EUROPEAN MEDICINES AGENCY

SCIENCE MEDICINES HEALTH

EMA/240106/2023
EMEA/H/C/005618

Elfabrio (pegunigalsidase alfa)
Um resumo sobre Elfabrio e por que esta autorizado na UE

O que € Elfabrio e para que é utilizado?

Elfabrio € um medicamento utilizado em adultos no tratamento da doenc¢a de Fabry, uma doenca
hereditaria rara. Os doentes com doenca de Fabry ndo tém uma quantidade suficiente de uma enzima,
denominada alfa-galactosidase A, que normalmente decompde uma matéria gorda denominada
globotriaosilceramida (Gb3). Se a enzima né&o estiver presente, a Gb3 ndo pode ser degradada e
acumula-se nos 6rgaos, como os rins e o coragdo, causando insuficiéncia renal e problemas cardiacos.

Elfabrio contém a substancia ativa pegunigalsidase alfa.

Como se utiliza Elfabrio?

Elfabrio s6 pode ser obtido mediante receita médica e o tratamento deve ser supervisionado por um
médico com experiéncia no tratamento da doenca de Fabry.

Elfabrio esta disponivel na forma de perfusédo (infusdo endovenosa) numa veia, administrada uma vez
de duas em duas semanas. O medicamento destina-se a uso prolongado. Todos os doentes sdo
monitorizados em termos de ocorréncia de eventuais reacdes durante a perfusédo e durante, pelo
menos, uma a duas horas depois da mesma. Para reduzir o risco de rea¢des relacionadas com a
perfusdo, podem ser administrados outros medicamentos aos doentes, antes ou durante o tratamento
com Elfabrio, ou a taxa de perfusdo pode ser diminuida. As perfusfes sdo administradas no hospital,
mas podem ser administradas em casa se o doente estiver a tolerar bem as perfusdes.

Para mais informacdes sobre a utilizagéo de Elfabrio, consulte o Folheto Informativo ou contacte o seu
médico ou farmacéutico.

Como funciona Elfabrio?

Elfabrio € uma terapéutica de substituicdo enzimatica. Este tipo de terapéutica permite fornecer a
enzima que falta ao doente. Elfabrio foi concebido para substituir a enzima humana alfa-

galactosidase A, que esta ausente nos doentes com doenca de Fabry. A substancia ativa de Elfabrio, a
pegunigalsidase alfa, € uma cépia da enzima humana, produzida por meio de um método denominado
«tecnologia de ADN recombinante»: é fabricada por células que receberam um gene (ADN) que as
torna capazes de produzir a enzima. A enzima de substituicdo ajuda a degradar a Gb3, impedindo esta
de se depositar nas células do doente.
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Quais os beneficios demonstrados por Elfabrio durante os estudos?

Os beneficios de Elfabrio foram avaliados num estudo principal que incluiu 78 doentes com doenca de
Fabry. O estudo comparou Elfabrio com Fabrazyme, outra terapéutica de substituicdo enziméatica
utilizada no tratamento de doentes com a doenca de Fabry. O principal parametro de eficacia baseou-
se na taxa de filtragcdo glomerular (TFG; uma medida do funcionamento dos rins), que diminui a
medida que a funcéo renal do doente se agrava. A TFG média diminuiu 2,5 mL/min/1,73 m?2 por ano
apoés 12 e 24 meses de tratamento com Elfabrio, em comparag¢do com 1,7 mL/min/1,73 m2 e

2,2 mL/min/1,73 m? nos doentes que receberam Fabrazyme. Os dados de apoio demonstraram uma
diminuicdo significativa dos niveis de Gb3 nos rins e no sangue dos doentes tratados com Elfabrio.

Quais sao os riscos associados a Elfabrio?

Para a lista completa de efeitos secundarios e de restrigcdes de utilizagdo de Elfabrio, consulte o Folheto
Informativo.

Os efeitos secundarios mais frequentes associados a Elfabrio (que podem afetar 1 em cada
10 pessoas) incluem hipersensibilidade (reactes alérgicas), astenia (fraqueza) e reacfes associadas a
perfusao.

Podem ocorrer reagdes alérgicas, incluindo contracdo excessiva e prolongada dos musculos das vias
aéreas, causando dificuldades respiratérias (broncospasmo), em pessoas que recebem Elfabrio.

Por que esta autorizado Elfabrio na UE?

A Agéncia considerou que a eficacia de Elfabrio foi sustentada pela natureza da substancia ativa,
especificamente por ser uma forma peguilada da enzima de ocorréncia natural, e também pelo
mecanismo de agdo bem estabelecido da terapéutica de substituicdo enzimatica no tratamento da
doenca de Fabry. Os resultados do estudo principal demonstraram uma diminuicao significativa dos
niveis de Gb3 tanto nos rins como no sangue dos doentes tratados com Elfabrio. Devido a limitacdes
com o desenho do estudo, incluindo o pequeno numero de doentes envolvidos, os resultados do estudo
principal ndo demonstraram de forma conclusiva que Elfabrio foi pelo menos tdo eficaz como
Fabrazyme.

Além disso, os efeitos secundarios de Elfabrio, que estédo principalmente relacionados com a perfuséo,
sdo considerados controlaveis. A Agéncia Europeia de Medicamentos concluiu que os beneficios de
Elfabrio sdo superiores aos seus riscos e o0 medicamento pode ser autorizado para utilizacdo na UE.

Que medidas estao a ser adotadas para garantir a utilizacdo segura e eficaz
de Elfabrio?

A empresa que comercializa Elfabrio fornecera materiais informativos aos doentes ou aos seus
prestadores de cuidados e aos profissionais de saude, com informacdes sobre como administrar o
medicamento corretamente em casa.

No Resumo das Caracteristicas do Medicamento e no Folheto Informativo foram incluidas
recomendacgdes e precaucdes a observar pelos profissionais de salde e pelos doentes para a utilizacdo
segura e eficaz de Elfabrio.

Tal como para todos os medicamentos, os dados sobre a utilizacdo de Elfabrio sdo continuamente
monitorizados. Os efeitos secundarios comunicados com Elfabrio séo cuidadosamente avaliados e séo
tomadas quaisquer a¢des necessarias para proteger os doentes.
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Outras informaco6es sobre Elfabrio

A 4 de maio de 2023, Elfabrio recebeu uma Autorizagédo de Introdug¢do no Mercado, valida para toda a
UE.

Estdo disponiveis mais informacdes sobre Elfabrio no sitio Web da Agéncia:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/elfabrio.

Este resumo foi atualizado pela ultima vez em 05-2023.
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