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Elfabrio (pegunigalsidaza alfa)
Prezentare generala in limbaj simplu a Elfabrio si motivele autorizarii
medicamentului in UE

Ce este Elfabrio si pentru ce se utilizeaza?

Elfabrio este un medicament care se utilizeaza la adulti pentru tratarea bolii Fabry, o boala genetica
rara. Pacientii cu boala Fabry nu au o cantitate suficienta de enzima numita alfa-galactozidaza A, care
in mod normal descompune o substantd grasi numitd globotriaozilceramida (Gb3). In lipsa acestei
enzime, Gb3 nu poate fi descompusa si se acumuleaza in organe, cum ar fi in rinichi si in inima,
cauzand insuficienta renald si probleme cardiace.

Elfabrio contine substanta activa pegunigalsidaza alfa.
Cum se utilizeaza Elfabrio?

Elfabrio se poate obtine numai pe baza de prescriptie medicala, iar tratamentul trebuie supravegheat
de un medic cu experienta in tratamentul bolii Fabry.

Elfabrio este disponibil sub forma de perfuzie intravenoasa (picurare in vena), care se administreaza o
data la doua sau patru saptamani. Este destinat utilizarii de lunga durata. Toti pacientii trebuie
monitorizati pentru a li se observa reactiile in timpul perfuziei si cel putin una pana la doua ore dupa
aceea. Pentru a reduce riscul de reactii declansate de perfuzie, pacientilor li se pot administra alte
medicamente naintea sau in timpul tratamentului cu Elfabrio sau se poate mari timpul de perfuzare.
Perfuziile se administreaza in spital, dar pot fi administrate la domiciliu daca pacientul le tolereaza
bine.

Pentru informatii suplimentare cu privire la utilizarea Elfabrio, cititi prospectul sau adresati-va
medicului dumneavoastra sau farmacistului.

Cum actioneaza Elfabrio?

Elfabrio este o terapie de substitutie enzimatica. Prin acest tip de terapie, li se asigura pacientilor
enzima lipsa. Elfabrio este destinat inlocuirii enzimei umane alfa-galactozidaza A, care lipseste la
pacientii cu boalad Fabry. Substanta activa din Elfabrio, pegunigalsidaza alfa, este o copie a enzimei
umane, produsa printr-o metoda numita ,tehnologia ADN-ului recombinant”, de celule care au primit o
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gena (ADN) care le face capabile sa produca enzima. Enzima de substitutie ajuta la descompunerea
Gb3 si impiedica acumularea sa in celulele pacientului.

Ce beneficii a prezentat Elfabrio pe parcursul studiilor?

Beneficiile Elfabrio au fost evaluate intr-un studiu principal efectuat la 78 de pacienti cu boala Fabry.
Studiul a comparat Elfabrio cu Fabrazyme, alta terapie de substitutie enzimatica utilizata pentru
tratarea pacientilor cu boala Fabry. Principala masura a eficacitatii s-a bazat pe rata de filtrare
glomerulara (RFG; masura care arata cat de bine functioneaza rinichii), care scade pe masura ce se
inrautateste functia renald a pacientului. RFG mediu s-a redus cu 2,5 ml/min/1,73 m2pe an dupa 12 si
24 de luni de tratament cu Elfabrio, fata de 1,7 ml/min/1,73 mZ2si 2,2 ml/min/1,73 m? la cei care au
primit Fabrazyme. Datele de sustinere au aratat o scadere semnificativa a nivelurilor de Gb3 in rinichi
si in sénge la pacientii tratati cu Elfabrio.

Studiile efectuate cu Elfabrio sunt descrise mai detaliat in rapoartele de evaluare a medicamentului.

Care sunt reactiile adverse si restrictiile asociate cu Elfabrio?

Pentru lista completa a reactiilor adverse si a restrictiilor asociate cu Elfabrio, cititi prospectul.

Cele mai frecvente reactii adverse asociate cu Elfabrio (care pot afecta cel mult 1 persoana din 10)
sunt reactii asociate perfuziei, greata, astenie (slabiciune) si dureri de cap.

Persoanele care primesc Elfabrio pot avea reactii alergice, de exemplu contractie excesiva si prelungita
a muschilor cailor respiratorii care provoaca dificultati de respiratie (bronhospasm).

De ce a fost autorizat Elfabrio in UE?

Agentia a considerat ca eficacitatea Elfabrio a fost sustinuta prin natura substantei active, in special
prin faptul ca este o forma pegilatd a enzimei prezente in mod natural, precum si prin mecanismul de
actiune bine stabilit al terapiei de substitutie enzimatica pentru tratamentul bolii Fabry. Rezultatele
studiului principal au aratat o scadere semnificativa a nivelurilor de Gb3 in rinichi si in sange la
pacientii tratati cu Elfabrio. Din cauza limitarilor legate de conceperea studiului, inclusiv de numarul
mic de pacienti implicati, rezultatele studiului principal nu au aratat in mod concludent ca Elfabrio este
cel putin la fel de eficace ca Fabrazyme.

in plus, reactiile adverse la Elfabrio, care sunt in principal legate de perfuzie, sunt considerate
gestionabile terapeutic. Prin urmare, Agentia Europeana pentru Medicamente a hotarat ca beneficiile
Elfabrio sunt mai mari decat riscurile asociate si acest medicament poate fi autorizat pentru utilizare in
UE.

Ce masuri se iau pentru utilizarea sigura si eficace a Elfabrio?

Compania care comercializeaza Elfabrio va furniza materiale educationale pacientilor sau ingrijitorilor
lor si profesionistilor din domeniul sanatatii, care contin informatii despre administrarea corecta a
produsului la domiciliu.

In Rezumatul caracteristicilor produsului si in prospect au fost incluse, de asemenea, recomandari si
masuri de precautie pentru utilizarea sigura si eficace a Elfabrio, care trebuie respectate de personalul
medical si de pacienti.

Ca pentru toate medicamentele, datele cu privire la utilizarea Elfabrio sunt monitorizate continuu.
Reactiile adverse suspectate raportate pentru Elfabrio sunt evaluate cu atentie si sunt luate toate
masurile necesare pentru protectia pacientilor.
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Alte informatii despre Elfabrio

Elfabrio a primit autorizatie de punere pe piatd, valabila pe intreg teritoriul UE, la 4 mai 2023.

Mai multe informatii despre Elfabrio, inclusiv prospectul si raportul de evaluare, se pot gasi pe site-ul
agentiei: ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/elfabrio.

Pentru informatii despre disponibilitatea acestui medicament in tara dumneavoastra,
contactati autoritatea nationald competentadin tara dumneavoastra.

Aceasta prezentare generala a fost actualizata ultima data in 03-2026.
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