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Opfolda (miglustat)

Prezentare generala a Opfolda si motivele autorizarii medicamentului in UE

Ce este Opfolda si pentru ce se utilizeaza?

Opfolda este un medicament care se utilizeaza in tratamentul adultilor cu boala Pompe cu debut tardiv
(deficienta de acid alfa-glucozidaza - GAA), o tulburare ereditara in care pacientii prezinta dificultati de
respiratie si slabiciune musculara. Se utilizeaza in asociere cu alt medicament, alfa-cipaglucozidaza.

Opfolda este un ,medicament hibrid”. Acest lucru inseamna ca este similar cu un ,medicament de

referinta” care contine aceeasi substanta activa, dar este disponibil sub forma de capsule de o
concentratie diferita.Medicamentul de referinta pentru Opfolda este Zavesca.

Opfolda contine substanta activa miglustat.

Cum se utilizeaza Opfolda?

Capsulele de Opfolda se administreaza pe cale oralda cu aproximativ 1 ora, dar nu mai mult de 3 ore,
inainte de perfuzia cu alfa-cipaglucozidaza.

Medicamentul se poate obtine numai pe baza de prescriptie medicald, iar tratamentul trebuie
supravegheat de un medic cu experienta in tratamentul pacientilor cu boala Pompe sau cu boli
similare.

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

Cum actioneaza Opfolda?

In timpul tratamentului, substanta activa din Opfolda, miglustatul, se leaga de alfa-cipaglucozidazi.
Alfa-cipaglucozidaza devine astfel mai stabild, putand fi absorbita in continuare din sange de celulele
musculare afectate de boala Pompe.

Ce beneficii a prezentat Opfolda pe parcursul studiilor?

Un studiu principal pe 125 de adulti cu boala Pompe a comparat efectele Opfolda plus alfa-
cipaglucozidaza cu efectele alfa-alglucozidazei (alt medicament pentru boala Pompe) plus placebo (un
preparat inactiv).
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Studiul a aratat ca, dupa un an de tratament, distanta pe care pacientii au putut sa o parcurga in mers
in sase minute s-a imbunatatit cu aproximativ 20 de metri la pacientii tratati cu Opfolda plus alfa-
cipaglucozidaza, in comparatie cu o imbunatatire de aproximativ 8 metri la pacientii tratati cu alfa-
alglucozidaza si placebo. Aceasta diferenta a fost considerata relevanta din punct de vedere clinic.

Care sunt riscurile asociate cu Opfolda?

Pentru lista completd a reactiilor adverse si a restrictiilor asociate cu Opfolda, cititi prospectul.

Cea mai frecventa reactie adversa asociata cu Opfolda (care poate afecta cel mult 1 persoana din 10)
este constipatia.

Opfolda este contraindicat la persoanele care nu pot lua alfa-cipaglucozidaza.

De ce este Opfolda autorizat in UE?

Agentia Europeana pentru Medicamente a concluzionat ca efectele Opfolda in asociere cu alfa-
cipaglucozidaza sunt relevante din punct de vedere clinic si ca utilizarea lor ofera o optiune alternativa
de tratament pentru pacientii adulti cu boala Pompe cu debut tardiv. Profilul de siguranta al
combinatiei este considerat acceptabil si comparabil cu cel al alfa-alglucozidazei.

Prin urmare, agentia a hotarat ca beneficiile Opfolda 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 Opfolda?

In Rezumatul caracteristicilor produsului si in prospect au fost incluse recomand&ri si masuri de
precautie pentru utilizarea sigura si eficace a Opfolda, care trebuie respectate de personalul medical si
de pacienti.

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

Alte informatii despre Opfolda

Mai multe informatii despre Opfolda se pot gasi pe site-ul agentiei:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/opfolda..
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