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Galafold (migalastat)
Przeglad wiedzy na temat leku Galafold i uzasadnienie udzielenia pozwolenia
na dopuszczenie do obrotu w UE

Czym jest lek Galafold i w jakim celu sie go stosuje

Galafold jest lekiem stosowanym w leczeniu pacjentdw w wieku od 12 lat z chorobg Fabry’ego. Jest to
rzadkie zaburzenie dziedziczne, w ktéorym u pacjentdw wystepujg rézne mutacje (zmiany) w genie
odpowiedzialnym za wytwarzanie enzymu zwanego alfa-galaktozydazq. Enzym ten zazwyczaj rozktada
substancje ttuszczowa zwang globotriaozyloceramidem (GL-3). W wyniku tych mutacji enzym nie
dziata prawidtowo i nie moze rozktada¢ GL-3. Prowadzi to do gromadzenia sie GL-3 w réznych
komorkach w organizmie, w tym w sercu i nerkach.

Ze wzgledu na to, ze chorobe Fabry’ego uznano za rzadko wystepujaca, w dniu 22 maja 2006 r. lek
Galafold uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach). Wiecej informacji na temat
przyznania statusu leku sierocego mozna znalez¢ tutaj: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu306368.

Substancja czynng zawartg w leku Galafold jest migalastat.
Jak stosowac lek Galafold

Lek wydawany na recepte. Leczenie powinien rozpoczynac i nadzorowac wytacznie lekarz z
doswiadczeniem w diagnozowaniu i leczeniu choroby Fabry’ego.

Lek Galafold jest dostepny w postaci kapsutek. Zalecana dawka leku Galafold to jedna kapsutka co
drugi dzien. Aby umozliwi¢ petne wchianianie, pacjenci nie powinni spozywac¢ zadnych pokarméw co
najmniej 2 godziny przed i 2 godziny po przyjeciu leku Galafold.

Galafold jest przeznaczony do stosowania wyfgcznie u pacjentéow z okreslonymi mutacjami w genie
alfa-galaktozydazy A. Wiecej informacji o sposobie stosowania leku Galafold znajduje sie w ulotce dla
pacjenta lub udzieli ich lekarz lub farmaceuta.
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Jak dziata lek Galafold

Substancja czynna leku Galafold, migalastat, przytgcza sie do niektérych niestabilnych postaci alfa-
galaktozydazy A, stabilizujgc ten enzym. Umozliwia to transport enzymu do miejsc w komdrce, gdzie
moze on rozkiadac¢ GL-3.

Korzysci ze stosowania leku Galafold wykazane w badaniach

Lek Galafold oceniano w dwoch badaniach gtdéwnych z udziatem tgcznie 127 pacjentéw w wieku
powyzej 16 lat z chorobg Fabry’ego.

W pierwszym badaniu, w ktérym Galafold poréwnywano z placebo (leczenie pozorowane) u 67
pacjentéw, obserwowano odsetek pacjentéw, u ktérych wystgpita odpowiedz na leczenie (zdefiniowana
jako zmniejszenie o co najmniej 50% ilosci GL-3 zgromadzonego w nerkach). Ogdlnie nie stwierdzono,
aby lek Galafold byt skuteczniejszy niz placebo pod wzgledem zmniejszania ilosci ztogdw GL-3; jednak
dodatkowe badania obejmujace wytgcznie pacjentow z tymi mutacjami genetycznymi, w leczeniu
ktérych lek Galafold moze by¢ stosowany, wykazaty, ze pacjenci lepiej reagowali na Galafold niz na
placebo po 6 miesigcach leczenia.

W drugim badaniu, z udziatem 60 pacjentéw, porownywano Galafold z lekami o nazwie agalzydaza alfa
lub agalzydaza beta - dwoma lekami, ktére zastepujg brakujacy enzym. Gtéwnym kryterium oceny
skutecznosci byta zmiana czynnosci nerek u pacjentéw po 18 miesigcach leczenia. W badaniu tym
wykazano, ze Galafold jest rownie skuteczny jak enzymatyczna terapia zastepcza pod wzgledem
stabilizowania czynnosci nerek u pacjentéw.

Firma przedstawita rowniez wyniki badania, w ktérym wykazano, ze Galafold wytwarza takie same
poziomy substancji czynnej w organizmie i ma takie samo dziatanie u mtodziezy w wieku od 12 do 15
lat wiacznie, jak u 0osdb dorostych i mtodych w wieku od 16 lat.

Ryzyko zwigzane ze stosowaniem leku Galafold

Najczestsze dziatanie niepozgdane zwigzane ze stosowaniem leku Galafold (mogace wystgpi¢ u okoto 1
na 10 pacjentdéw) to bdl glowy.

Petny wykaz dziatan niepozadanych zwigzanych ze stosowaniem leku Galafold znajduje sie w ulotce dla
pacjenta.

Podstawy dopuszczenia do obrotu leku Galafold w UE

Europejska Agencja Lekow (EMA) uznata, ze korzysci ptynace ze stosowania leku Galafold
przewyzszaja ryzyko i moze on by¢ dopuszczony do stosowania w UE. Agencja zauwazyta, ze lek
Galafold badano u ograniczonej liczby pacjentéw, jednak dostepne dowody uznano za wystarczajace w
przypadku takiej rzadkiej choroby. Agencja zauwazyta réwniez, ze lek Galafold przyjmuje sie doustnie,
co moze stanowi¢ korzys$é w poréwnaniu z innymi zatwierdzonymi metodami leczenia, takimi jak
enzymatyczna terapia zastepcza, ktdérg podaje sie we wlewie dozylnym (kropldwce). Jesli chodzi o
bezpieczenstwo, Galafold byt dobrze tolerowany.

Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego
stosowania leku Galafold

W celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego stosowania leku Galafold w Charakterystyce Produktu
Leczniczego i w Ulotce dla pacjenta zawarto zalecenia i $rodki ostroznosci przeznaczone dla personelu
medycznego i pacjentow.
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Inne informacje dotyczace Galafold

Lek Galafold otrzymat pozwolenie na dopuszczenie do obrotu, wazne w catej UE od dnia 26 maja 2016
r.

Dalsze informacje na temat leku Galafold znajduja sie na stronie internetowej Agencji pod adresem:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/galafold.

Data ostatniej aktualizacji: 07.2020.
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