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Elfabrio (pegunigalzydaza alfa)
Przeglad wiedzy na temat leku Elfabrio i uzasadnienie udzielenia pozwolenia
na dopuszczenie do obrotu w UE

Czym jest lek Elfabrio i w jakim celu sie go stosuje

Elfabrio jest lekiem stosowanym u oséb dorostych w leczeniu choroby Fabry’ego, rzadkiej choroby
dziedzicznej. U pacjentéw z chorobg Fabry’ego wystepuje niedobdér enzymu o nazwie alfa-
galaktozydaza A, ktéry zwykle rozktada substancje ttuszczowg zwang globotriaozyloceramidem (Gb3).
W przypadku braku tego enzymu Gb3 nie moze by¢ rozktadany i gromadzi sie w narzadach, takich jak
nerki i serce, powodujac niewydolnos¢ nerek i problemy z sercem.

Substancjg czynng zawartg w leku Elfabrio jest pegunigalzydaza alfa.

Jak stosowac lek Elfabrio

Lek wydawany na recepte. Leczenie powinien nadzorowad lekarz majgcy doswiadczenie w leczeniu
choroby Fabry’ego.

Lek Elfabrio jest dostepny w postaci wlewu dozylnego (infuzji), ktéry podaje sie raz na dwa tygodnie.
Przeznaczony jest do dtugotrwatego stosowania. Wszyscy pacjenci sq obserwowani pod katem
wystepowania jakichkolwiek reakcji podczas wlewu oraz przez co najmniej 1 do 2 godzin po jego
zakonczeniu. W celu zmniejszenia ryzyka wystgpienia reakcji na wlew, przed rozpoczeciem lub w
trakcie podawania leku Elfabrio pacjenci mogg otrzymac inne leki, badz tez mozna zwolni¢ tempo
podawania wlewu. Wlewy podaje sie w szpitalu, ale mozna je podawac¢ w domu, jesli pacjent dobrze je
toleruje.

Wiecej informacji o sposobie stosowania leku Elfabrio znajduje sie w Ulotce dla pacjenta lub udzieli ich
lekarz lub farmaceuta.

Jak dziata lek Elfabrio

Elfabrio jest enzymatyczng terapig zastepcza. Ten rodzaj leczenia polega na dostarczeniu pacjentom
enzymu, ktérego im brakuje. Lek Elfabrio ma zastepowac ludzki enzym alfa-galaktozydaze A, ktérego
brakuje u pacjentéw z chorobg Fabry’ego. Substancja czynna leku Elfabrio, pegunigalzydaza alfa, jest
kopig ludzkiego enzymu wytwarzang metoda zwang ,technikg rekombinacji DNA”: jest produkowana
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przez komoérki, do ktérych wprowadzono gen (DNA) umozliwiajacy wytwarzanie tego enzymu. Enzym
zastepczy pomaga rozktadaé Gb-3 i zapobiega jego gromadzeniu sie w komdrkach pacjenta.

Korzysci ze stosowania leku Elfabrio wykazane w badaniach

Korzysci ze stosowania leku Elfabrio oceniano w jednym badaniu gtéwnym z udziatem 78 pacjentéw z
chorobg Fabry’ego. W tym badaniu poréwnywano lek Elfabrio z lekiem Fabrazyme, innym lekiem
stosowanym w ramach enzymatycznej terapii zastepczej w leczeniu pacjentéw z chorobg Fabry’ego.
Gtéwnym kryterium oceny skutecznosci byt wspoétczynnik filtracji ktebuszkowej (GFR, parametr oceny
pracy nerek), ktéry zmniejsza sie w miare pogorszenia czynnosci nerek pacjenta. Srednia wartoé¢ GFR
zmniejszyta sie 0 2,5 ml/min/1,73 m?2 rocznie zaréwno po 12, jak i po 24 miesigcach stosowania leku
Elfabrio w poréwnaniu z 1,7 ml/min/1,73 m? i 2,2 ml/min/1,73 m? u os6b otrzymujacych lek
Fabrazyme. Dane pomocnicze wykazaty istotny spadek stezenia Gb3 w nerkach i we krwi u pacjentéw,
ktérym podawano lek Elfabrio.

Ryzyko zwigzane ze stosowaniem leku Elfabrio

Petny wykaz dziatan niepozadanych i ograniczen zwigzanych ze stosowaniem leku Elfabrio znajduje sie
w Ulotce dla pacjenta.

Najczestsze dziatania niepozgdane zwigzane ze stosowaniem leku Elfabrio (mogace wystapi¢ u 1 na
10 pacjentow) to nadwrazliwos$¢ (reakcje alergiczne), astenia (ostabienie) i reakcje zwigzane z
wlewem.

U oséb otrzymujacych lek Elfabrio mogg wystgpic reakcje alergiczne, w tym nadmierny i dtugotrwaty
skurcz miesni drog oddechowych powodujacy trudnosci z oddychaniem (skurcz oskrzeli).

Podstawy dopuszczenia do obrotu leku Elfabrio w UE

Agencja uznata, ze skutecznos¢ leku Elfabrio potwierdza charakter substancji czynnej, a w
szczegolnosci fakt, ze jest to pegylowana postaé naturalnie wystepujacego enzymu, jak rowniez
ugruntowany mechanizm dziatania enzymatycznej terapii zastepczej w leczeniu choroby Fabry’ego.
Wyniki badania gtdwnego wykazaty istotny spadek stezenia Gb3 zaréwno w nerkach, jak i we krwi
pacjentow przyjmujacych lek Elfabrio. Ze wzgledu na ograniczenia planu badania, w tym niewielkg
liczbe wiaczonych do niego pacjentéw, wyniki badania gtdwnego nie wykazaty jednoznacznie, ze lek
Elfabrio jest co najmniej rownie skuteczny, jak lek Fabrazyme.

Ponadto uwaza sie, ze dziatania niepozadane leku Elfabrio, zwigzane gtéwnie z wlewem dozylnym, sg
fatwe do opanowania. Europejska Agencja Lekow (EMA) uznata zatem, ze korzysci ptynace ze
stosowania leku Elfabrio przewyzszajg ryzyko i moze on by¢ dopuszczony do stosowania w UE.

Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego
stosowania leku Elfabrio

Firma, ktéra wprowadza lek Elfabrio do obrotu, udostepni pacjentom lub ich opiekunom oraz
personelowi medycznemu materiaty edukacyjne zawierajgce informacje na temat prawidtowego
podawania leku w warunkach domowych.

W celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego stosowania leku Elfabrio w Charakterystyce Produktu
Leczniczego i w Ulotce dla pacjenta zawarto réwniez zalecenia i srodki ostroznosci przeznaczone dla
personelu medycznego i pacjentow.
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Tak jak w przypadku wszystkich lekéw, dane o stosowaniu leku Elfabrio sg stale monitorowane.
Zgtaszane dziatania niepozadane leku Elfabrio sg starannie oceniane i podejmowane sg wszelkie
czynnosci konieczne do ochrony pacjentéw.

Inne informacje dotyczace leku Elfabrio

Lek Elfabrio otrzymat pozwolenie na dopuszczenie do obrotu, wazne w catej UE od dnia 4 maja 2023 r.

Dalsze informacje dotyczace leku Elfabrio znajdujg sie na stronie internetowej Agencji pod adresem:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/elfabrio.

Data ostatniej aktualizacji: 05.2023 r.
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