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Opfolda (miglustat)

Prehlad o lieku Opfolda a preco bol povoleny v EU

Co je liek Opfolda a na ¢o sa pouziva?

Opfolda je liek na liecbu dospelych s neskorou formou Pompeho choroby (nedostatkom kyseliny alfa-
glukozidazy [GAA]), dedi¢nou poruchou, pri ktorej maji pacienti tazkosti s dychanim a svalovl slabost.
Pouziva sa v kombindacii s dalsim liekom, cipaglukozidazou alfa.

Opfolda je tzv. hybridny liek. To znamena, Ze sa podoba referen¢nému lieku, ktory obsahuje rovnaké
liecivo, ale je dostupny vo forme kapsul s inou silou. Referenénym liekom pre liek Opfolda je liek
Zavesca.

Liek Opfolda obsahuje lie¢ivo miglustat.

Ako sa liek Opfolda pouziva?

Kapsuly lieku Opfolda sa uzivaju ustami priblizne 1 hodinu, ale najviac 3 hodiny pred infGziou
cipaglucozidazy alfa (kvapkanim).

Vydaj lieku je viazany na lekarsky predpis a na lie¢bu ma dohliadat lekar, ktory mé skisenosti s
lieCbou pacientov s Pompeho chorobou alebo podobnymi chorobami.

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

Akym sposobom liek Opfolda ucinkuje?

Liecivo lieku Opfolda, miglustat, sa pocas lieCby viaze na cipaglukozidazu alfa. Vdaka tomu je
cipaglukozidaza alfa stabilnejsia, a preto ju mézu nadalej absorbovat z krvi svalové bunky, ktoré su
postihnuté Pompeho chorobou.

Aké prinosy lieku Opfolda boli preukazané v stadiach?

V jednej hlavnej studii, na ktorej sa zucastnilo 125 dospelych s Pompeho chorobou, sa porovnavali
ucinky lieku Opfolda plus cipaglukozidazy alfa s alglukozidazou alfa (dalsim liekom na Pompeho
ochorenie) a placebom (zdanlivym liekom).
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V $tldii sa preukazalo, Ze po jednom roku lie¢by sa vzdialenost, ktor( pacienti dokazali prejst za Sest
minut, zlepsila asi o 20 metrov u pacientov lieCenych liekom Opfolda plus cipaglukozidazou alfa

v porovnani so zlepSenim priblizne o 8 metrov u pacientov uzivajucich alglukozidazu alfa a placebo.
Tento rozdiel sa povazoval za klinicky vyznamny.

Aké rizika sa spajaju s pouzivanim lieku Opfolda?

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

Najcastejsi vedlajsi Gc¢inok lieku Opfolda (ktory mdze postihnat aZ 1 osobu z 10) je zdpcha.

Liek Opfolda nesmu uzivat osoby, ktoré nemézu uzivat cipaglukozidazu alfa.
Preco bol liek Opfolda povoleny v EU?

Eurdpska agentura pre lieky dospela k zaveru, Ze ucinky lieku Opfolda v kombinacii s cipaglukozidazou
alfa su klinicky vyznamné a Ze ich pouZitie ponika alternativhu moznost lieby pre dospelych pacientov
s neskorou formou Pompeho choroby. Bezpec¢nostny profil tejto kombinacie sa povazuje za prijatelny a
porovnatelny s bezpecnostnym profilom alglukozidazy alfa.

Agentura preto rozhodla, Ze prinosy lieku Opfolda st vacsie ako rizika spojené s jeho uZivanim a ze liek
mdZe byt povoleny na pouzivanie v EU.
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Aké opatrenia sa prijimaja na bezpecné a Gcinné uzivanie lieku Opfolda?

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

Tak ako pri vSetkych liekoch, aj Udaje o pouzivani lieku Opfolda sa neustale kontroluju. Vedlajsie
ucinky hladsené pri lieku Opfolda sa dokladne hodnotia a zabezpecuju sa akékolvek nevyhnutné kroky
na ochranu pacientov.

Dalsie informacie o lieku Opfolda

Dalsie informécie o lieku Opfolda sa nachadzaju na webovej stranke agentlry:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/opfolda.
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