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Galafold (migalastat)

Harsa generali lejn Galafold u ghalfejn huwa awtorizzat fl-UE

X'inhu Galafold u ghal xiex jintuza?

Galafold huwa medic¢ina uzata biex tikkura pazjentili ghandhom 12-il sena u aktar li ghandhom il-
marda ta’ Fabry. Dan huwa disturb rarili jintiret fejn il-pazjenti jkollhom diversi mutazzjonijiet (bidliet)
fil-gene responsabbli ghall-produzzjoni ta’ enzima msejha alfagalaktosidazi. Din I-enzima normalment
tkisser sustanza xahmija msejha globotrijaosilcerammid (GL-3). Minhabba I-mutazzjonijiet, I-enzima
ma tahdimx kif suppost u ma tistax tkisser il-GL-3. Dan iwassal ghal akkumulazzjoni ta’ GL-3 f'diversi
celloli fil-gisem, inkluz fil-galb u I-kliewi.

Il-marda ta’ Fabry hija rari, u Galafold gie denominat bhala "medic¢ina orfni" (medicina li tintuza f'mard
rari) fit-22 ta’ Mejju 2006. Aktar informazzjoni dwar id-denominazzjoni orfni tinstab hawn:
ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu306368.

Galafold fih is-sustanza attiva migalastat.
Kif jintuza Galafold?

Galafold jista’ jinkiseb biss b’ricetta ta’ tabib u I-kura ghandha tinbeda u tigi sorveljata minn tabib li
jkun esperjenzat fid-dijanjozi u I-kura tal-marda ta’ Fabry.

Galafold jigi bhala kapsuli. Id-doza rakkomandata ta’ Galafold hija ta’ kapsula wahda kull jumejn. II-
pazjenti m’'ghandhomx jiehdu ikel mill-ingas saghtejn gabel u saghtejn wara li jiehdu Galafold biex ikun
hemm assorbiment shih.

Galafold huwa biss ghall-uzu f'pazjenti b’¢erti mutazzjonijiet fil-gene alfagalaktosidazi A. Ghal aktar
informazzjoni dwar |-uzu ta’ Galafold, ara I-fuljett ta’ taghrif jew ikkuntattja lit-tabib jew lill-ispizjar
tieghek.

Kif jahdem Galafold?

Is-sustanza attiva f'Galafold, il-migalastat, tehel ma’ ¢erti forom instabbli ta’ alfagalaktosidazi A, u

’

b’hekk tistabbilizza I-enzima. Din tippermetti lill-enzima biex tigi trasportata f'zoni tac-cellula fejn tista
tkisser il-GL-3.
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X’inhuma I-benefi¢¢ji ta’ Galafold li hargu mill-istudji?

Galafold gie studjat f'’zewg studji ewlenin li kienu jinvolvu 127 pazjent li ghandhom aktar minn 16-il
sena bil-marda ta’ Fabry.

L-ewwel studju, li gabbel Galafold mal-placebo (kura finta) f'67 pazjent, hares lejn il-proporzjon ta’
pazjenti li rrispondew ghall-kura (definit bhala t-tnaqqis ta’ mill-ingas 50 % fid-depoziti tal-GL-3 fil-
kliewi). B‘mod generali, Galafold ma nstabx li huwa izjed effettiv mill-plac¢ebo fit-tnaqqis tad-depoziti
tal-GL-3; madankollu, I-analizijiet addizzjonali li jinkludu biss pazjenti b’dawk il-mutazzjonijiet genetici
li jistghu jigu kkurati b'Galafold urew li I-pazjenti rrispondew ahjar ghal Galafold milli ghall-pla¢ebo
wara 6 xhur ta’ kura.

It-tieni studju, f'60 pazjent, gabbel Galafold mal-medicini agalsidazi alfa jew agalsidazi beta, zewg kuri
li jissostitwixxu I-enzima niegsa. Il-kejl ewlieni tal-effikac¢ja kien il-bidla fil-funzjoni tal-kliewi tal-
pazjenti wara 18-il xahar ta’ kura. F'dan I-istudju, Galafold instab li huwa effettiv dags is-sostituzzjoni
tal-enzima fl-istabbilizzazzjoni tal-funzjoni tal-kliewi tal-pazjenti.

Il-kumpanija pprovdiet ukoll rizultati ta’ studju li wrew li Galafold jipproduci I-istess livelli tas-sustanza
attiva fil-gisem u ghandu I-istess effett f'adolexxenti li ghandhom 12-il sena sa u inkluz 15-il sena bhal
fl-adulti u z-zghazagh li ghandhom 16-il sena u aktar.

X’inhuma r-riskji assoc¢jati ma’ Galafold?

L-effett sekondarju I-aktar komuni b’Galafold (li jista’ jaffettwa madwar persuna 1 minn kull 10) huwa
I-ugigh ta’ ras.

Ghal-lista shiha tal-effetti sekondarji kollha rrapportati b’'Galafold, ara |-fuljett ta’ taghrif.
Ghaliex Galafold gie awtorizzat fl-UE?

L-Agenzija Ewropea ghall-Medicini ddecidiet li I-benefi¢cji ta’” Galafold huma akbar mir-riskji tieghu u li
jista’ jigi awtorizzat ghall-uzu fl-UE. L-Agenzija nnotat |i Galafold gie studjat ffnumru limitat ta’
pazjenti, madankollu I-evidenza disponibbli hija meqjusa suffi¢jenti ghal marda rari bhal din. L-
Agenzija nnotat ukoll li Galafold jittiehed mill-halg u dan jista’ jkun ta’ vantagg meta mqgabbel ma’ kuri
awtorizzati ohrajn bhas-sostituzzjoni tal-enzima li jinghataw permezz ta’ infuzjoni (dripp) fil-vina.
Rigward is-sigurta, Galafold kien ittollerat tajjeb.

X'mizuri qeghdin jittiehdu biex jigi zgurat I-uzu sigur u effettiv ta’ Galafold?

Fis-sommarju tal-karatteristi¢i tal-prodott u fil-fuljett ta’ taghrif gew inkluzi r-rakkomandazzjonijiet u |-
prekawzjonijiet li ghandhom ikunu segwiti mill-professjonisti fil-qasam tal-kura tas-sahha u mill-
pazjenti ghall-uzu sigur u effettiv ta’ Galafold.

Informazzjoni ohra dwar Galafold

Galafold ir¢ieva awtorizzazzjoni ghat-tgeghid fis-suq valida fl-UE kollha fis-26 ta’ Mejju 2016.

Aktar informazzjoni dwar Galafold tinstab fis-sit web tal-Agenzija:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/galafold.

Din il-harsa generali giet aggornata I-ahhar f'07-2021.
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