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Galafold (migalastat)

Prehlad o lieku Galafold a preco bol povoleny v EU

Co je liek Galafold a na ¢o sa pouziva?

Galafold je liek, ktory sa pouziva na liecbu pacientov vo veku 12 rokov a starsich, ktori maju Fabryho
chorobu. Ide o zriedkavu dedi¢na poruchu, pri ktorej pacienti maja rozne mutacie (zmeny) génu
zodpovedného za vytvaranie enzymu s nazvom alfa-galaktozidaza. Tento enzym zvycajne rozklada
mastnu latku globotriaosylceramid (GL-3). V dbsledku mutacii enzym nepo6sobi spravne a nemoze
rozkladat GL-3. To vedie k ukladaniu GL-3 v réznych bunkéach v tele vratane srdca a obli¢iek.

Fabryho choroba je zriedkavé ochorenie, a preto bol liek Galafold 22. maja 2006 oznaceny za tzv. liek
na ojedinelé ochorenia. Dal$ie informéacie o oznaceni lieku za liek na ojedinelé ochorenia mdzete najst
tu: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu306368.

Liek Galafold obsahuje lieCivo migalastat.

Ako sa liek Galafold uziva?

Vydaj lieku Galafold je viazany na lekarsky predpis a lie¢cbu ma zacat a sledovat iba lekar, ktory ma
skusenosti s diagnostikou a lie¢bou Fabryho choroby.

Liek Galafold je k dispozicii vo forme kapsul. Odporucana davka lieku Galafold je jedna kapsula kazdy
druhy def. Pacienti nemaju konzumovat Ziadne jedlo najmenej dve hodiny pred uzitim lieku Galafold
a dve hodiny po nom, aby sa umoznila Uplna absorpcia.

Liek Galafold sa pouziva len u pacientov s urcitymi mutadciami v géne alfa-galaktozidazy. Viac
informacii o pouzivani lieku Galafold si precitajte v pisomnej informacii pre pouzivatela alebo
kontaktujte svojho lekara alebo lekarnika.
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Akym sposobom liek Galafold Gcinkuje?

Liecivo lieku Galafold, migalastat, sa viaze na urcité nestabilné formy alfa-galaktozidazy A, ¢im sa
enzym stabilizuje. To umozfuje transport enzymu do oblasti bunky, kde méze rozkladat GL-3.
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Aké prinosy lieku Galafold boli preukazané v stadiach?

Liek Galafold sa skiimal v dvoch hlavnych stidiach, ktorych sa zucastnilo celkovo 127 pacientov
starsich ako 16 rokov s Fabryho chorobou.

V prvej studii, v ktorej sa liek Galafold porovnaval s placebom (zdanlivym liekom) u 67 pacientov, sa
skumal pocet pacientov, ktori odpovedali na lieCcbu (odpoved bola vymedzena ako zniZzenie depozitov
GL-3 v oblickach aspon o 50 %). Celkovo sa nezistilo, Ze liek Galafold je pri znizeni depozitov GL-3
acinnejéi ako placebo. Dal$im analyzami vratane analyz zahffiajlcich len pacientov s genetickymi
mutdciami, ktoré sa daju lie¢it liekom Galafold, sa v8ak preukdazalo, Ze pacienti odpovedali po Siestich
mesiacoch lieCby lepsie na liek Galafold ako na placebo.

V druhej studii, na ktorej sa zucastnilo 60 pacientov, sa porovnaval liek Galafold s liekmi agalzidaza
alfa alebo agalzidaza beta, ¢o su dve lieCby, ktoré nahradzaju chybajlici enzym. Hlavnym meradlom
ucinnosti bola zmena funkcie obli¢iek u pacientov po 18 mesiacoch lieCby. V tejto studii sa zistilo, ze
liek Galafold je pri stabilizacii funkcie obli¢iek u pacientov rovnako ucinny ako substitu¢nad enzymova
liecba.

Spoloénost predloZila aj vysledky $tidie, v ktorej sa preukazalo, Ze liek Galafold vytvara v tele rovnaku
hladinu lieciva a ma rovnaky ucinok u dospievajucich vo veku od 12 do 15 rokov vratane ako u
dospelych a mladych ludi vo veku 16 rokov a starsich.

Aké rizika sa spajaju s pouzivanim lieku Galafold?

Najéastejdi vedlajsi G¢inok lieku Galafold (ktory méze postihndt asi 1 osobu z 10) je bolest hlavy.

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

Preco bol liek Galafold povoleny v EU?

Eurdpska agentira pre lieky rozhodla, Ze prinosy lieku Galafold s vacsie ako rizika spojené s jeho
pouzivanim a Ze liek modze byt povoleny na pouzivanie v EU. Agentira poznamenala, ze liek Galafold sa
skumal u obmedzeného poctu pacientov, avSak dostupné dOkazy sa povazuju za dostatocné pre takéto
zriedkavé ochorenie. Agentura tiez poznamenala, Ze liek Galafold sa uZiva cez Usta, ¢o by mohlo byt
vyhodou v porovnanis inymi schvalenymi liecbami, ako je substitu¢cna enzymova lieCba, ktoré sa
podavaju formou infGzie (na kvapkanie) do Zily. Pokial ide o bezpeénost, liek Galafold bol dobre
znasany.

Aké opatrenia sa prijimaji na bezpecné a Gcinné pouzivanie lieku Galafold?

Na bezpecné a ucinné pouzivanie lieku Galafold boli do stihrnu charakteristickych vlastnosti lieku
a pisomnej informacie pre pouzivatela zahrnuté odporucania a opatrenia, ktoré maju zdravotnicki
pracovnici a pacienti dodrzZiavat.

Dalsie informacie o lieku Galafold

Lieku Galafold bolo diia 26. méja 2016 udelené povolenie na uvedenie na trh platné v celej EU.

Dalsie informécie o lieku Galafold sa nachadzaji na webovej stranke agentdry:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/galafold.
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