C.749A>T C.A749T Q250L
€.750G>C c.G750C Q250H
C.751G>A c.G751A E251K
.751G>C c.G751C E251Q
c.752A>G c.A752G E251G
C.752A>T C.A752T E251V
C.754A>G c.A754G R252G
C.757A>G c.A757G 1253V
C.757A>T C.A757T 1253F
C.758T>A c.T758A 1253N
C.758T>C c.T758C 1253T
C.758T>G c.T758G 1253S
C.760-762delGTT arba €.760_762delGTT arba p.V254del
€.761-763del €.761_763del
c.760G>T c.G760T V254F
C.761T>A c.T761A V254D
c.761T>C c.T761C V254A
C.761T>G c.T761G V254G
C.763G>A c.G763A D255N
€.763G>C c.G763C D255H
c.763G>T c.G763T D255Y
C.764A>C c.A764C D255A
C.764A>T C.AT64T D255V
C.765T>A c.T765A D255E
.766G>C c.G766C V256L
C.767T>A c.T767A V256D
C.767T>G c.T767G V256G
C.769G>A c.G769A A257T
C.769G>C c.G769C A257P
C.769G>T c.G769T A257S
c.770C>G c.C770G A257G
c.770C>T c.C770T A257V
C.772G>C arba c.772G>A c.G772C arba c.G772A G258R
c.773G>A c.G773A G258E
c.773G>T c.G773T G258V
C.775C>A c.C775A P259T
c.775C>G c.C775G P259A
c.775C>T c.C775T P259S
C.776C>A c.C776A P259Q
C.776C>G c.C776G P259R
c.776C>T c.C776T P259L
c.778G>T c.G778T G260W
C.779G>A c.G779A G260E
C.779G>C c.G779C G260A
c.781G>A c.G781A G261S
.781G>C c.G781C G261R
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2 lentelé. Pasidavimo gydymui Galafold (migalastatu) lentelé

Nukleotido pakitimas Nukleotido pakitimas Baltymy sekos
pakitimas

c.781G>T c.G781T G261C
€.782G>C c.G782C G261A
c.787A>C c.A787C N263H
€.788A>C c.A788C N263T
C.788A>G c.A788G N263S
€.790G>A c.G790A D264N
€.790G>C c.G790C D264H
€.790G>T c.G790T D264Y
€.793C>G ¢.C793G P265A
C.794C>A c.C794A P265Q
C.794C>T c.C794T P265L
c.799A>G c.A799G M267V
C.799A>T C.A799T M267L
¢.800T>C €.T800C M267T
€.802T>A c.T802A L268l
c.804A>T c.A804T L268F
€.805G>A c.G805A V269M
€.805G>C €.G805C V269L
€.806T>C €.T806C V269A
€.808A>C ¢.A808C 1270L
€.808A>G ¢.A808G 1270V
€.809T>C €.T809C 1270T
€.809T>G €.T809G 1270S
c.810T>G c.T810G 1270M
c.811G>A c.G811A G271S
c.[811G>A; 937G>T] c.G811A/G937T G271S/D313Y
c.812G>A c.G812A G271D
€.812G>C c.G812C G271A
c.814A>G c.A814G N272D
c.818T>A C.T818A F273Y
€.823C>A c.C823A L275I
€.823C>G €.C823G L275V
€.827G>A c.G827A S276N
€.827G>C c.G827C S276T
€.829T>G €.T829G W277G
€.830G>T c.G830T W277L
€.831G>T arba ¢.831G>C ¢.G831T arba ¢.G831C W277C
C.832A>T C.A832T N278Y
C.833A>T C.A833T N278I
€.835C>G €.C835G Q279E
€.838C>A c.C838A Q280K
€.839A>G €.A839G Q280R
€.839A>T c.A839T Q280L
€.840A>T arba ¢.840A>C €.A840T arba c.A840C Q280H
€.841G>C c.G841C V281L
C.842T>A C.T842A V281E
.842T>C €.T842C V281A
€.842T>G €.T842G V281G
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2 lentelé. Pasidavimo gydymui Galafold (migalastatu) lentelé

Nukleotido pakitimas Nukleotido pakitimas Baltymy sekos
pakitimas

€.844A>G €.A844G T282A
C.844A>T c.A844T T282S
€.845C>T c.C845T T2821
€.847C>G c.C847G Q283E
C.848A>T c.A848T Q283L
€.849G>C €.G849C Q283H
€.850A>G €.A850G M284V
c.850A>T c.A850T M284L
€.851T>C €.T851C M284T
€.852G>C ¢.G852C M284I
€.853G>A c.G853A A285T
€.854C>G €.C854G A285G
€.854C>T c.C854T A285V
€.856C>G €.C856G L286V
€.856C>T c.C856T L286F
c.857T>A C.T857A L286H
€.860G>T ¢.G860T W287L
€.862G>C ¢.G862C A288P
€.862G>T c.G862T A288S
€.863C>G €.C863G A288G
€.863C>T c.C863T A288V
€.865A>C c.A865C 1289L
€.865A>G €.A865G 1289V
€.866T>C €.T866C 1289T
€.866T>G €.T866G 1289S
€.868A>C arba c.868A>T ¢.A868C arba c.A868T M290L
€.868A>G €.A868G M290V
€.869T>C €.T869C M290T
€.870G>A arba ¢.870G>C arba ¢.G870A arba ¢.G870C arba M290I
c.870G>T c.G870T
c.871G>A c.G871A A291T
c.871G>T c.G871T A291S
c.872C>G c.C872G A291G
c.874G>T c.G874T A292S
c.875C>G €.C875G A292G
c.877C>A c.C877A P293T
€.880T>A c.T880A L2941
€.880T>G €.T880G L294V
€.881T>C €.T881C L294S
C.882A>T c.A882T L294F
€.883T>A €.T883A F2951
€.883T>G €.T883G F295V
€.884T>A c.T884A F295Y
€.884T>C €.T884C F295S
€.884T>G €.T884G F295C
€.886A>G c.A886G M296V
€.886A>T arba c.886A>C c.A886T arba c.A886C M296L
c.887T>C €.T887C M296T
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2 lentelé. Pasidavimo gydymui Galafold (migalastatu) lentelé

Nukleotido pakitimas Nukleotido pakitimas Baltymy sekos
pakitimas

€.888G>A arba ¢.888G>T arba ¢.G888A arba ¢.G888T arba M296I
€.888G>C €.G888C

€.889T>A c.T889A S297T
€.892A>G €.A892G N298D
€.893A>C €.A893C N298T
€.893A>G €.A893G N298S
€.893A>T c.A893T N298I
€.895G>A c.G895A D299N
€.895G>C €.G895C D299H
€.897C>G arba c.897C>A €.C897G arba c.C897A D299E
c.898C>A c.C898A L300l
€.898C>G €.C898G L300V
€.898C>T c.C898T L.300F
€.899T7>C €.T899C L300P
€.901C>G c.C901G R301G
€.902G>A c.G902A R301Q
€.902G>C ¢.G902C R301P
€.902G>T €.G902T R301L
€.904C>A c.C904A H302N
€.904C>G €.C904G H302D
€.904C>T c.Co04T H302Y
€.905A>T c.A905T H302L
€.907A>G c.A907G 1303V
c.907A>T Cc.A907T 1303F
c.908T>A c.T908A 1I303N
€.908T>C €.T908C 1303T
€.908T>G €.T908G 1303S
c.911G>A c.G911A S304N
€.911G>C c.G911C S304T
c.911G>T c.G911T S3041
€.916C>G €.C916G Q306E
c.917A>C c.A917C Q306P
C.917A>T c.A917T Q306L
€.919G>A c.G919A A307T
€.919G>C ¢.G919C A307P
€.919G>T c.G919T A307S
€.920C>A ¢.C920A A307D
€.920C>G €.C920G A307G
€.920C>T c.C920T A307V
€.922A>C c.A922C K308Q
€.922A>G €.A922G K308E
€.923A>G €.A923G K308R
€.923A>T c.A923T K308l
€.924A>T arba c.924A>C €.A924T arba c.A924C K308N
€.925G>A c.G925A A309T
€.925G>C €.G925C A309P
€.926C>A c.C926A A309D
€.926C>T c.C926T A309V
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2 lentelé. Pasidavimo gydymui Galafold (migalastatu) lentelé

Nukleotido pakitimas Nukleotido pakitimas Baltymy sekos
pakitimas

€.928C>A c.C928A L310I
€.928C>G c.C928G L310V
€.928C>T c.C928T L310F
c.931C>A c.C931A L311I
€.931C>G c.C931G L311V
€.934C>A c.C934A Q312K
€.934C>G c.C934G Q312E
€.935A>G c.A935G Q312R
C.935A>T c.A935T Q312L
€.936G>T arba ¢.936G>C €.G936T arba c.G936C Q312H
c.937G>T c.G937T D313Y
c.[937G>T; 1232G>A] c.G937T/G1232A D313Y/G411D
€.938A>G c.A938G D313G
€.938A>T c.A938T D313V
€.939T>A €.T939A D313E
€.940A>G €.A940G K314E
c.941A>C c.A941C K314T
C.941A>T C.A%41T K314M
€.942G>C c.G942C K314N
€.943G>A c.G943A D315N
€.943G>C €.G943C D315H
€.943G>T c.G943T D315Y
c.944A>C c.A944C D315A
c.944A>G c.A%44G D315G
C.944A>T c.A%44T D315V
C.946G>A c.G946A V316l
.946G>C c.G946C V316L
c.947T>C c.T947C V316A
c.9477>G €.T947G V316G
€.949A>C c.A949C 1317L
€.949A>G €.A949G 1317V
c.950T>C €.T950C 1317T
c.951T>G €.T951G 1317M
€.952G>A c.G952A A318T
€.952G>C c.G952C A318P
€.953C>A c.C953A A318D
€.953C>T c.C953T A318V
C.955A>T c.A955T I319F
€.956T>C €.T956C 1319T
€.957C>G c.C957G 1319M
€.958A>C c.A958C N320H
€.959A>C c.A959C N320T
€.959A>G c.A959G N320S
C.959A>T c.A959T N320I
c.961C>A c.C961A Q321K
€.962A>G c.A962G Q321R
C.962A>T c.A962T Q321L
€.963G>C arba ¢.963G>T €.G963C arba ¢.G963T Q321H
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2 lentelé. Pasidavimo gydymui Galafold (migalastatu) lentelé

Nukleotido pakitimas Nukleotido pakitimas Baltymy sekos
pakitimas

€.964G>A c.G964A D322N
€.964G>C €.G964C D322H
€.965A>C €.A965C D322A
C.965A>T C.A965T D322V
€.966C>A arba ¢.966C>G ¢.C966A arba c.C966G D322E
€.967C>A c.C967A P323T
€.968C>G €.C968G P323R
c.970T>G €.T970G 324V
c.971T>G c.T971G L324W
€.973G>A c.G973A G325S
€.973G>C €.G973C G325R
€.973G>T c.G973T G325C
€.974G>C c.G974C G325A
€.974G>T c.G974T G325V
€.976A>C c.A976C K326Q
€.976A>G c.A976G K326E
c.977A>C c.A977C K326T
c.977A>G c.A977G K326R
C.977A>T C.A97TT K326M
€.978G>C arba c.978G>T €.G978C arba c.G978T K326N
€.979C>G €.C979G Q327E
€.980A>C c.A980C Q327P
c.980A>T c.A980T Q327L
c.981A>T c.A981T Q327H
€.983G>C €.G983C G328A
€.985T>A c.T985A Y329N
€.985T>C €.T985C Y329H
€.985T>G €.T985G Y329D
€.986A>G €.A986G Y329C
C.986A>T c.A986T Y329F
€.988C>A c.C988A Q330K
€.988C>G €.C988G Q330E
€.989A>C €.A989C Q330P
€.989A>G €.A989G Q330R
€.990G>C €.G990C Q330H
€.991C>G c.C991G L331V
€.992T>A c.T992A L331H
€.992T>C €.T992C L331P
€.992T>G €.T992G L331R
€.994A>G €.A994G R332G
€.995G>C €.G995C R332T
€.995G>T c.G995T R332I
€.996A>T c.A996T R332S
€.997C>G €.C997G Q333E
€.998A>C €.A998C Q333P
C.998A>T c.A998T Q333L
€.1000G>C €.G1000C G334R
¢.1001G>A c.G1001A G334E
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2 lentelé. Pasidavimo gydymui Galafold (migalastatu) lentelé

Nukleotido pakitimas Nukleotido pakitimas Baltymy sekos
pakitimas

c.1001G>T c.G1001T G334V
c.1003G>T c.G1003T D335Y
c.1004A>C c.A1004C D335A
c.1004A>G c.A1004G D335G
c.1004A>T c.A1004T D335V
.1005C>G c.C1005G D335E
c.1006A>G c.A1006G N336D
c.1006A>T c.A1006T N336Y
c.1007A>C c.A1007C N336T
c.1007A>G c.A1007G N336S
c.1007A>T c.A1007T N336I

.1009T>G €.T1009G F337Vv
c.1010T>A c.T1010A F337Y
.1010T>C c.T1010C F337S

c.1010T>G €.T1010G F337C

c.1011T>A c.T1011A F337L

c.1012G>A c.G1012A E338K
c.1013A>C c.A1013C E338A
c.1013A>G c.A1013G E338G
c.1013A>T c.A1013T E338V
c.1014A>T c.A1014T E338D
c.1015G>A c.G1015A V339M
c.1016T>A c.T1016A V339E
c.1016T>C c.T1016C V339A
c.1021G>C c.G1021C E3410Q
c.1022A>C c.A1022C E341A
c.1027C>A c.C1027A P343T

c.1027C>G c.C1027G P343A
c.1027C>T c.C1027T P343S

c.1028C>T c.C1028T P343L

.1030C>G c.C1030G L344V
c.1030C>T c.C1030T L344F

c.1031T>G €.T1031G L344R
.1033T>C c.T1033C S345P

c.1036G>T c.G1036T G346C
c.1037G>A c.G1037A G346D
.1037G>C c.G1037C G346A
c.1037G>T c.G1037T G346V
c.1039T>A c.T1039A L3471

c.1043C>A c.C1043A A348D
.1046G>C €.G1046C W349S
c.1046G>T c.G1046T W349L
c.1047G>C c.G1047C W349C
c.1048G>A c.G1048A A350T
c.1048G>T c.G1048T A350S
c.1049C>G c.C1049G A350G
€.1049C>T c.C1049T A350V
c.1052T>A c.T1052A V351E
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2 lentelé. Pasidavimo gydymui Galafold (migalastatu) lentelé

Nukleotido pakitimas Nukleotido pakitimas Baltymy sekos
pakitimas

.1052T>C c.T1052C V351A
c.1054G>A c.G1054A A352T
€.1054G>T c.G1054T A352S
.1055C>G c.C1055G A352G
c.1055C>T c.C1055T A352V
c.1057A>T c.A1057T M353L
c.1058T>A c.T1058A M353K
.1058T>C c.T1058C M353T
c.1061T>A c.T1061A 1354K
c.1061T>G c.T1061G I354R
c.1063A>C c.A1063C N355H
c.1063A>G c.A1063G N355D
c.1063A>T c.A1063T N355Y
c.1064A>G c.A1064G N355S
.1066C>G c.C1066G R356G
c.1066C>T c.C1066T R356W
c.1067G>A c.G1067A R356Q
c.1067G>C c.G1067C R356P
c.1067G>T c.G1067T R356L
.1069C>G c.C1069G Q357E
c.1072G>C c.G1072C E358Q
c.1073A>C c.A1073C E358A
c.1073A>G c.A1073G E358G
€.1074G>T arba c.1074G>C c.G1074T arba ¢.G1074C E358D
c.1075A>C c.A1075C 1359L
c.1075A>G c.A1075G 1359V
c.1075A>T c.A1075T I359F
c.1076T>A c.T1076A I1359N
c.1076T>C c.T1076C 1359T
c.1076T>G c.T1076G 1359S
c.1078G>A c.G1078A G360S
c.1078G>C €.G1078C G360R
c.1078G>T c.G1078T G360C
c.1079G>A c.G1079A G360D
c.1079G>C €.G1079C G360A
c.1082G>A c.G1082A G361E
.1082G>C c.G1082C G361A
c.1084C>A c.C1084A P362T
€.1084C>G c.C1084G P362A
c.1084C>T c.C1084T P362S
c.1085C>A c.C1085A P362H
c.1085C>G c.C1085G P362R
c.1085C>T c.C1085T P362L
c.1087C>A c.C1087A R363S
c.1087C>G c.C1087G R363G
c.1087C>T c.C1087T R363C
c.1088G>A c.G1088A R363H
c.1088G>T c.G1088T R363L
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2 lentelé. Pasidavimo gydymui Galafold (migalastatu) lentelé

Nukleotido pakitimas Nukleotido pakitimas Baltymy sekos
pakitimas

.1090T>C c.T1090C S364P

c.1091C>G c.C1091G S364C
c.1093T>A c.T1093A Y 365N
.1093T>G €.T1093G Y365D
c.1094A>C c.A1094C Y365S
c.1094A>T c.A1094T Y365F
c.1096A>C c.A1096C T366P

c.1096A>T c.A1096T T366S
c.1097C>A c.C1097A T366N
c.1097C>T c.C1097T T366I

c.1099A>C c.A1099C 1367L

c.1099A>T c.A1099T 1367F

c.1101C>G c.C1101G 1367M
c.1102G>A c.G1102A A368T
.1102G>C €.G1102C A368P
.1103C>G c.C1103G A368G
c.1105G>A c.G1105A V369l

c.1105G>C c.G1105C V369L
c.1105G>T c.G1105T V369F
c.1106T>C c.T1106C V369A
c.1106T>G €.T1106G V369G
c.1108G>A c.G1108A A370T
.1108G>C c.G1108C A370P
c.1109C>A c.C1109A A370D
c.1109C>G c.C1109G A370G
c.1109C>T c.C1109T A370V
c.1111T>A c.T1111A S371T

c.1112C>G c.C1112G S371C
c.1117G>A c.G1117A G373S
c.1117G>T c.G1117T G373C
c.1118G>C c.G1118C G373A
c.1120A>G c.A1120G K374E
c.1121A>C c.A1121C K374T
c.1121A>G c.A1121G K374R
c.1121A>T c.A1121T K374l

.1123G>C €.G1123C G375R
c.1124G>A c.G1124A G375E
.1124G>C €.G1124C G375A
c.1126G>A c.G1126A V376M
c.1126G>C €.G1126C V376L
c.1127T>A c.T1127A V376E
c.11277>G c.T1127G V376G
c.1129G>A c.G1129A A377T
€.1129G>C €.G1129C A377P
c.1129G>T c.G1129T A377S
c.1130C>G c.C1130G A377G
c.1135A>G c.A1135G N379D
c.1136A>C c.A1136C N379T
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2 lentelé. Pasidavimo gydymui Galafold (migalastatu) lentelé

Nukleotido pakitimas Nukleotido pakitimas Baltymy sekos
pakitimas

c.1136A>T c.A1136T N379I
c.1137T>A c.T1137A N379K
c.1138C>A c.C1138A P380T
.1138C>G c.C1138G P380A
c.1139C>A c.C1139A P380H
.1139C>G c.C1139G P380R
€.1139C>T c.C1139T P380L
c.1142C>A c.C1142A A381D
c.1147T>A c.T1147A F383I
c.1148T>A c.T1148A F383Y
c.1148T>G €.T1148G F383C
c.1150A>T c.A1150T 1384F
c.1151T>C c.T1151C 1384T
.1152C>G c.C1152G 1384M
c.1153A>G c.A1153G T385A
€.1154C>T c.C1154T T385I
c.1156C>A c.C1156A Q386K
c.1157A>T c.A1157T Q386L
.1158G>C €.G1158C Q386H
c.1159C>A c.C1159A L3871
c.1159C>T c.C1159T L387F
c.1160T>A c.T1160A L387H
c.1160T>G c.T1160G L387R
c.1162C>A c.C1162A L388I
.1162C>G c.C1162G L388V
c.1162C>T c.C1162T L388F
c.1163T>A c.T1163A L388H
c.1163T>G €.T1163G L388R
c.1168G>A c.G1168A V390M
c.1171A>C c.A1171C K391Q
c.1171A>G c.Al171G K391E
c.1172A>C c.Al172C K391T
c.1172A>G c.A1172G K391R
c.1172A>T c.A1172T K391l
c.1173A>T c.A1173T K391N
c.1174A>G c.Al174G R392G
c.1174A>T c.A1174T R392W
c.1175G>A c.G1175A R392K
c.1175G>C c.G1175C R392T
c.1175G>T c.G1175T R392M
c.1177A>C c.A1177C K393Q
c.1177A>G c.Al1177G K393E
c.1178A>C c.Al1178C K393T
c.1179G>C €.G1179C K393N
c.1180C>A c.C1180A L3941
c.1181T>A c.T1181A L394Q
c.1181T>C c.T1181C L394P
c.1181T>G c.T1181G L394R
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2 lentelé. Pasidavimo gydymui Galafold (migalastatu) lentelé

Nukleotido pakitimas Nukleotido pakitimas Baltymy sekos
pakitimas

.1183G>C €.G1183C G395R
c.1184G>A c.G1184A G395E
.1184G>C c.G1184C G395A
c.1186T>A c.T1186A F396I
.1186T>G €.T1186G F396V
c.1187T>G c.T1187G F396C
.1188C>G c.C1188G F396L
c.1189T>A c.T1189A Y397N
c.1189T>C c.T1189C Y397H
c.1190A>C c.A1190C Y397S
c.1190A>G c.A1190G Y397C
c.1190A>T c.A1190T Y397F
€.1192G>A c.G1192A E398K
€.1192G>C c.G1192C E398Q
c.1193A>G c.A1193G E398G
c.1195T>A c.T1195A W399R
c.1195T>G €.T1195G W399G
c.1198A>C c.A1198C T400P
c.1198A>G c.A1198G T400A
c.1198A>T c.A1198T T400S
€.1199C>A c.C1199A T400N
€.1199C>T c.C1199T T4001
c.1201T>A c.T1201A S401T
c.1201T>G €.T1201G S401A

.1202_1203insGACTTC

€.1202_1203insGACTTC

p.T400_S401dup

€.1202C>T

c.C1202T

S401L

c.1204A>G c.A1204G R402G
c.1204A>T C.A1204T R402W
€.1205G>C €.G1205C R402T
€.1205G>T c.G1205T R402M
€.1206G>C c.G1206C R402S
c.1207T>G c.T1207G L403V
c.1208T>C €.T1208C L403S
c.1209A>T c.A1209T L403F
€.1210A>G c.A1210G R404G
c.1211G>A c.G1211A R404K
€.1211G>C c.G1211C R404T
c.1211G>T c.G1211T R404I
C.1212A>T c.A1212T R404S
€.1213A>G c.A1213G S405G
€.1216C>G c.C1216G H406D
c.1217A>T Cc.A1217T H406L
€.1218C>G c.C1218G H406Q
C.1219A>T c.A1219T 1407L
€.1220T>C €.T1220C 1407T
€.1221A>G €.A1221G 1407M
€.1222A>C c.A1222C N408H
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2 lentelé. Pasidavimo gydymui Galafold (migalastatu) lentelé

Nukleotido pakitimas Nukleotido pakitimas Baltymy sekos
pakitimas

€.1222A>G €.A1222G N408D
c.1222A>T c.A1222T N408Y
c.1223A>C c.A1223C N408T
c.1225C>A c.C1225A P409T

.1225C>G c.C1225G P409A
c.1225C>T c.C1225T P409S

c.1226C>T c.C1226T P409L

c.1228A>G c.A1228G T410A
c.1228A>T c.A1228T T410S

€.1229C>T c.C1229T T4101

c.1231G>A c.G1231A G411S
c.1231G>T c.G1231T G411C
€.1232G>A c.G1232A G411D
.1232G>C c.G1232C G411A
€.1232G>T c.G1232T G411V
c.1234A>C c.A1234C T412P

€.1234A>G c.A1234G T412A
c.1234A>T c.A1234T T412S

c.1235C>A c.C1235A T412N
c.1235C>T c.C1235T T412I

c.1237G>A c.G1237A V413l

c.1237G>T c.G1237T V413F
.1238T>G €.T1238G V413G
c.1240T>G €.T1240G L414V
.1242G>C €.G1242C L414F

€.1243C>A c.C1243A L415I

C.1244T>A c.T1244A L415H
.1246C>G c.C1246G Q416E
C.1247A>T c.A1247T Q416L
.1248G>C €.G1248C Q416H
c.1249C>A c.C1249A L4171

c.1252G>A c.G1252A E418K
.1252G>C €.G1252C E418Q
c.1253A>C c.A1253C E418A
c.1253A>G c.A1253G E418G
C.1254A>T c.A1254T E418D
€.1255A>G €.A1255G N419D
c.1255A>T c.A1255T N419Y
c.1256A>C c.A1256C N419T
c.1256A>G c.A1256G N419S
c.1256A>T c.A1256T N419I

c.1258A>C c.A1258C T420P

c.1258A>T c.A1258T T420S

€.1259C>A c.C1259A T420K
.1259C>G c.C1259G T420R
c.1261A>G c.A1261G M421V
c.1261A>T c.A1261T M421L
€.1262T>A c.T1262A M421K
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2 lentelé. Pasidavimo gydymui Galafold (migalastatu) lentelé

Nukleotido pakitimas Nukleotido pakitimas Baltymy sekos
pakitimas
.1262T>C €.T1262C M421T
.1262T>G €.T1262G M421R
.1263G>C c.G1263C M4211
c.1265A>C c.A1265C Q422P
c.1267A>T c.A1267T M423L
c.1268T>A c.T1268A M423K
.1268T>C c.T1268C M423T
.1269G>C €.G1269C M423I
c.1271C>T c.C1271T S424L
c.1275A>C c.A1275C L425F
c.1279G>A c.G1279A D427N
.1286T>G €.T1286G L429R

Farmakodinaminis poveikis

Taikant gydyma Galafold 2 fazés farmakodinaminiy tyrimy metu, dazniausiai daugumai pacienty
padidédavo endogeninés a-Gal A aktyvumas baltuosiuose kraujo kiineliuose (BKK), taip pat odoje ir
inkstuose. Pacientams, kuriems nustatytos gydymui pasiduodancios mutacijos, paprastai sumazédavo GL-3
kiekis Slapime ir inksty intersticinio audinio kapiliaruose.

Klinikinis veiksmingumas ir saugumas

Galafold klinikinis veiksmingumas ir saugumas buvo vertinami atliekant du pagrindinius 3 fazés klinikinius
tyrimus, taip pat dviejuose atviro gydymo modelio (AGM) klinikiniy tyrimy t¢siniuose. Visi pacientai kas
antra dieng vartojo rekomenduojama Galafold 123 mg doze.

Pirmasis 3 fazés klinikinis tyrimas (ATTRACT) buvo atsitiktiniy im¢iy, atviras, palyginamasis tyrimas,
kurio metu Galafold veiksmingumas ir saugumas buvo lyginamas su kitos veikliosios medziagos, pakaitinés
fermenty terapijos (PFT) vaisto (agalzidazés beta, agalzidazés alfa) veiksmingumu ir saugumu; tyrime
dalyvavo 52 Fabry liga sergantys vyrai ir moterys, kurie pries klinikinj tyrimg vartojo PFT vaistinj preparatg
ir kuriems buvo nustatytos gydymui pasiduodancios mutacijos (PFT vaistiniais preparatais gydyty pacienty
klinikinis tyrimas). Klinikinis tyrimas buvo suskirstytas j du laikotarpius. Per pirmajj laikotarpj (18 ménesiy
trukmés) PFT vaistiniais preparatais gydytiems pacientams atsitiktinés atrankos baidu buvo paskirta pereiti
nuo PFT prie Galafold arba toliau vartoti PFT. Antrasis laikotarpis buvo pasirinktinis 12 ménesiy trukmés
atviras testinis laikotarpis, per kurj visiems tiriamiesiems buvo skiriama Galafold.

Antrasis 3 fazes klinikinis tyrimas (FACETS) buvo 6 ménesiy trukmés, atsitiktiniy im¢iy, abipusiai aklas,
placebu kontroliuojamas tyrimas (toks modelis taikytas 6 ménesius), kuris buvo pratestas dar 18 ménesiy,
taikant atviro gydymo modelj; Siuo tyrimu siekta jvertinti Galafold veiksminguma ir saugumg gydant 50
Fabry liga serganciy vyry ir motery, kuriems anksc¢iau nebuvo taikytas gydymas PFT vaistiniais preparatais
arba kuriems anksc¢iau buvo taikytas gydymas PFT vaistiniais preparatais, bet jis buvo nutrauktas pries§ ne
maziau kaip 6 ménesius ir kuriems buvo nustatytos gydymui pasiduodanc¢ios mutacijos (PFT vaistiniais
preparatais negydyty pacienty tyrimas).

I pirmg AGM Kklinikinj tyrimg (AT1001-041), kuris yra baigtas, buvo jtraukti pacientai i§ 2 fazés ir 3 fazes
tyrimy. Tyrimg AT1001-041 baigusiy pacienty vidutiné migalastato vartojimo kas antra dieng rinkoje
esancia 123 mg doze trukmé buvo 3,57 (£ 1,23) mety (n = 85). Ilgiausia trukmé buvo 5,6 mety.

] antra AGM klinikinj tyrima (AT1001-042) buvo jtraukti pacientai, peréje¢ i§ AGM tyrimo AT1001-041,
arba tiesiogiai i3 3 fazés tyrimo ATTRACT. Sio tyrimo pacienty vidutiné Galafold vartojimo kas antra diena
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rinkoje esancia 123 mg doze trukmé buvo 32,3 (£12,3) ménesiy (n = 82). llgiausia trukmé buvo 51,9
ménesio.

Inksty veikla

PFT vaistiniais preparatais gydyty pacienty klinikinio tyrimo metu taikant gydyma Galafold inksty funkcija
iSliko stabili iki 18 ménesiy. Anualizuotas aaGFGckp-epi (angl. Chronic Kidney Disease Epidemiology
Collaboration, CKD-EPI) poky¢io vidurkis buvo -0,40 ml/min./1,73 m? (95 proc. pasikliautinasis intervalas
(P): -2,272, 1,478; n = 34) Galafold grupéje, palyginti su -1,03 mL/min./1,73 m? (95 proc. PI: -3,636, 1,575;
n = 18) PFT grupéje. 30 ménesiy Galafold vartojusiems pacientams anualizuotas aaGFGckp-gp1 poky¢io
vidurkis nuo gydymo pradzios buvo -1,72 mL/min./1,73 m? (95 proc. PI: -2,653, -0,782; n = 31).

PFT vaistiniais preparatais negydyty pacienty klinikinio tyrimo ir jo tgsinio pagal atviro gydymo modelj
metu taikant gydyma Galafold inksty funkcija isliko stabili iki 5 mety. Po vidutiniSkai 3,4 mety anualizuotas
aaGFGckp-epi poky¢io vidurkis buvo -0,74 ml/min./1,73 m? (95 proc. PI: -1,89, 0,40; n = 41). Per pirmus

6 placebu kontroliuojamo tyrimo ménesius kliniSkai reik§mingy skirtumy nenustatyta.

Anualizuoto aaGFGckp-ep1 pokyc¢io duomenys buvo surinkti i§ PFT vaistiniais preparatais negydyty ir jais
gydyty tiriamyjy, turinciy pasiduodanciy mutacijy; rezultatai parodé, kad inksty stabilizavimo trukmé pagal
anualizuotg pokyti yra iki 8,6 mety. Po vidutinés 5,2 mety trukmés PFT vaistiniais preparatais negydyty
pacienty vidutinis anualizuotas pokytis nuo pradinio jvertinimo buvo —1,71 ml/min./1,73 m? (95 proc.

Pl: -2,83, -0,60; n = 47). Po vidutinés 4,3 mety trukmés PFT vaistiniais preparatais gydyty pacienty vidutinis
anualizuotas pokytis nuo pradinio jvertinimo buvo —1,78 ml/min./1,73 m? (95 proc. PI: —3,76, 0,20; n = 49).

Kairiojo skilvelio masés indeksas (KSMi)

Atliekant FTP vaistiniais preparatais gydyty pacienty klinikinj tyrima, po 18 gydymo Galafold ménesiy
nustatytas statistiskai reikimingas KSMi sumaz¢jimas (p< 0,05). Pradinio jvertinimo vertés: 95,3 g/m?
,,Galafold“ pogrupyije ir 92,9 g/m? ,_ ERT” pogrupyje, o KSMi rodiklio vidutinis pokytis nuo pradinio
jvertinimo vertés 18 ménesj: -6,6 (95 proc. PI: -11,0, -2,1; n = 31) ,,Galafold” pogrupyje ir -2,0 (95 proc.
Pl:-11,0, 7,0; n = 13) ,,ERT” pogrupyje. KSMi pokytis nuo gydymo pradzios iki 18-o0 ménesio pacientams,
kuriems diagnozuota kairiojo skilvelio hipertrofija (motery pradinis KSMi > 95 g/m?, vyry — > 115 g/m?),
buvo -8,4 (95 proc. PI: -15,7, 2,6; n = 13) Galafold grupéje ir 4,5 (95 proc. PI: -10,7, 18,4; n =5) — PFT
grupéje. 30 ménesiy pavartojus Galafold, vidutinis KSMi pokytis nuo gydymo pradzios buvo

-3,8 (95 proc. PI: -8,9, 1,3; n = 28), o vidutinis KSMi pokytis nuo gydymo pradzios pacientams, kuriems
gydymo pradZioje diagnozuota kairiojo skilvelio hipertrofija, buvo -10,0 (95 proc. PI: -16,6, -3,3; n = 10).

PFT vaistais negydyty pacienty klinikinio tyrimo metu vartojant Galafold, nustatytas statistiSkai reikSmingas
KSMi sumazéjimas (p< 0,05); vidutinis KSMi pokytis nuo gydymo pradzios iki 18—24-o ménesio buvo

-7,7 (95 proc. PI: -15,4, -0,01; n = 27). Po kontrolinio laikotarpio AGM tyrimo tgsinyje vidutinis KSMi
pokytis nuo gydymo pradzios iki 36-0 ménesio buvo -8,3 (95 proc. PI: -17,1, 0,4; n = 25), 0 iki 48-0 ménesio
buvo -9,1 (95 proc. PI: -20,3, 2,0; n = 18). Vidutinis KSMi pokytis nuo gydymo pradzios iki 18-24-0
meénesio pacientams, kuriems gydymo pradzioje diagnozuota kairiojo skilvelio hipertrofija (motery pradinis
KSMi > 95 g/m?, vyry — > 115 g/m?), buvo -18,6 (95 proc. PI: -38,2, 1,0; n = 8). Po kontrolinio laikotarpio
AGM tyrimo tegsinyje pacientams, kuriems gydymo pradzioje diagnozuota kairiojo skilvelio hipertrofija,
vidutinis KSMi pokytis nuo gydymo pradzios iki 36-0 ménesio buvo -30,0 (95 proc. Pl: -57,9,-2,2; n=4), 0
iki 48-0 ménesio buvo -33,1 (95 proc. PI:-60,9, -5,4; n = 4). Per pirmus 6 placebu kontroliuojamo tyrimo
ménesius kliniskai reikSmingy KSMi skirtumy nenustatyta.

PFT vaistiniais preparatais gydyty ir jais negydyty pacienty klinikiniame tyrime, po kontrolinio laikotarpio
AGM Klinikinio tyrimo AT1001-042 tesinyje vidutinis KSMi pokytis nuo AT1001-042 pradinio jvertinimo
buvo atitinkamai 1,2 g/m? (95 % PI: 5,3, 7,7; n = 15) ir =5,6 g/m? (95 % PI: —28,5, 17,2; n = 4), kai
pacientai buvo gydomi Galafold vidutiniskai 2,4 ir 2,9 mety (atitinkamai iki 4,0 ir 4,3 mety).
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Ligos pagrindas

Atliekant PFT vaistiniais preparatais gydyty pacienty klinikinj tyrima, lizo-Gbs kiekis pacienty, kuriems
buvo nustatytos gydymui pasiduodané¢ios mutacijos ir kuriems 30 tyrimo ménesiy buvo skiriama Galafold,
kraujo plazmoje Siek tiek padidéjo, bet isliko nedidelis. Lizo-Gbs kiekis pacienty, kuriems buvo taikoma
PFT, kraujo plazmoje taip pat iSliko nedidelis iki 18 ménesiy.

Atliekant PFT vaistiniais preparatais negydyty pacienty klinikinj tyrima, vartojant Galafold, lizo-Gbs
koncentracija pacienty, kuriems buvo nustatytos gydymui pasiduodancios mutacijos, kraujo plazmoje ir
GL-3 inkliuzy kiekis jy inksty intersticinio audinio kapiliaruose sumazéjo statistiSskai reik§mingai.
Pacientams, kurie 1 etape atsitiktinés atrankos biidu buvo priskirti prie Galafold grupés, po 6 ménesiy buvo
nustatytas statistiSkai reikSmingai didesnis sumazéjimas GL-3 kaupimosi intersticinio audinio kapiliaruose
vidurkis

(-0,25+ 0,10; -39 proc.), palyginti su vartojusiais placeba (+0,07 + 0,13; +14 proc.) (p = 0,008). Pacientams,
kurie 1 etape atsitiktinés atrankos biidu buvo priskirti prie placebo grupés, o po 6 ménesiy peréjo prie
gydymo Galafold (2 etape), 12-3 ménesj taip pat nustatytas statistiskai reik§mingas GL-3 inkliuzy kiekio
intersticinio audinio kapiliaruose sumazéjimas (-0,33% 0,15; -58 proc.) (p = 0,014). Per 12 ménesiy gydymo
Galafold laikotarpj stebétas kokybinis GL-3 kiekio mazéjimas keliy riiSiy inksty lgstelése: podocituose,
mesangialinése lastelése ir glomeruly endotelio lastelése.

Po PFT vaistiniais preparatais gydytuy pacienty klinikinio tyrimo atlikus bendry klinikiniy gydymo rezultaty
analize (] ja jtraukti inksty, Sirdies ir galvos smegeny kraujagysliy reiSkiniai ar mirties atvejai), nustatyta, kad
per 18 ménesiy Galafold gydymo grupéje tokie reiskiniai pasireiské 29 proc. pacienty, palyginti su 44 proc.
pacienty PFT grupéje. Reiskiniy daznis pacientams, 30 ménesiy gydytiems Galafold (32 proc.), buvo
panasus j 18 ménesiy laikotarpio.

Pacienty atliktas gydymo rezultaty vertinimas — virskinimo trakto simptomy vertinimo skalé

Po PFT vaistiniais preparatais negydyty pacienty klinikinio tyrimo atlikus virskinimo trakto simptomy
vertinimo skalés analizes, nustatyta, kad palyginti su placebu, taikant gydyma Galafold, nuo gydymo
pradzios iki 6-0 ménesio statistiskai reik§mingai (p< 0,05) pageréjo su viduriavimu ir refliuksu susije
pacienty, kurie jauté simptomus gydymo pradzioje, vertinimai. AGM tyrimo tesinio metu statistiskai
reik§mingai (p< 0,05), palyginti su gydymo pradzia, pageréjo vertinimai, susij¢ su viduriavimu ir vir§kinimo
sutrikimu, taip pat pastebéta su viduriy uzkietéjimu susijusiy vertinimy geréjimo tendencija.

Vaiky populiacija

1 mety trukmés 3b fazés, 2 etapy, atvirame, nekontroliuojamame, daugiacentriame tyrimas AT1001-020,
buvo jvertintas gydymo migalastatu saugumas, farmakokinetinés ir farmakodinaminés savybés bei
veiksmingumas 21-am paaugliui tiriamajam (12—< 18 mety ir > 45 kg svorio), sergan¢im Fabry liga ir
turintiems pasiduodancia geno, koduojancio fermenta a-galaktozidazg A (GLA), mutacijy. Tiriamiesiems
nebuvo taikoma pakaitiné fermenty terapija (PFT) arba jiems buvo nutraukta PFT bent 14 dieny pries tyrima.
Mety vidurkis nuo Fabry ligos diagnozés buvo 9,6 (£ 4,25) mety.

Po 1 mety pagal tokj patj dozavimo rezimg vartojanciy paaugliy veiksmingumo rezultatai atitiko suaugusiyjy
rezultatus pagal inksty, Sirdies ir farmakodinaminius rezultatus, taip pat pagal paciento pranesamas baigtis.
Bendrasis vidutinis (SN) aaGFG pokytis nuo pradinio jvertinimo buvo —1,6 (15,4) ml/min/1,73 m? (n = 19).
Bendrasis vidutinis (SN) KSMi pokytis nuo pradinio jvertinimo buvo —3,9 (13,5) ml/min/1,73 m? (n = 18).
KSMi 10-ies tiriamyjy sumazéjo, o 8 - iy — padidéjo, bet po 12 ménesiy visy tiriamyjy jis i§liko normalaus
lygio. Pradinio jvertinimo plazmos lyso Gb3 buvo 12,00 ng/ml, o bendrasis vidutinis (SN) lyso-Gb3 pokytis
nuo pradinio jvertinimo buvo —0,06 (32,9) (n = 19). Plazmos lyso-Gb3 sumazéjimas nuo pradinio jvertinimo
buvo stebétas tarp tiriamyjy, kuriems netaikyta PFT (mediana —2,23 ng/ml, n = 9), ty, kuriems PFT taikyta,
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lygis paprastai i§liko nepakites (mediana 0,54 ng/ml, n = 10). Zymesniy paciento pranesamy baiggiy poky¢iy
nebuvo.

Europos vaisty agentiira atidéjo jsipareigojima pateikti Galafold tyrimy su viena ar daugiau vaiky
populiacijos pogrupiy gydant Fabry ligg rezultatus (vartojimo vaikams informacija pateikiama 4.2 skyriuje).

5.2  Farmakokinetinés savybés

Absorbcija

Absoliutus per burng suvartotos arba per 2 val. | vena sulaSintos vienos 150 mg migalastato hidrochlorido
dozés biologinis jsisavinamumas (AUC) buvo mazdaug 75 proc. ISgérus vieng 150 mg migalastato
hidrochlorido tirpalo doze, didziausia vaistinio preparato koncentracija kraujo plazmoje susidaré per
mazdaug 3 valandas. I§ migalastato ekspozicijos kraujo plazmoje (AUCo-») ir Cmax matyti, kad $iy rodikliy
didéjimas buvo proporcingas suaugusiesiems skirtos geriamojo migalastato hidrochlorido dozés didé¢jimui
nuo 50 iki 1 250 mg.

Migalastato i§gérus valgant rieby patiekala, likus valandai iki suvalgant rieby ar lengvai virskinima patiekala
arba praéjus valandai po lengvo patiekalo, vidutiné bendra migalastato ekspozicija (AUCo-») buvo
reik§mingai mazesné (3742 proc.), nei jj iSgérus tusciu skrandziu; vidutiné didziausia migalastato
ekspozicija (Cmax) taip pat buvo 1540 proc. mazesné (Zr. 4.2 skyriy).

Palyginus vienos migalastato dozés vartojima su vandeniu, vartojimas su kava, kurioje yra mazdaug 190 mg
kofeino, reik§mingai sumaZzino migalastato sisteming ekspozicijg (PPKo.» vidutinis sumazéjimas — 55 proc.,
0 Cmax vidutinis sumazéjimas — 60 %). Migalastato absorbcijos greiciui (tmax) kofeino vartojimas, palyginti su
vandeniu, jtakos neturéjo. Poveikio nepastebéta, kai migalastatas buvo vartojamas su nattiraliais saldikliais
(sacharoze) ir dirbtiniais saldikliais (aspartamu arba acesulfamu K) (Zr. 4.2 ir 4.5 skyrius).

Pasiskirstymas

Atlikus tyrimus su sveikais savanoriais, nustatyta, kad migalastato pasiskirstymo ttris (V/F) i§gérus vis
didesnes pavienes $io vaistinio preparato dozes (nuo 25 iki 675 mg migalastato hidrochlorido), svyravo nuo
77 iki 133 1, o tai rodo, kad §is vaistinis preparatas gerai pasiskirsto audiniuose ir kad jo pasiskirstymo tiiris
yra didesnis uz bendrg vandens kiekj organizme (42 litrai). Pavartojus 1-100 uM koncentracijos
[**C]-migalastato hidrochlorido, vaistinio preparato jungimosi prie baltymy kraujo plazmoje pozymiy
nenustatyta.

Biotransformacija

Remiantis in vivo tyrimy duomenimis, migalastatas yra UGT substratas ir tai ne pagrindinis migalastato
eliminacijos buidas. In vitro migalastatas néra P-glikoproteino (P-gP) substratas ir manoma, kad migalastato
ir citochromo P450 fermenty vaistiniy preparaty tarpusavio sgveikos tikimybe¢ yra mazai tikétina. Atlikus
farmakokinetinj tyrima su sveikais savanoriais vyrais, kurie i§géré 150 mg [*“C]-migalastato hidrochlorido,
nustatyta, kad 99 proc. radioaktyviai pazymétos dozés, patekusios j kraujo plazma, sudaré nepakites
migalastatas (77 proc.) ir trys dehidrinti O-gliukuronido konjuguoti metabolitai, M1-M3 (13 proc.).
Mazdaug 9 proc. bendrojo radioaktyvumo nepriskirta konkre¢ioms medziagoms.

Eliminacija

Atlikus farmakokinetinj tyrima su sveikais savanoriais vyrais, kurie i$géré 150 mg [**C]-migalastato
hidrochlorido, nustatyta, kad mazdaug 77 proc. radioaktyviai pazymétos dozés pateko i Slapima, i kuriy

55 proc. i$§ organizmo paSalinti kaip nepakites migalastatas, o 4 proc. — kaip konjuguoti metabolitai M1, M2
ir M3. Apytiksliai 5 proc. bendro méginio radioaktyviyjy medziagy kiekio sudaré nenustatytos sudedamosios

39



dalys. Mazdaug 20 proc. visos radioaktyviai pazymétos dozés pasiSalino su iSmatomis ir nepakites
migalastatas buvo vienintelé sudedamoji dalis, kurios koncentracija pavyko jvertinti.

Isgérus vis didesnes pavienes vaistinio preparato dozes (nuo 25 iki 675 mg migalastato hidrochlorido),
atitinkamy klirenso (CL/F) tendencijy nenustatyta. ISgérus 150 mg doz¢, CL/F buvo mazdaug 11-14 l/val.
I8gérus tokias pat vaistinio preparato dozes, vidutinis pusinés eliminacijos laikas (t12) svyravo nuo mazdaug
3iki 5 val.

Ypatingos populiacijos

Pacientai, kuriy inksty veikla sutrikusi

Galafold tyrimy su Fabry liga serganéiais pacientais, kuriy GFG yra maZesnis nei 30 ml/min./1,73 m?
neatlikta. Atliekant Galafold vienos dozés tyrima su Fabry liga neserganciais pacientais, kuriems buvo
nustatytas skirtingo laipsnio inksty nepakankamumas, esant sunkiems inksty veiklos sutrikimams
(GFG < 30 mL/min./1,73 m?), vaistinio preparato ekspozicija buvo 4,3 karto didesné.

Pacientai, kuriy kepeny veikla sutrikusi

Tyrimy su pacientais, kuriy kepeny veikla sutrikusi, neatlikta. Atsizvelgiant j metabolizmo ir $alinimo
reakcijy seka, manoma, kad sutrikusi kepeny veikla neturéty veikti migalastato farmakokinetikos.

Senyvi pacientai (> 65 mety)

Klinikiniuose Galafold tyrimuose dalyvavo nedaug 65 mety ir vyresniy pacienty. Amziaus poveikis buvo
vertinamas farmakokinetinés migalastato plazmos klirenso analizés populiacijoje, remiantis PFT vaistiniais
preparatais negydyty pacienty tyrimo duomenimis. Klirenso skirtumas tarp > 65 mety ir < 65 mety Fabry liga
serganciy pacienty buvo 20 proc. ir vertinimas kaip kliniskai nereik§mingas.

Vaiky populiacija

Migalastato farmakokinetikai apibuidinti stebéti 20 paaugliy (12—< 18 mety ir > 45 kg svorio), sergantys
Fabry liga ir gave tokj patj dozavimo rezima kaip suaugusieji (123 mg migalastato kapsulé kas antrg dieng)
atvirame 3b fazés tyrime (AT1001-020).

Biologinio lygiavertiskumo poveikio vertinimas buvo modeliuojamas paaugliams (12—< 18 mety amziaus),
sveriantiems > 45 kg ir gaunantiems 123 mg migalastato doze vieng kartg kas antrg diena, palyginti su
suaugusiaisiais, gaunancéiais tokj patj dozavimo rezimg. Modeliu grindziama AUC, paaugliams (12—

< 18 mety amziaus) buvo panasi j ekspozicijg suaugusiesiems.

Lytis

Reik$mingy farmakokinetiniy migalastato savybiy skirtumy tarp motery ir vyry ir tarp sveiky savanoriy ir
Fabry liga serganciy pacienty nenustatyta.

5.3  Ikiklinikiniy saugumo tyrimy duomenys

tik ziurkiy patinams pasireiské su gydymu migalastatu siejamas laikinas ir visiskai praeinantis
nevaisingumas. Su gydymu migalastatu siejamas nevaisingumas pasirei§ké esant kliniskai reik§mingai
ekspozicijai. Vaisingumas visiskai atsistaté praé¢jus 4 savaitéms po vaistinio preparato nutraukimo. Panasis
rezultatai nustatyti atlikus ikiklinikinius tyrimus po gydymo kitais iminosacharidais. Atliekant toksinio
poveikio triusio embrionui ir vaisiui tyrimg, embriono ar vaisiaus Ziities, sumazéjusio vidutinio vaisiaus
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svorio, sulétéjusios osifikacijos atvejy ir Siek tiek daugiau nedideliy skeleto patologijy atvejy nustatyta tik,
kai buvo naudojamos motininei triusei toksiskos vaistinio preparato dozés.

Atliekant 104 savaiciy trukmés kancerogeniskumo tyrimg su ziurkémis, naudojant vaistinio preparato doze,
kuri 19 karty vir$ija vaistinio preparato ekspozicijg (AUC), kai vartojama kliniskai veiksminga dozg, tarp
ziurkiy patiny nustatyta daugiau kasos saleliy lasteliy adenomos atvejy. Tai tarp ad libitum Seriamy ziurkiy
patiny paplites spontaninis navikas. Atsizvelgiant j tai, kad, tiriant Ziurkiy pateles, panasiy rezultaty nebuvo
nustatyta, taip pat j tai, kad atlikus tyrimus genotoksiskumo testy baterijoje ir kancerogeniskumo tyrimag su
Tg.rasH2 pelémis, kancerogeniSkumo poZymiy nenustatyta, o atlikus tyrimus su grauzikais ir bezdzionémis,
ikineoplastiniy kasos pakitimy nenustatyta, manoma, kad minéti ziurkiy patiny tyrimy rezultatai nesusij¢ su
gydymu ir nezinoma, kiek jie aktualiis Zzmonéms.

6. FARMACINE INFORMACIJA
6.1 Pagalbiniy medZiagy sarasas

Kapsulés turinys

Pregelifikuotas krakmolas (kukuriizy)
Magnio stearatas

Kapsulés apvalkalas

Zelatina
Titano dioksidas (E 171)
Indigokarminas (E 132)

Spausdinimo ragalas

Selakas

Juodasis gelezies oksidas (E 172)
Kalio hidroksidas

6.2 Nesuderinamumas
Duomenys nebiitini.

6.3 Tinkamumo laikas

4 metai.

6.4  Specialios laikymo salygos

Sio vaistinio preparato laikymui specialiy temperatiiros salygy nereikalaujama. Laikyti gamintojo pakuotéje,
kad vaistinis preparatas biity apsaugotas nuo drégmes.

6.5 Talpyklés pobudis ir jos turinys

PVC, PCTFE ir PVC su Al lizdiné plokstelé.
Pakuotés dydis — 14 kapsuliy.
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6.6 Specialiis reikalavimai atliekoms tvarkyti

Nesuvartotg vaistinj preparatg ar atliekas reikia tvarkyti laikantis vietiniy reikalavimy.

7. REGISTRUOTOJAS

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

Blanchardstown, Dublin

D15 AKK1

Airija

Tel.: +353 (0) 1 588 0836

Faksas: +353 (0) 1 588 6851

El. Pastas: info@amicusrx.co.uk

8. REGISTRACIJOS PAZYMEJIMO NUMERIS (-1A1)
EU/1/15/1082/001

9. REGISTRAVIMO / PERREGISTRAVIMO DATA
Registravimo data: 2016 m. geguzés 26 d.

Paskutinio perregistravimo data: 2021 m. vasario 11 d.

10. TEKSTO PERZIUROS DATA

Issami informacija apie §j vaistinj preparata pateikiama Europos vaisty agenttiros tinklalapyje
http://www.ema.europa.eu.
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Il PRIEDAS
GAMINTOJAS, ATSAKINGAS UZ SERIJU ISLEIDIMA
TIEKIMO IR VARTOJIMO SALYGOS AR APRIBOJIMAI
KITOS SALYGOS IR REIKALAVIMAI REGISTRUOTOJUI
SALYGOS AR APRIBOJIMALI, SKIRTI SAUGIAM IR

VEIKSMINGAM VAISTINIO PREPARATO VARTOJIMUI
UZTIKRINTI
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A.  GAMINTOJAS, ATSAKINGAS UZ SERLJU ISLEIDIMA

Gamintojo, atsakingo uz serijy i§leidima, pavadinimas ir adresas

Almac Pharma Services (Ireland) Limited
Finnabair Industrial Estate

Dundalk, Co. Louth

A91 POKD

Airija

B. TIEKIMO IR VARTOJIMO SALYGOS AR APRIBOJIMAI
Riboto iSraSymo receptinis vaistinis preparatas (zr. I priedo [preparato charakteristiky santraukos]

4.2 skyriy).

C. KITOS SALYGOS IR REIKALAVIMAI REGISTRUOTOJUI

e  PeriodiSkai atnaujinami saugumo protokolai (PASP)

Sio vaistinio preparato (PASP) pateikimo reikalavimai i§déstyti Direktyvos 2001/83/EB 107¢ straipsnio 7
dalyje numatytame Sgjungos referenciniy daty sarase (EURD sara$e) ir Europos vaisty tinklalapyje véliau
paskelbtoje atnaujintoje informacijoje.

D. SALYGOS AR APRIBOJIMALIL SKIRTI SAUGIAM IR VEIKSMINGAM VAISTINIO
PREPARATO VARTOJIMUI UZTIKRINTI

. Rizikos valdymo planas (RVP)

Registruotojas atlieka reikalaujama farmakologinio budrumo veiklg ir veiksmus, kurie i§samiai aprasyti
registracijos bylos 1.8.2 modulyje pateiktame RVP ir suderintose tolesnése jo versijose.

Atnaujintas rizikos valdymo planas turi biiti pateiktas:
e parcikalavus Europos vaisty agentiirai;

e kai kei¢iama rizikos valdymo sistema, ypa¢ gavus naujos informacijos, kuri gali lemti didelj naudos ir
rizikos santykio pokytj arba pasiekus svarby (farmakologinio budrumo ar rizikos mazinimo) etapa.
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111 PRIEDAS

ZENKLINIMAS IR PAKUOTES LAPELIS
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A. ZENKLINIMAS
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INFORMACIJA ANT ISORINES PAKUOTES

ISORINE DEZUTE

1. VAISTINIO PREPARATO PAVADINIMAS

Galafold 123 mg kietosios kapsulés
migalastatas

2. VEIKLIOJI (-I0S) MEDZIAGA (-OS) IR JOS (-U) KIEKIS (-1Al)

Kiekvienoje kapsuléje yra migalastato hidrochlorido, kurio kiekis atitinka 123 mg migalastato.

| 3. PAGALBINIU MEDZIAGU SARASAS

‘ 4. FARMACINE FORMA IR KIEKIS PAKUOTEJE

kietoji kapsulé

14 kietyjy kapsuliy

‘ 5. VARTOJIMO METODAS IR BUDAS (-Al)

Nevalgyti ir negerti gérimy su kofeinu maziausiai 2 valandas pries ir 2 valandas po vaisto pavartojimo, kad
biity nevalgyta maZiausiai 4 valandas. Vartoti tuo paciu metu kiekvieng diena.

Nurykite kapsule jos nekramtydami. Nesmulkinkite, nesutrinkite ir nekramtykite kapsulés.

Pries vartojima perskaitykite pakuotés lapelj.

Vartoti per burna.

Gerkite Galafold kas antrg diena, o tomis dienomis, kai Galafold nereikia vartoti, pirStu jspauskite perforuota
linija pazyméta skrituliukg lizdinés plokstelés jmautéje.
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Kaip iSimti kapsule

ololoTolatays
R R ) \)

bonnnnre
uUUUU(}

J

Pakuotés lapel;j rasite nuskenave koda.

QR kodas bus nurodytas + www.galafoldsmpc.co.uk

PASPAUSKITE ir laikykite violeting
7yma, ir per desine pus¢ ISTRAUKITE
kortele (1 paveikslas). ISlankstykite ja.
Apverskite kortele, kad matytysi jos
uzpakaliné pusé.

SULENKITE kortelg (2 paveikslas), kad
i8kilty perforacijos.

ISIMKITE perforuota ovalg "

(3 paveikslas).

Apsukite kortelg, kad matytysi jos priekiné
pusé. I$spauskite kapsule (4 paveikslas)

6. SPECIALUS ISPEJIMAS, KAD VAISTIN] PREPARATA BUTINA LAIKYTI VAIKAMS
NEPASTEBIMOJE IR NEPASIEKIAMOJE VIETOJE

Laikyti vaikams nepastebimoje ir nepasiekiamoje vietoje.

| 7. KITAS (-I) SPECIALUS (-US) ISPEJIMAS (-Al) (JEI REIKIA)

‘ 8. TINKAMUMO LAIKAS

Tinka iki

9. SPECIALIOS LAIKYMO SALYGOS

Laikyti gamintojo pakuotéje, kad vaistas biity apsaugotas nuo drégmés.

10. SPECIALIOS ATSARGUMO PRIEMONES DEL NESUVARTOTO VAISTINIO
PREPARATO AR JO ATLIEKU TVARKYMO (JEI REIKIA)
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11. REGISTRUOTOJO PAVADINIMAS IR ADRESAS

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

Blanchardstown, Dublin

D15 AKK1

Airija

12. REGISTRACIJOS PAZYMEJIMO NUMERIS (-1Al)

EU/1/15/1082/001

13.  SERIJOS NUMERIS <, DONACIJA IR PREPARATO KODAI>

Serija

‘ 14. PARDAVIMO (ISDAVIMO) TVARKA

‘ 15. VARTOJIMO INSTRUKCIJA

| 16. INFORMACIJA BRAILIO RASTU

galafold 123 mg kietosios kapsulés

‘ 17. UNIKALUS IDENTIFIKATORIUS — 2D BRUKSNINIS KODAS

2D briik$ninis kodas su nurodytu unikaliu identifikatoriumi.

‘ 18. UNIKALUS IDENTIFIKATORIUS - ZMONEMS SUPRANTAMI DUOMENYS

PC
SN
NN
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MINIMALI INFORMACIJA ANT TARPINES PAKUOTES

LIZDINES PLOKSTELES IMAUTE

1. VAISTINIO PREPARATO PAVADINIMAS

Galafold 123 mg kietosios kapsulés
migalastatas

2. REGISTRUOTOJO PAVADINIMAS

Amicus Therapeutics Europe Limited

3. TINKAMUMO LAIKAS

Tinka iki

4. SERIJOS NUMERIS

Serija

5. KITA

ISsamesnés instrukcijos pateiktos pakuotés lapelyje.
Tomis dienomis, kai Galafold nereikia vartoti, pirStu jspauskite perforuota linija pazyméta skrituliuka.
Galafold vartojamas kas antrg dieng.

Pradzios data
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MINIMALI INFORMACIJA ANT TARPINES PAKUOTES

LIZDINE PLOKSTELE IS ALIUMINIO FOLIJOS

| 1. VAISTINIO PREPARATO PAVADINIMAS

| 2. REGISTRUOTOJO PAVADINIMAS

| 3. TINKAMUMO LAIKAS

| 4. SERIJOS NUMERIS

Serija

5. KITA
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B. PAKUOTES LAPELIS
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Pakuotés lapelis: informacija pacientui

Galafold 123 mg kietosios kapsulés
migalastatas

Atidziai perskaitykite visa §j lapeli, prie§ pradédami vartoti vaista, nes jame pateikiama Jums svarbi

informacija.

- NeiSmeskite Sio lapelio, nes vél gali prireikti jj perskaityti.

- Jeigu kilty daugiau klausimy, kreipkités | gydytojg arba slaugytoja.

- Sis vaistas skirtas tik Jums, todél kitiems Zmonéms jo duoti negalima. Vaistas gali jiems pakenkti (net
tiems, kuriy ligos poZymiai yra tokie patys kaip Jusy).

- Jeigu pasireiské Salutinis poveikis (net jeigu jis Siame lapelyje nenurodytas), kreipkités j gydytoja,
vaistininkg arba slaugytoja. Zr. 4 skyriy.

Apie ka raSoma Siame lapelyje?

Kas yra Galafold ir kam jis vartojamas
Kas Zinotina prie§ vartojant Galafold
Kaip vartoti Galafold

Galimas Salutinis poveikis

Kaip laikyti Galafold

Pakuotés turinys ir kita informacija

ook~ whE

1. Kas yra Galafold ir kam jis vartojamas
Galafold sudétyje yra veikliosios medziagos migalastato.

Sis vaistas skirtas ilgalaikiam Fabry liga serganéiy suaugusiyjy ir paaugliy nuo 12 mety, kuriems
diagnozuotos tam tikros genetinés mutacijos (pakitimai), gydymui.

Fabry liga sukelia pakites fermentas alfa galaktozidazé A (a-Gal A) arba Sio fermento tritkumas. D¢l tam
tikros geno, kuris atsakingas uz a-Gal A gamyba, mutacijos (pakitimo), fermentas neveikia taip, kaip turéty,
arba jo iSvis néra zmogaus organizme. D¢l Sio fermento defekto inkstuose, Sirdyje ir kituose organuose
patologiskai kaupiasi tokia riebioji medziaga, vadinama globotriaosilkeramidu (GL-3), dél to pasireiskia
Fabry ligos simptomai.

Veikiant Siam vaistui, zmogaus organizme natiiraliai gaminamas fermentas stabilizuojamas, kad jis galéty
veiksmingiau mazinti lastelése ir audiniuose susikaupusj GL-3 kiekj.

2. Kas Zinotina prie$ vartojant Galafold

Galafold vartoti draudZiama:
e jeigu yra alergija migalastatui arba bet kuriai pagalbinei Sio vaisto medziagai (jos i§vardytos 6 skyriuje).

Ispéjimai ir atsargumo priemonés
123 mg migalastato kapsulés néra skirtos vaikams (>12 mety amziaus), sveriantiems maziau nei 45 kg.

Pries vartodami Galafold, pasitarkite su gydytoju, jeigu Siuo metu jums taikoma pakaitiné fermenty terapija.
Vartoti Galafold negalima, jei jums taip pat taikoma pakaitiné fermenty terapija.
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Vartojant Galafold, jiisy gydytojas stebés juisy biikle ir kas 6 ménesius tikrins, ar jums paskirtas vaistas yra
veiksmingas. Sveikatos biiklei pablogéjus, jlisy gydytojas gali atlikti jums papildomus tyrimus arba nutraukti
gydyma Galafold.

Pries vartodami Galafold, pasitarkite su gydytoju, jeigu jums yra stipriai sumazgéjusi inksty veikla, nes
pacientams, segantiems sunkiu inksty nepakankamumu (glomeruly filtracijos greitis, GFG, yra mazesnis nei
30 ml/min./1,73 m?), Galafold vartoti nerekomenduojama.

Vaikams

<12 mety amziaus vaikai

Sio vaisto tyrimy su vaikais iki 12 mety neatlikta, taigi, jo saugumas ir veiksmingumas $ioje amziaus grupéje
neistirti.

Kiti vaistai ir Galafold

Jeigu vartojate ar neseniai vartojote kity vaisty arba dél to nesate tikri, apie tai pasakykite gydytojuli,
vaistininkui arba slaugytojui. Tai apima nereceptinius preparatus, jskaitant papildus ir augalinius vaistus.

Ypac pasakykite gydytojui, jei vartojate kofeino turinCiy vaisty ar papildy, nes Sie preparatai gali turéti jtakos
Galafold veikimui, jei jie vartojami nevalgius.

Zinokite, kokius vaistus vartojate. Turékite juy sarasa ir parodykite jj gydytojui ir vaistininkui kiekviena karta,
kai gausite naujo vaisto.

Néstumas, Zindymo laikotarpis ir vaisingumas

Neéstumas

Patirties, susijusios su §io vaisto vartojimu néStumo metu, néra daug. Galafold vartoti néStumo metu
nerekomenduojama. Jeigu esate né$¢ia, manote, kad galbiit esate nés¢ia arba planuojate pastoti, tai prie§
vartodama $§j vaistg pasitarkite su gydytoju.

Vaisingos moterys, vartodamos Galafold, turi naudoti veiksmingas apsaugos nuo néStumo priemones.
Zindymas

Jeigu jus Zindote, nevartokite $io vaisto nepasitarusios su savo gydytoju, vaistininku arba slaugytoju. Dar
nezinoma, ar §is vaistas i$siskiria ] motinos piena. Jiisy gydytojas nuspres, ar jums reikéty nustoti zindyti ar
laikinai nustoti vartoti jums paskirtg vaista, atsizvelgdamas j zindymo nauda kiidikiui ir Galafold nauda

motinai.

Vyry vaisingumas
Dar nezinoma, ar §is vaistas veikia vyry vaisinguma. Galafold poveikis Zmoniy vaisingumui neistirtas.

Motery vaisingumas
Dar nezinoma, ar $is vaistas veikia motery vaisinguma.

Jeigu planuojate pastoti, pasitarkite su savo gydytoju, vaistininku arba slaugytoju.

Vairavimas ir mechanizmy valdymas
Tikimybé, kad §is vaistas pakenks jlisy gebéjimui vairuoti ir valdyti mechanizmus, yra labai nedidelé.
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3. Kaip vartoti Galafold

Visada vartokite §j vaista tiksliai, kaip nurodé gydytojas, vaistininkas arba slaugytojas. Jeigu abejojate,
kreipkités i gydytoja, vaistininkg arba slaugytoja.

Vaistg reikia vartoti po vieng kapsule kas antrg dieng tuo paciu paros metu. Galafold negalima vartoti dvi
dienas is eilés.

Nevalgykite ir negerkite gérimy su kofeinu maziausiai 2 valandas pries ir 2 valandas po vaisto pavartojimo.
Sis maziausiai 4 valandy trukmés nevalgymo laikotarpis, kurio metu turi biiti suvartotas vaistas, buitinas tam,

kad vaistas bty visiskai jsisavintas.

4 valandy nevalgymo laikotarpiu galima gerti vandenj (paprasta, paskaninta, pasaldinta), vaisiy sultis be
minkstimo ir skaidriy skysciy, iskaitant gazuotus gérimus be kofeino.

Nurykite kapsule jos nekramtydami. Nesmulkinkite, nesutrinkite ir nekramtykite kapsulés.

A paveikslas

1 Zingsnis: PaSalinkite lipnig plévele, prilaikancia
dangtelj.
Pakelkite Galafold dézutés dangtelj
(zr. A paveiksla).

B paveikslas. Atidaryta dézuté

2 zingsnis: Kairéje dézutés puséje, nyksciu
paspauskite ir laikykite nuspaude
violeting zyma (Zr. B paveiksla).
Pereikite prie 3 Zingsnio.
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C paveikslas

3 zingsnis: SUIMKITE deSinéje puséje esancig
7yma, kur parasyta ,, TRAUKTI CIA“ ir
iStraukite sulenktg lizdinés plokstelés
kortele (zr. C paveikslag).

BLLLLLLL \@@@@@@

D pavelkslas Lizdinés plokstelés kortelés priekis

4 zingsnis: ISlankstykite lizdinés plokstelés kortele
(zr. D paveiksla).

)

/
-/

Galafold kapsulés vartojimas:
Viena Galafold lizdinés plokstelés kortelé = 14 kietyjy kapsuliy = 28 gydymo Galafold dienos, ir
14 balty kartono skrituliuky.

Balti kartono skrituliukai Jums primena, kad Galafold reikia vartoti kas antra dieng.
Rodyklé nurodo pacientui pradéti kitas 2 gydymo savaites.

E paveikslas. Lizdinés plokstelés kortelés priekis
11
2-oji diena 4-oji diena 6-ofi diena B-oji diena 10-oji diena 12-oji diena 14-0ji diena 18-ji diena 18-oji diena 20-0ji diena 22-0ji diena 24-oji diena 26-oji diena 26-oji diena

( @@@@@@@*@@@@@@@, |

k /) 1¢jidiens 3-off diena S-ofldiena 7-ofl diena 3-cjidiema 11-ofi dlema 13-oji digna 15-ofldlena 17-ofi diena 13-o)l diema 21-gfl disna 23-0jl diena 25-0)l disna ZTQE>
j Ll
> // /\

Pradiios data:
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F paveikslas. Lizdinés plokstelés kortelés priekis

2-ojidiena 4-ojidiena 6-ojidiena 8-oji di

5 zingsnis: Pirmaja diena, kai vartosite §j vaistg i§
naujos lizdinés ploksteleés kortelés,
ant lizdinés plokstelés kortelés
uzrasykite datg (zr. F paveiksla).

PradZios data:

puse

6 zingsnis: APVERSKITE kortele, kad matytysi j0s
uzpakaliné pusé.

RASKITE i$spaudziama kapsulg.
SULENKITE kortele, kaip pavaizduota
(zr. G paveikslas).

Pastaba. Sulenkus kortele, iskyla perforuotas
kartoninis ovalas.

H paveikslas. Lizdinés plokstelés kortelés uzpakaliné
pusé

7 zingsnis: ISIMKITE ovaly perforuota
kartong (Zr. H paveikslg).

Pastaba. [§émus ovaly kartona, gali matytis baltas
folijos pagrindas, tai normalu.
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| paveikslas. Lizdinés plokstelés kortelés priekis

2-ojidiena 4-oji diena 6-oji diena 8-0ji

olele

3-oji diena 5-oji diena 7-0ji diena

8 zingsnis:

APSUKITE kortele, kad matytysi jos
priekis.

ISSTUMKITE kapsule
(zr. | paveiksla).

J paveikslas. Lizdinés plokstelés kortelés priekis

diena 4-oji diena 6-gji diena

Pradzios data:

1-o0ji diena 3-oji diena 5-oji dien

9 zingsnis:

Pastaba.

Kitg diena, virSutinéje eiléje raskite
perforuota linija paZyméta balta
skrituliuka, prie kurio parasyta ,,2-0ji
diena“.

Ispauskite balta kartono skrituliukg, kad
ji iSstumtuméte (zr. J paveikslas).

Balto skrituliuko iSspaudimas padés
Jums prisiminti dienas, kai negéréte
vaisto.

1 Galafold kapsule gerkite kas antra
diena.

Po kiekvieno vartojimo uzdarykite
pakuote ir laikykite tinkamoje vietoje.
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Po 2-os dienos pereikite prie 3-ios dienos, nurodytos ant lizdinés plokstelés kortelés.
Kas antra dieng iSgerkite kapsulg, o kitg dieng pirStu iSspauskite perforuota linija pazZymétus baltus kartono
skrituliukus, ir taip darykite iki 28-0s dienos imtinai.

K paveikslas. ISlankstytos lizdinés plokstelés kortelés priekis

2-0ji diena 4-oji diena B-oji diena 8-cji diena 10-oji diena 12-oji diena 14-0ji diena 16-0ji diena 18-oji diena 20-oji diena 22-oji diena 24-oji diena 26-oji diena 28-oji diena

(i0000000 § 0000008

15-0ji diena 17-oji diena 19-0ji diena 21-oji diena 23-0ji diena 25-0ji diena 27-oji diena

PradZios data:

Ka daryti pavartojus per didele Galafold doze

Jeigu iSgéréte daugiau kapsuliy, nei reikia, nebevartokite vaisto ir kreipkités j gydytoja. Jums gali suskausti
galvg ir gali pradeéti svaigti galva.

Pamirsus pavartoti Galafold

Jeigu pamirStumeéte iSgerti kapsule jprastu laiku, bet prisimintuméte apie tai véliau, kapsulg galite iSgerti tik
per 12 valandy nuo jprasto dozés suvartojimo laiko. Jei pra¢jo daugiau kaip 12 valandy, vel Galafold reikia
iSgerti kita pagal dozavimo kas antra dieng rezima numatyta dieng ir numatytu laiku. Negalima gerti dviejy
kapsuliy norint kompensuoti praleista doze.

Nustojus vartoti Galafold
Nenustokite vartoti §io vaisto, pries tai nepasitarg su savo gydytoju.

Jeigu kilty daugiau klausimy dél Sio vaisto vartojimo, kreipkités j gydytoja, vaistininkg arba slaugytoja.

4. Galimas Salutinis poveikis

Sis vaistas, kaip ir visi kiti, gali sukelti $alutinj poveikj, nors jis pasireikia ne visiems zmonéms.
Labai dazni Salutiniai reiSkiniai: gali pasireiksti ne rec¢iau kaip 1 i§ 10 asmeny

e Galvos skausmas

Dazni: gali pasireiksti reCiau kaip 1 i§ 10 asmeny

e Palpitacijos (stiprus Sirdies e Viduriavimas e ISsauséjusi burna
musimas) e Pykinimas ($leikstulys) e Staigiai atsiradgs poreikis
e Sukimosi pojitis (galvos e Pilvo skausmas tustintis
sukimasis) e  Viduriy uzkietéjimas
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e Virskinimo sutrikimas e Skausmingas kaklo e Dusulys (dispnéja)

(dispepsija) stingulys (tortikolis) e Nosies kraujavimas

e Nuovargis e Galuniy dilgciojimas (epistaksé)

e Padidéjes kreatinino (parestezija) e ISbérimas
fosfokinazés kiekis e (Galvos svaigimas e Nuolatinis niezéjimas
kraujyje e Sumazéjes odos jautrumas (pruritas)

e Kiino svorio padidéjimas (hipestezija) e Skausmas

e Raumeny spazmai e Depresija

e Raumeny skausmas e Baltymas Slapime
(mialgija) (proteinurija)

PranesSimas apie Salutinj poveiki

Jeigu pasireiské Salutinis poveikis, jskaitant Siame lapelyje nenurodyta, pasakykite apie tai gydytojui,
vaistininkui arba slaugytojui. Apie Salutinj poveikj taip pat galite pranesti tiesiogiai naudodamiesi V priede
nurodyta nacionaline praneSimo sistema. PraneSdami apie Salutinj poveikj galite mums padéti gauti daugiau
informacijos apie Sio vaisto sauguma.

5. Kaip laikyti Galafold
Sj vaista laikykite vaikams nepastebimoje ir nepasiekiamoje vietoje.

Ant dézuteés ir lizdinés pokstelés po ,,Tinka iki* nurodytam tinkamumo laikui pasibaigus, $io vaisto vartoti
negalima. Vaistas tinkamas vartoti iki paskutinés nurodyto ménesio dienos.

Sio vaisto laikymui specialiy temperatiiros salygy nereikalaujama. Laikyti gamintojo pakuotéje, kad vaistas
biity apsaugotas nuo drégmés.

Vaisty negalima iSmesti j kanalizacija arba su buitinémis atliekomis. Kaip iSmesti nereikalingus vaistus,
klauskite vaistininko. Sios priemonés padés apsaugoti aplinka.

6. Pakuotés turinys ir kita informacija

Galafold sudétis
- Veiklioji medziaga yra migalastatas. Kiekvienoje kapsuléje yra migalastato hidrochlorido, kurio kiekis
atitinka 123 mg migalastato.
- Pagalbinés medziagos yra:
Kapsulés turinys: pregelifikuotas krakmolas (kukuriizy) ir magnio stearatas.
Kapsulés apvalkalas: Zelatina, titano oksidas (E 171) ir indigokarminas (E 132).
Spausdinimo rasalas: Selakas, juodasis gelezies oksidas ir kalio hidroksidas.

Galafold iSvaizda ir kiekis pakuotéje
Juodu rasalu uzrasu ,,A1001* pazymétos matinés baltos ir mélynos spalvos kapsulés, 2 dydzio kietoji kapsule

(6,4 x 18,0 mm), kuriy viduje balti arba rusvi milteliai.

Galafold tiekiamas lizdinése plokstelés pakuotéje, kurioje yra 14 kapsuliy.
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Registruotojas
Amicus Therapeutics Europe Limited

Block 1, Blanchardstown Corporate Park

Ballycoolin Road
Blanchardstown, Dublin

D15 AKK1

Airija

Tel.: +353 (0) 1 588 0836
Faksas: +353 (0) 1 588 6851

El. Pastas: info@amicusrx.co.uk

Gamintojas

Almac Pharma Services (Ireland) Limited

Finnabair Industrial Estate
Dundalk, Co. Louth

A91 POKD

Airija

Jeigu apie §j vaistg norite suzinoti daugiau, kreipkités i vietinj registruotojo atstova (jei su ,,Amicus atstovu

nepavyksta susisiekti telefonu, praSome susisiekti toliau nurodytu el. pasto adresu):

Belgié/Belgique/Belgien

Amicus Therapeutics Europe Limited
Tel/Tel: (+32) 0800 89172

e-mail: MedInfo@amicusrx.com

Bbarapus

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

Lietuva

Amicus Therapeutics Europe Limited
Tel: (+370) 8800 33167

El. pastas: 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
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EXAdda

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

e-mail: MedInfo@amicusrx.com

Espafia

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: (+385) 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

Italia

Amicus Therapeutics S.r.1.

Tel: (+39) 800 795 572

e-mail: MedInfo@amicusrx.com

Kvzpog

Amicus Therapeutics Europe Limited
TnA: (+357) 800 97595

e-mail: MedInfo@amicusrx.com

Latvija

Amicus Therapeutics Europe Limited
Tel: (+371) 800 05391

e-pasts: MedInfo@amicusrx.com

Sis pakuotés lapelis paskutinj karta perZiiirétas

Kiti informacijos Saltiniai

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

Romania

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

Slovenské republika

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

e-mail: MedInfo@amicusrx.com

Suomi/Finland

Amicus Therapeutics Europe Limited
Puh/Tel: (+358) 0800 917 780
séhkdposti/e-mail: MedInfo@amicusrx.com

Sverige

Amicus Therapeutics Europe Limited
Tfn: (+46) 020 795 493

e-post: MedInfo@amicusrx.com

United Kingdom (Northern Ireland)
Amicus Therapeutics, UK Limited
Tel: (+44) 08 0823 46864

e-mail: MedInfo@amicusrx.com

ISsami informacija apie §j vaistg pateikiama Europos vaisty agentiiros tinklalapyje

http://www.ema.europa.eu. Joje taip pat rasite nuorodas j kitus tinklalapius apie retas ligas ir jy gydyma.
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