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Elfabrio (pegunigalsidaza alfa)
Pregled zdravila Elfabrio in zakaj je odobreno v EU

Kaj je zdravilo Elfabrio in za kaj se uporablja?

Elfabrio je zdravilo, ki se uporablja pri odraslih za zdravljenje Fabryjeve bolezni, ki je redka dedna
bolezen. Bolniki s Fabryjevo boleznijo nimajo dovolj encima, imenovanega alfa-galaktosidaza A, ki
obi¢ajno razgrajuje mascobno snov, imenovano globotriaozilceramid (Gb3). Ce encim ni prisoten, se
Gb3 ne more razgraditi in se kopici v organih, kot so ledvice in srce, kar povzroci odpoved ledvic in
tezave s srcem.

Zdravilo Elfabrio vsebuje ufinkovino pegunigalsidaza alfa.
Kako se zdravilo Elfabrio uporablja?

Predpisovanje in izdaja zdravila Elfabrio je le na recept, zdravljenje z njim pa mora nadzorovati
zdravnik, ki ima izkuSnje z zdravljenjem Fabryjeve bolezni.

Na voljo je v obliki infuzije (kapalne infuzije) v veno, ki se daje enkrat na dva tedna. Namenjeno je
dolgotrajni uporabi. Pri vseh bolnikih je treba preverjati, ali med infundiranjem in Se najmanj eno do
dve uri po njem ni prisSlo do pojava kakrSnih koli reakcij. Za zmanjSanje tveganja za pojav reakcij,
povezanih z infundiranjem, utegnejo bolniki pred zdravljenjem z zdravilom Elfabrio ali med njim prejeti
druga zdravila ali pa se hitrost infundiranja upocasni. Infuzije se dajejo v bolni$nici, Ce jih bolnik dobro
prenasa, pa se lahko dajejo tudi doma.

Za vec informacij glede uporabe zdravila Elfabrio glejte navodilo za uporabo ali se posvetujte z
zdravnikom ali farmacevtom.

Kako zdravilo Elfabrio deluje?

Elfabrio je zdravilo za encimsko nadomestno zdravljenje. Tovrstno zdravljenje bolnikom zagotavlja
encim, ki jim ga primanjkuje. Zdravilo Elfabrio je zasnovano tako, da nadomesti ¢loveski encim alfa-
galaktosidaza A, ki ga primanjkuje bolnikom s Fabryjevo boleznijo. Ucinkovina v zdravilu Elfabrio,
pegunigalsidaza alfa, je kopija CloveSkega encima, in se proizvaja z metodo, znano kot ,tehnologija
rekombinantne DNK“, pri kateri celica prejme gen (DNK), s katerim lahko tvori encim. Nadomestni
encim pomaga razgraditi Gb3 in preprediti njegovo kopic¢enje v bolnikovih celicah.
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Kaksne koristi zdravila Elfabrio so se pokazale v Studijah?

Koristi zdravila Elfabrio so ovrednotili v eni glavni Studiji, v katero je bilo vklju¢enih 78 bolnikov s
Fabryjevo boleznijo. V Studiji so primerjali zdravilo Elfabrio z drugim encimskim nadomestnim
zdravljenjem, ki se uporablja za zdravljenje bolnikov s Fabryjevo boleznijo. Glavno merilo ucinkovitosti
je temeljilo na hitrosti glomerulne filtracije (GFR; merilo uspesSnosti delovanja ledvic), ki se zmanjsuje,
ko se bolnikovo delovanje ledvic poslab3a. Povprecna vrednost GFR se je zmanj3ala za

2,5 ml/min/1,73 m2 na leto po 12 in 24 mesecih zdravljenja z zdravilom Elfabrio v primerjavi z

1,7 ml/min/1,73 m? in 2,2 ml/min/1,73 m? pri bolnikih, ki so prejemali zdravilo Fabrazyme. Podporni
podatki so pokazali pomembno zmanjSanje ravni Gb3 v ledvicah in krvi bolnikov, zdravljenih z
zdravilom Elfabrio.

KakSna tveganja so povezana z zdravilom Elfabrio?

Za celoten seznam nezelenih udinkov in omejitev pri uporabi zdravila Elfabrio glejte navodilo za
uporabo.

Najpogostejsi nezeleni ucinki zdravila Elfabrio (ki se lahko pojavijo pri najvec¢ 1 od 10 bolnikov) so
preobdutljivost (alergijske reakcije), astenija (Sibkost) in z infuzijo povezane reakcije.

Pri ljudeh, ki prejemajo zdravilo Elfabrio, se lahko pojavijo alergijske reakcije, vklju¢no s pretiranim in
dolgotrajnim kréenjem misic dihalnih poti, kar povzroci otezeno dihanje (bronhospazem).

Zakaj je bilo zdravilo Elfabrio odobreno v EU?

Agencija je menila, da je uCinkovitost zdravila Elfabrio podprta z naravo ucinkovine, zlasti s tem, da
gre za pegilirano obliko naravnega encima, in tudi z dobro uveljavljenim mehanizmom delovanja
encimskega nadomestnega zdravljenja pri zdravljenju Fabryjeve bolezni. Rezultati glavne Studije so
pokazali pomembno znizanje ravni Gb3 v ledvicah in krvi bolnikov, zdravljenih z zdravilom Elfabrio.
Zaradi omejitev zasnove $tudije, vklju¢no z majhnim 3tevilom vkljucenih bolnikov, rezultati glavne
Studije niso prepricljivo pokazali, da je zdravilo Elfabrio vsaj tako ucinkovito kot zdravilo Fabrazyme.

Poleg tega nezeleni ucinki zdravila Elfabrio, ki so povezani predvsem z infundiranjem, veljajo za
obvladljive. Evropska agencija za zdravila je zato zakljucila, da so koristi zdravila Elfabrio vecje od z
njim povezanih tveganj in da se lahko odobri za uporabo v EU.

Kateri ukrepi se izvajajo za zagotovitev varne in ucinkovite uporabe
zdravila Elfabrio?

Podjetje, ki trzi zdravilo Elfabrio, bo bolnikom ali njihovim negovalcem ter zdravstvenim delavcem
zagotovilo izobrazevalno gradivo z informacijami o pravilnem dajanju zdravila v domacem okolju.

Priporocila in previdnostni ukrepi, ki jih morajo za varno in ucinkovito uporabo zdravila Elfabrio
upostevati zdravstveni delavci in bolniki, so vkljuceni tudi v povzetek glavnih znacilnosti zdravila in
navodilo za uporabo.

Tako kot za vsako zdravilo se tudi podatki o uporabi zdravila Elfabrio stalno spremljajo. NezZeleni
ucinki, o katerih so porocali pri zdravilu Elfabrio, se skrbno ovrednotijo in po potrebi se sprejmejo
ukrepi za zascito bolnikov.

Druge informacije o zdravilu Elfabrio

Za zdravilo Elfabrio je bilo 4. maja 2023 izdano dovoljenje za promet, veljavno po vsej EU.

Elfabrio (pegunigalsidaza alfa)
EMA/118744/2023 stran 2/3



Nadaljnje informacije za zdravilo Elfabrio so na voljo na spletni strani agencije:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/elfabrio.

Povzetek je bil nazadnje posodobljen 05-2023.
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