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Elfabrio (pegunigalzidaza alfa)
Prehlad o lieku Elfabrio a preco bol povoleny v EU

¢o je liek Elfabrio a na €o sa pouziva?

Elfabrio je liek, ktory sa pouziva u dospelych na lieCbu Fabryho choroby, zriedkavej dedi¢nej poruchy.
Pacienti s Fabryho chorobou maju nedostatok enzymu nazyvaného alfa-galaktozidaza A, ktory za
normalnych okolnosti rozklada mastnu latku nazyvanu globotriaozylceramid (Gb3). Ak tento enzym nie
je pritomny, Gb3 sa neméze rozloZit a hromadi sa v organoch, napriklad v obli¢kach a srdci, ¢o
spbsobuje zlyhanie obli¢iek a problémy so srdcom.

Liek Elfabrio obsahuje lieivo pegunigalzidaza alfa.

Ako sa liek Elfabrio pouziva?

Vydaj lieku Elfabrio je viazany na lekarsky predpis a na lie¢cbu méa dohliadat lekar, ktory ma skisenosti
s lieCbou Fabryho choroby.

Liek Elfabrio je dostupny vo forme infazie (na kvapkanie) do Zily, ktora sa podava raz za dva tyzdne.
Liek je uréeny na dlhodobé pouzivanie. V3etci pacienti st pocas inflizie a najmenej jednu az dve hodiny
po inflzii monitorovani na akékolvek reakcie. Na zniZenie rizika reakcii stvisiacich s infaziou moézu
pacienti pred lie¢bou alebo pocas lie¢by liekom Elfabrio dostat dalSie lieky, alebo sa méze spomalit ¢as
podavania infGzie. Inflzie sa podavaji v nemocnici, ale méZu sa aj podavat doma, ak pacient ich dobre
znasa.

Viac informacii o pouzivani lieku Elfabrio si precitajte v pisomnej informacii pre pouzivatela alebo
kontaktujte svojho lekara alebo lekarnika.

Akym spbésobom liek Elfabrio Gcinkuje?

Liek Elfabrio je enzymova substitucna lieCba. Tento druh liecby poskytuje pacientom enzym, ktory im
chyba. Liek Elfabrio je navrhnuty tak, aby nahradil ludsky enzym alfa-galaktozidazu A, ktory chyba
pacientom s Fabryho chorobou. Liecivo lieku Elfabrio, pegunigalzidaza alfa, je képiou ludského enzymu
a vyraba sa tzv. technoldgiou rekombinantnej DNA: tvoria ju bunky, do ktorych bol viozeny gén (DNA),
ktory im umozniuje vytvarat tento enzym. Nahradny enzym pomaha rozkladat latku Gb-3 a zabranuje
jej hromadeniu v bunkach pacienta.
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Aké prinosy lieku Elfabrio boli preukazané v studiach?

Prinosy lieku Elfabrio sa hodnotili v jednej hlavnej $tudii, na ktorej sa zuc¢astnilo 78 pacientov s
Fabryho chorobou. V $tudii sa porovnaval liek Elfabrio s liekom Fabrazyme, dalSim enzymovym
substitu¢nym liekom pouZivanym na lieCbu pacientov s Fabryho chorobou. Hlavné meradlo Ucinnosti
bolo zalozené na rychlosti glomerularnej filtracie (GFR, meradla fungovania obliiek), ktora sa znizuje
v désledku zhorsenia funkcie obliciek pacienta. Priemerna hodnota GFR sa znizila o 2,5 ml/min/1,73 m?
ro¢ne po 12 aj 24 mesiacoch liecby liekom Elfabrio v porovnani s 1,7 ml/min/1,73 m2 a

2,2 ml/min/1,73 m? u pacientov, ktori dostavali liek Fabrazyme. Na zaklade podpornych Gdajov sa
preukazalo vyznamné zniZenie hladiny Gb3 v oblickach a krvi pacientov lieCenych liekom Elfabrio.

Aké rizika sa spajaju s pouzivanim lieku Elfabrio?

Zoznam vsetkych vedlajsich Ucinkov pozorovanych pri pouzivani lieku Elfabrio a zoznam vsetkych
obmedzeni sa nachadza v pisomnej informacii pre pouzivatela.

Najéastejsie vedlajsie G¢inky lieku Elfabrio (ktoré mdzu postihnlt aZz 1 osobu z 10) su precitlivenost
(alergické reakcie), asténia (slabost) a reakcie stvisiace s infaziou.

U oséb, ktorym sa podava liek Elfabrio, sa mézu vyskytnut alergické reakcie vratane nadmerného
a dlhodobého stahovania svalov dychacich ciest, ktoré spdsobuje tazkosti s dychanim
(bronchospazmus).

Preco bol liek Elfabrio povoleny v EU?

Agentara usudila, Zze Gdinnost lieku Elfabrio je podporena povahou lieciva, konkrétne, Ze je to
pegylovana forma prirodzene sa vyskytujiceho enzymu, ako aj dobre zavedenym mechanizmom
ucinku enzymovej substitucnej liecby pri lieCbe Fabryho choroby. Vysledkami hlavnej $tadie sa
preukazalo vyznamné znizenie hladiny Gb3 v oblickach aj v krvi pacientov lie¢enych liekom Elfabrio.
Vzhladom na obmedzenia v stvislosti s navrhom 3tidie vratane malého poctu zUcastnenych pacientov
vysledky hlavnej studie presvedcivo nepreukazali, Ze liek Elfabrio je aspon taky ucinny ako liek
Fabrazyme.

Okrem toho sa vedlajsie ucinky lieku Elfabrio, ktoré stvisia najma s inflziou, sa povaZuju
za zvladnutelné. Eurépska agentura pre lieky preto rozhodla, Ze prinosy lieku Elfabrio st vacsie ako
rizikd spojené s jeho pouzivanim a Ze liek mdze byt povoleny na pouzivanie v EU.

Aké opatrenia sa prijimajua na bezpecné a Gcinné pouzivanie lieku Elfabrio?

Spoloénost, ktora liek Elfabrio uvadza na trh, poskytne pacientom alebo ich opatrovatelom
a zdravotnickym pracovnikom vzdeldvacie materialy s informaciami o spravnom spésobe podéavania
lieku v doméacom prostredi.

Na bezpecné a ucinné uzivanie lieku Elfabrio boli do sthrnu charakteristickych vilastnosti lieku
a pisomnej informacie pre pouzivatela zahrnuté aj odporucania a opatrenia, ktoré maju zdravotnicki
pracovnici a pacienti dodrziavat.

Tak ako pri v3etkych liekoch, aj Gdaje o pouzivani lieku Elfabrio sa neustale kontroluja. Vedlajsie
ucinky hlasené pri lieku Elfabrio sa dékladne hodnotia a zabezpecuju sa akékolvek nevyhnutné kroky
na ochranu pacientov.
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Dalsie informacie o lieku Elfabrio

Lieku Elfabrio bolo 4. méaja 2023 udelené povolenie na uvedenie na trh platné v celej EU.

Dalsie informacie o lieku Elfabrio sa nachadzaju na webovej stranke agentury:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/elfabrio

Posledna aktualizacia tohto sthrnu: 05-2023
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