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ΤΗΝΟΣ

Στο Συνέδριο χορηγούνται 21 Μόρια Συνεχιζόμενης Ιατρικής Εκπαίδευσης  
(CME - CPD credits) από τον Πανελλήνιο Ιατρικό Σύλλογο.

ΥΠΟ ΤΗΝ ΑΙΓΙΔΑ:
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Κλημεντίνη E. Καραγεωργίου

Γεώργιος Κολιός

Αντώνιος Αυγερινός

Νικόλαος Κουτσοστάθης

Δημοσθένης Μπούρος

Γεώργιος Παπαδήμας
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Γ. Παπαδήμας 	
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Ίδρυμα Τηνιακού  
Πολιτισμού, ΤΗΝΟΣ

15-17 
Σεπτεμβρίου 2022

Η  Επιστημονική Εταιρεία Σπανίων Παθήσεων και Ορφανών Φαρμάκων (Ε.Ε.Σ.Π.Ο.Φ.), παρά 
τις τεράστιες δυσκολίες που δημιούργησε η πανδημία Covid-19 , συνεχίζει το έργο της ενημέ-
ρωσης και επιμόρφωσης των ιατρών στα Σπάνια Νοσήματα με την οργάνωση του 3ου Πανελ-
ληνίου Συνεδρίου της στην Τήνο, στο ΄Ιδρυμα Τηνιακού Πολιτισμού, 15-17 Σεπτεμβρίου 
2022 με φυσική παρουσία.
Σκοπός του συνεδρίου είναι, όπως άλλωστε και στα δύο προηγούμενα συνέδρια, η ενημέρω-
ση των ιατρών όλων των ειδικοτήτων στις σύγχρονες επιστημονικές εξελίξεις στον τομέα των 
Σπανίων Παθήσεων και Ορφανών Φαρμάκων. 
Η έλλειψη ενημέρωσης, ευαισθητοποίησης και αναζήτησης των σπανίων νοσημάτων από 
τους ιατρούς και τις υπηρεσίες υγείας οδηγεί σε λανθασμένες διαγνώσεις ,μεγάλη καθυστέ-
ρηση της διάγνωσης των νοσημάτων αυτών, με αποτέλεσμα  λανθασμένη και ανεπαρκή πε-
ρίθαλψη, με τεράστιες ψυχοκοινωνικές επιπτώσεις τόσο των ασθενών, όσο και των συγγενών 
τους.
Τα τελευταία χρόνια έχουν αρχίσει να εμφανίζονται νέες θεραπείες για τα νοσήματα αυτά με 
ορφανά φάρμακα. Είναι στοχευμένες  θεραπείες σκευασμάτων με συγκεκριμένη δράση μόνο 
στα νοσήματα αυτά ως και γονιδιακές θεραπείες.
Πρόκειται για θεραπείες υψηλού κόστους που απευθύνονται σε μικρό πληθυσμό ασθενών, 
απαιτείται απόλυτα ορθή διάγνωση και οδηγούν σε θεαματική βελτίωση της κλινικής εικόνας 
του πάσχοντος.
Η Γενετική αποτελεί το βασικό υπόστρωμα πολλών από τα σπάνια νοσήματα. Για το λόγο αυτό 
η πρώτη μέρα του συνεδρίου είναι αφιερωμένη  σε κλινικό φροντιστήριο Γενετικής από το 
Α – Ω, για την κατανόηση των παθογενετικών μηχανισμών εμφάνισης πολλών σπανίων νο-
σημάτων. Έμπειροι επιστήμονες με αποκλειστικότητα στη γνώση της γενετικής σε βάθος θα 
αναπτύξουν τις πτυχές της και την εφαρμογή της στα σπάνια νοσήματα.
Στις  επόμενες ημέρες θα παρουσιαστούν εισηγήσεις και στρογγυλά τραπέζια από επιστήμο-
νες διαφόρων ειδικοτήτων που αφορούν τα νεότερα δεδομένα και τις εξελίξεις στο τομέα των 
Σπανίων Παθήσεων, σε ερευνητικό, κλινικό και θεραπευτικό επίπεδο.
Θα ανακοινωθούν νέες καινοτόμες θεραπείες για σπάνια και μέχρι σήμερα ανίατα νοσήματα.
Η προσπάθεια  μας εξασφάλισης θεματολογίας υψηλού επιπέδου και καταξιωμένων ομιλητών 
στο τομέα των Σπανίων παθήσεων αποτελούν  το ένα σκέλος της επιτυχίας του συνεδρίου.
Η παρουσία συνέδρων με ενεργό συμμετοχή στο συνέδριο και κριτική θα αποτελέσει τη ρα-
χοκοκαλιά για την επιτυχία του συνεδρίου. Ενισχύεται σε μεγαλύτερο βαθμό  ο στόχος της λε-
πτομερούς σύγχρονης  ενημέρωση των ιατρών στα Σπάνια Νοσήματα με την συμμετοχή σας, 
με επακόλουθο  την επίτευξη του στόχου, την ενίσχυση και στήριξη του έργου της ΕΕΣΠΟΦ.
	

Σας Περιμένουμε στην Τήνο

Η Πρόεδρος της ΕΕΣΠΟΦ

Χ Α Ι Ρ Ε Τ Ι Σ Μ ΟΣ
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Το φάρμακο αυτό τελεί υπό συμπληρωματική παρακολούθηση. Αυτό θα επιτρέψει το γρήγορο προσδιορισμό νέων πληροφοριών ασφάλειας. Ζητείται από τους 
επαγγελματίες υγείας να αναφέρουν οποιεσδήποτε πιθανολογούμενες ανεπιθύμητες ενέργειες. Βλ. παράγραφο 4.8 για τον τρόπο αναφοράς ανεπιθύμητων ενεργειών.

Evrysdi 0,75 mg/mL κόνις για πόσιμο διάλυμα
Κόνις για πόσιμο διάλυμα. Ανοιχτή κίτρινη, κίτρινη, γκριζωπή κίτρινη, πρασινωπή κίτρινη ή ανοιχτή πράσινη κόνις.  2. Ποιοτική και ποσοτική σύνθεση:  Κάθε φιάλη 
περιέχει 60 mg risdiplam σε 2 g κόνεως για πόσιμο διάλυμα. Κάθε mL του ανασυσταμένου διαλύματος περιέχει 0,75 mg risdiplam.
Έκδοχα με γνωστή δράση: Κάθε mL περιέχει 0,38 mg νατρίου βενζοϊκού (E 211) και 2,97 mg ισομαλτιτόλης (E 953). Για τον πλήρη κατάλογο των εκδόχων, βλ. 
παράγραφο 6.1.  4.3 Αντενδείξεις:
Υπερευαισθησία στη δραστική ουσία ή σε κάποιο από τα έκδοχα που αναφέρονται στην παράγραφο 6.1.   4.4 Ειδικές προειδοποιήσεις και προφυλάξεις κατά τη 
χρήση: Πιθανή εμβρυοτοξικότητα:
Εμβρυοτοξικότητα έχει παρατηρηθεί σε μελέτες σε ζώα (βλ. παράγραφο 5.3). Οι ασθενείς σε αναπαραγωγική ηλικία θα πρέπει να ενημερώνονται για τους κινδύνους και 
να χρησιμοποιούν εξαιρετικά αποτελεσματική αντισύλληψη κατά τη διάρκεια της θεραπείας και για τουλάχιστον 1 μήνα μετά την τελευταία δόση σε γυναίκες ασθενείς,
και 4 μήνες μετά την τελευταία δόση σε άνδρες ασθενείς. Η κατάσταση εγκυμοσύνης των γυναικών ασθενών σε αναπαραγωγική ηλικία θα πρέπει να επαληθευτεί πριν 
από την έναρξη της θεραπείας με Evrysdi (βλ. παράγραφο 4.6). Πιθανές επιδράσεις στην ανδρική γονιμότητα:  Βάσει παρατηρήσεων από μελέτες σε ζώα, οι άνδρες 
ασθενείς δε θα πρέπει να δωρίζουν σπέρμα κατά τη διάρκεια της θεραπείας και για 4 μήνες μετά την τελευταία δόση του Evrysdi. Πριν από την έναρξη της θεραπείας, θα 
πρέπει να συζητηθούν στρατηγικές διατήρησης της γονιμότητας με άνδρες ασθενείς σε αναπαραγωγική ηλικία (βλ. παραγράφους 4.6 και 5.3). Οι επιδράσεις του Evrysdi 
στην ανδρική γονιμότητα δεν έχουν διερευνηθεί σε ανθρώπους.
Τοξικότητα στον αμφιβληστροειδή:  Οι επιδράσεις του Evrysdi στη δομή του αμφιβληστροειδούς, που παρατηρήθηκαν στις μη κλινικές μελέτες ασφαλείας, δεν έχουν 
παρατηρηθεί σε κλινικές μελέτες με ασθενείς με SMA. Ωστόσο, τα μακροπρόθεσμα δεδομένα είναι ακόμα περιορισμένα. Η κλινική σημασία αυτών των μη κλινικών 
ευρημάτων μακροπρόθεσμα δεν έχει επομένως αποδειχθεί (βλ. παράγραφο 5.3). Χρήση με γονιδιακή θεραπεία για την SMA:  Δεδομένα αποτελεσματικότητας της 
θεραπείας με Evrysdi όταν χρησιμοποιείται σε ασθενείς που έλαβαν προηγουμένως γονιδιακή θεραπεία SMN1 δεν είναι διαθέσιμα.  Έκδοχα: Ισομαλτιτόλη: Το Evrsysdi 
περιέχει ισομαλτιτόλη (2,97 mg ανά mL). Οι ασθενείς με σπάνια κληρονομικά προβλήματα δυσανεξίας στη φρουκτόζη δε θα πρέπει να λαμβάνουν αυτό το φάρμακο. 
Νάτριο: Το Evrsysdi περιέχει 0,375 mg νατρίου βενζοϊκού ανά mL. Το νάτριο βενζοϊκό μπορεί να αυξήσει τον ίκτερο (κιτρίνισμα του δέρματος και των ματιών) σε 
νεογέννητα μωρά (ηλικίας έως 4 εβδομάδων). Το Evrysdi περιέχει λιγότερο από 1 mmol νατρίου (23 mg) ανά δόση των 5 mg, είναι δηλαδή ουσιαστικά «ελεύθερο 
νατρίου».  4.8 Ανεπιθύμητες ενέργειες:  Περίληψη του προφίλ ασφάλειας:  Σε ασθενείς με SMA έναρξης κατά τη βρεφική ηλικία, οι πιο συχνές ανεπιθύμητες
ενέργειες που παρατηρήθηκαν σε κλινικές μελέτες του Evrysdi ήταν η πυρεξία (54,8%), το εξάνθημα (29,0%) και η διάρροια (19,4%). Σε ασθενείς με SMA όψιμης 
έναρξης, οι πιο συχνές ανεπιθύμητες ενέργειες που παρατηρήθηκαν σε κλινικές μελέτες του Evrysdi ήταν η πυρεξία (21,7%), η κεφαλαλγία (20,0%), η διάρροια (16,7%) 
και το εξάνθημα (16,7%). Οι ανεπιθύμητες ενέργειες που αναφέρονται παραπάνω εμφανίστηκαν χωρίς αναγνωρίσιμο κλινικό ή χρονικό μοτίβο και γενικά επιλύθηκαν 
παρά τη συνεχιζόμενη θεραπεία σε ασθενείς με SMA έναρξης κατά τη βρεφική ηλικία και SMA όψιμης έναρξης.  Ανατρέξτε επίσης στην παράγραφο 5.3 για τις 
επιδράσεις του Evrysdi που παρατηρήθηκαν σε μη κλινικές μελέτες. Κατάλογος των ανεπιθύμητων ενεργειών σε μορφή πίνακα:  Η αντίστοιχη κατηγορία συχνότητας 
για κάθε ανεπιθύμητη ενέργεια φαρμάκου βασίζεται στην ακόλουθη παραδοχή: πολύ συχνή (≥1/10), συχνή (≥1/100 έως <1/10), όχι συχνή (≥1/1.000 έως <1/100), σπάνια 
(≥1/10.000 έως <1/1.000), πολύ σπάνια (<1/10.000). Οι ανεπιθύμητες ενέργειες φαρμάκων από κλινικές μελέτες (Πίνακας 2) αναφέρονται ανά κατηγορία οργανικού 
συστήματος κατά MedDRA.

Πίνακας 2. Ανεπιθύμητες ενέργειες φαρμάκου που εμφανίστηκαν σε ασθενείς με SMA έναρξης κατά τη βρεφική ηλικία και SMA όψιμης έναρξης, βάση των 
κλινικών μελετών του Evrysdi

Κατηγορία/ Οργανικό Σύστημα
SMA έναρξης κατά τη βρεφική ηλικία 

(Τύπου 1) SMA όψιμης έναρξης (Τύπου 2 και 3)

Διαταραχές του γαστρεντερικού

Διάρροια Πολύ συχνές Πολύ συχνές

Ναυτία Δεν εφαρμόζεται Συχνές

Εξελκώσεις του στόματος και
αφθώδη έλκη Συχνές Συχνές

Διαταραχές του δέρματος και του υποδορίου ιστού

Εξάνθημα* Πολύ συχνές Πολύ συχνές

Διαταραχές του νευρικού συστήματος

Κεφαλαλγία Δεν εφαρμόζεται Πολύ συχνές

Γενικές διαταραχές και καταστάσεις της οδού χορήγησης

Πυρεξία (συμπεριλαμβανομένης 
της υπερπυρεξίας)

Πολύ συχνές Πολύ συχνές

Λοιμώξεις και παρασιτώσεις
Ουρολοίμωξη
(συμπεριλαμβανομένης της 
κυστίτιδας)

Συχνές Συχνές

Διαταραχές του μυοσκελετικού συστήματος και του συνδετικού ιστού

Αρθραλγία Δεν εφαρμόζεται Συχνές

* Περιλαμβάνει δερματίτιδα, δερματίτιδα ομοιάζουσα με ακμή, αλλεργική δερματίτιδα, ερύθημα, θυλακίτιδα, εξάνθημα, ερυθηματώδες εξάνθημα,
κηλιδοβλατιδώδες εξάνθημα, βλατιδώδες εξάνθημα

Εμπειρία μετά την κυκλοφορία:  Δερματική αγγειίτιδα αναφέρθηκε κατά την εμπειρία μετά την κυκλοφορία. Τα συμπτώματα απέδραμαν μετά την οριστική διακοπή του 
Evrysdi. Η συχνότητα δεν μπορεί να εκτιμηθεί με βάση τα διαθέσιμα δεδομένα. Αναφορά πιθανολογούμενων ανεπιθύμητων ενεργειών:  Η αναφορά πιθανολογούμενων 
ανεπιθύμητων ενεργειών μετά από τη χορήγηση άδειας κυκλοφορίας του φαρμακευτικού προϊόντος είναι σημαντική. Επιτρέπει τη συνεχή παρακολούθηση της σχέσης 
οφέλους-κινδύνου του φαρμακευτικού προϊόντος. Ζητείται από τους επαγγελματίες του τομέα της υγειονομικής περίθαλψης να αναφέρουν οποιεσδήποτε 
πιθανολογούμενες ανεπιθύμητες ενέργειες (βλ. λεπτομέρειες παρακάτω).
Κύπρος:  Φαρμακευτικές Υπηρεσίες, Υπουργείο Υγείας, CY-1475 Λευκωσία, Τηλ: +357 22608607
Φαξ: + 357 22608669, Ιστότοπος: www.moh.gov.cy/phs
Ελλάδα:  Εθνικός Οργανισμός Φαρμάκων, Μεσογείων 284, GR-15562 Χολαργός, Αθήνα,  Τηλ: + 30 21 32040380/337, Φαξ: + 30 21 06549585, Ιστότοπος: 
http://www.eof.gr
10. Ημερομηνία αναθεώρησης του κειμένου: 17 Ιουνίου 2022
Λεπτομερείς πληροφορίες για το παρόν φαρμακευτικό προϊόν είναι διαθέσιμες στον δικτυακό τόπο του Ευρωπαϊκού Οργανισμού Φαρμάκων: http://www.ema.europa.eu.
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Στεκόμαστε Δίπλα Σας στις Σπάνιες και Απειλητικές για τη Ζωή Νόσους

Eλλάδά: Νικηταρά 2, Χαλάνδρι, 152 32    άθήνα    Tηλ: +30 2108778240   

SMLTD

ΚΥΠΡΟΣ: λεωφόρος άρτέμιδος 33, 6306    λάρνακα   Τηλ: +357 24 656165
E-mAiL:  info@integris.gr

Πολλαπλούν Μυέλωμα

διάχυτο λέμφωμα από Μεγάλα  
Β-Κύτταρα (DLbCL)

λέμφωμα Μανδύα

Νευροβλάστωμα Υψηλού Κινδύνου

Πολυκεντρική Νόσος Castleman  
(mCD)

Πολυνευροπάθεια στην 
Κληρονομική άμυλοείδωση από 
Τρανσθυρετίνη (hATTR)

Σύνδρομο Οικογενούς 
Χυλομικροναιμίας (FCS)

Βλεννοπολυσακχαρίδωση Vii  
(Νόσος Sly)

διαταραχές Οξείδωσης λιπαρών 
Οξέων Μακράς άλύσου (LC-FAOD)

Σύνδρομο Alagille

Νόσος Wilson

Συγγενής Υπερπλασία Επινεφριδίων

Επινεφριδιακή άνεπάρκεια
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Πολιτισμού, ΤΗΝΟΣ

15-17 
Σεπτεμβρίου 2022

Πέμπτη 15 Σεπτεμβρίου 2022

16.00-17.00		 Π Ρ Ο Σ Ε Λ Ε Υ Σ Η  -  Ε Γ Γ ΡΑ Φ Ε Σ

17.00-17.30	 K A Λ Ω ΣΟ Ρ Ι Σ Μ Α  -  καφεσ   

17.30-20.30		 Ο ι  ν έες    τε  χ ν ολογίες        στη    γε  ν ετι   κ ή 
δ ιάγ   ν ω ση   τ ω ν  Σ πά  ν ι ω ν  Γ ε ν ετι   κ ώ ν 
Νευρολογι         κ ώ ν  ν οση   μ άτ ω ν :  
το   πρώτο      β ή μ α  πρι   ν  τη  ν  
ε ξ ατο  μ ι κ ευ  μ έ ν η  ιατρι    κ ή	   
Προεδρείο: �Γ. Καραδήμα, Γ. Παπαδήμας

Αλληλούχηση Επόμενης Γενιάς (NGS): εργαλείο κλειδί  
για τη μοριακή γενετική διάγνωση
Ν. Μαρινάκης

	 Η συμβολή του μοριακού καρυοτύπου (arrayCGH)  
στη διαλεύκανση του γενετικού υπόβαθρου  
των νευροαναπτυξιακών νοσημάτων
Α. Μητράκος

		 Προσεγγίζοντας την γενετική ετερογένεια των νευρομυϊκών 
νοσημάτων με σύγχρονα εργαλεία μοριακής διάγνωσης
Μ. Σβίγγου

	 Σύγχρονη διαγνωστική  προσπέλαση των γενετικών  
επιληψιών με εφαρμογή NGS
Δ. Βελτρά

		 Πρόληψη σπανίων γενετικών νευρολογικών νοσημάτων:  
Οι δυνατότητες σήμερα
Θ. Μαμά

20.30-21.00	 Ε Ρ Ω Τ Η Σ Ε Ι Σ  -  Σ Υ Ζ Η Τ Η Σ Η

21.00 Λ ήξη    προ   γ ράμματος       1 ης   ημέρας      -  Δ είπνο   

t eλικο     Π Ρ Ο Γ ΡΑ Μ Μ Α
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3o
ΠΑΝΕΛΛΗΝΙΟ ΣΥΝΕΔΡΙΟ

ΣΠΑΝΙΩΝ ΠΑΘΗΣΕΩΝ
& ΟΡΦΑΝΩΝ ΦΑΡΜΑΚΩΝ

Παρασκευή 16 Σεπτεμβρίου 2022

09.00-09.15		 Χ Α Ι Ρ Ε Τ Ι Σ Μ Ο Σ  -  Κ Α Λ Ω Σ Ο Ρ Ι Σ Μ Α

09.15-10.30		 Σ υ ζ ήτηση      Π εριπτώσε        ω ν  Σ πα  ν ί ω ν  Π α θ ήσε   ω ν
Α. Τουντοπούλου, A. Καργάδου, A. Αθανασούλη

10.30-12.00		 Α υτοά    ν οσες     Π ολυ   ν ευροπά      θ ειες	      
Προεδρείο: �Α. Κωδούνης, Θ. Κωνσταντινίδης

Παθοφυσιολογικό Υπόστρωμα Αυτοάνοσων Πολυνευροπαθειών
Π. Σταθόπουλος

	 Πως διακρίνουμε το κλινικό profile Αυτοάνοσων 
Πολυνευροπαθειών
Σ. Δωρής

		 Νευροφυσιολογική διερεύνηση Αυτοάνοσων Πολυνευροπαθειών
Π. Κοκότης

	 Νεότερα θεραπευτικά δεδομένα για την αντιμετώπιση 
Αυτοάνοσων Πολυνευροπαθειών
Σ. Δευτεραίος

Ερωτήσεις-Συζήτηση

12.00-13.30		 Μυασ   θ έ ν εια   .  Τ ι  ν εότερο      ; 	  
Προεδρείο: �Α. Κωδούνης, Α. Ταβερναράκης

Κλινική Προσέγγιση και διαγνωστικά διλήμματα
Β. Ζούβελου

	 Παθογενετικοί Μηχανισμοί στη Μυασθένεια
Ι. Τζάρτος

		 Νεότερες θεραπείες για τη Μυασθένεια
Κ. Παπαδόπουλος

13.30-14.00		 Διαταρα    χ ές   ν ευρο    δ ια  β ι β αστώ    ν :  Α πό   τη  ν 
εγ  κ εφαλι     κ ή  παράλυση        στη   ν  A A D C d 	  
Προεδρείο: �Κ.Ε. Καραγεωργίου
Ομιλήτρια: �Μ.Ρ. Πονς
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Ίδρυμα Τηνιακού  
Πολιτισμού, ΤΗΝΟΣ

15-17 
Σεπτεμβρίου 2022

Παρασκευή 16 Σεπτεμβρίου 2022

14.00-15.30		 Α υτοά    ν οσες     Μυοπά     θ ειες    
Προεδρείο: �Κ.Ε. Καραγεωργίου, Γ. Παπαδήμας

Παθοφυσιολογία Ιστολογία και Κλινική Ταξινόμηση  
Αυτοάνοσων Μυοπαθειών
Κ. Παπαδόπουλος

	 Κλινικός Φαινότυπος και παρουσίαση περιστατικών
Σ. Ξηρού

		 Θεραπείες στην καθημερινή πραγματικότητα, μελλοντικοί 
θεραπευτικοί στόχοι και προσδοκίες
Γ. Παπαδήμας

Ερωτήσεις-Συζήτηση

15.30-17.30	 Μ Ε Σ Η Μ Β Ρ Ι Ν Η  Δ Ι Α Κ Ο Π Η

17.30-18.30		 δ ορυφορι       κ ο  συ  μ ποσιο        (σελ. 18)

18.30-19.00		 Ό, τι   ν εότερο       στη    θ εραπεία       της    Ν ω τιαίας      
Μυ  ϊ κ ής   Ατροφίας        στους      ε ν ήλι   κ ες	    
Προεδρείο: �Κ. Παπαδόπουλος, Μ. Τζαγκουρνισάκης
Ομιλητής: �Γ. Παπαδήμας

19.00-20.00		 Ε Π Ι Σ Η Μ Η  Δ Ι Α Λ Ε Ξ Η
		  Διαγ    ν ω στι   κ ή  κ αι   θ εραπευτι       κ ή  προσέγγιση          

σπα   ν ί ω ν  πα  θ ήσε   ω ν 	  
Προεδρείο: �Δ.Δ. Μητσικώστας, Δ. Μπούρος
Ομιλητής: �Γ. Τσιβγούλης
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3o
ΠΑΝΕΛΛΗΝΙΟ ΣΥΝΕΔΡΙΟ

ΣΠΑΝΙΩΝ ΠΑΘΗΣΕΩΝ
& ΟΡΦΑΝΩΝ ΦΑΡΜΑΚΩΝ

Παρασκευή 16 Σεπτεμβρίου 2022

20.00-21.00		 Ε Π Ι Σ Η Μ Η  Ε Ν Α Ρ Ξ Η
Προεδρείο: �A. Aυγερινός, Κ.Ε. Καραγεωργίου
Θάνος Πλεύρης, Υπουργός Υγείας
Zωή Ράπτη, Υφυπουργός Υγείας
Μάριος Θεμιστοκλέους, Γενικός Γραμματέας Πρωτοβάθμιας 
Φροντίδας του Υπουργείου Υγείας
Κώστας Μπακογιάννης, Δήμαρχος Αθηναίων
Γεώργιος Πατούλης, Πρόεδρος Ιατρικού Συλλόγου Αθηνών
Δημήτριος Φιλίππου, Πρόεδρος Εθνικού Οργανισμού Φαρμάκων
Γεώργιος Τσιβγούλης, Πρόεδρος Ελληνικής Νευρολογικής Εταιρίας
Παναγίωτα Βούλγαρη, Πρόεδρος Ιατρικού Συλλόγου Κυκλάδων

21.00-21.30		 η  θ εση    τησ    β ιο  μ η χ α ν ιασ    
για    τα  ορφα    ν α  φαρ   μ α κ α
Προεδρείο: �A. Aυγερινός, Κ.Ε. Καραγεωργίου
Ολύμπιος Παπαδημητρίου, Πρόεδρος ΣΦΕΕ
Θεόδωρος Τρύφων, Πρόεδρος ΠΕΦ
Δημήτρης Π. Γιαννακόπουλος, Πρόεδρος ΣΑΦΕΕ
Δημήτρης Πανταζής, Πρόεδρος ΙΦΕΤ

21.30 Λ ήξη    προ   γ ράμματος       2 ης   ημέρας      -  Δ είπνο   
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Ίδρυμα Τηνιακού  
Πολιτισμού, ΤΗΝΟΣ

15-17 
Σεπτεμβρίου 2022

Σάββατο 17 Σεπτεμβρίου 2022

09.00-11.00		 Α ποτύπ     ω ση   Ε ι δ ι κ ώ ν  Ι ατρεί    ω ν  Σ πα  ν ί ω ν 
Π α θ ήσε   ω ν  σε   μ εγάλα     ν οσο   κ ο μ εία 

	 	 Β’  Ν ευρολο      γ ική    Κ λινική       Ε Κ Π Α
Προεδρείο: �Γ. Τσιβγούλης, Σ. Γιαννόπουλος

Νευρολογικές Διαταραχές Βλεννοπολυσακχαριδώσεων
Μ. Χονδρογιάννη

	 Νευρολογικές Διαταραχές Φαινυλκετονουρίας
Λ. Παλαιοδήμου

		 Σύνδρομο Cadasil
Μ.Ι. Στεφάνου

		 Εγκεφαλική Αμυλοειδική Αγγειοπάθεια
Αικ. Θεοδώρου

		 Πρωτοπαθής Αγγειίτιδα ΚΝΣ
Γ. Παπαγιαννοπούλου

Ερωτήσεις-Συζήτηση

11.00-12.00		 δ ορυφορι       κ ο  κ λι  ν ι κ ο    (σελ. 19) 
φρο   ν τιστηριο      

12.00-12.30	 διαλειμμα          -  καφεσ   

12.30-13.00		 Α ποτύπ     ω ση   Ε ι δ ι κ ώ ν  Ι ατρεί    ω ν  Σ πα  ν ί ω ν 
Π α θ ήσε   ω ν  σε   μ εγάλα     ν οσο   κ ο μ εία 
Δημιουργία Ειδικών Ιατρείων Σπανίων Παθήσεων σε Νοσοκομείο
Χ. Χρυσοβιτσάνου
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3o
ΠΑΝΕΛΛΗΝΙΟ ΣΥΝΕΔΡΙΟ

ΣΠΑΝΙΩΝ ΠΑΘΗΣΕΩΝ
& ΟΡΦΑΝΩΝ ΦΑΡΜΑΚΩΝ
Σάββατο 17 Σεπτεμβρίου 2022

13.00-14.30		 Ε πιλη    ψ ία   κ αι   Α υτοά    ν οσες    
Ε γ κ εφαλοπά       θ ειες  

	 	 Α’  Ν ευρολο      γ ική    Κ λινική       Ε Κ Π Α
Προεδρείο: �Σ. Γκατζώνης, Α. Κυρώζης

Γενετικές Επιληπτικές Εγκεφαλοπάθειες
Ι. Κουρή

	 Κλινική και Θεραπευτική προσέγγιση σε αυτοάνοσες 
εγκεφαλοπάθειες με επιληψία
Α. Μπονάκης

		 Θεραπευτική αντιμετώπιση με VNS σε  
φαρμακοανθεκτικές μορφές επιληψίας
Α. Κυρώζης

		 Νευροχειρουργική αντιμετώπιση σπανίων μορφών επιληψίας 
εκτός του κροταφικού λοβού
Σ. Γκατζώνης

Ερωτήσεις-Συζήτηση

14.30-15.00		 Διαταρα    χ ές   ύπ  ν ου   σε   σπά   ν ιες    πα  θ ήσεις   
Προεδρείο: �Α. Μπονάκης
Ομιλητής: �Ε. Καραγεωργίου

15.00-17.00	 μεσημβρινη           διακοπη     

17.00-17.30		 Σ πά  ν ιες    μ ορφές      Ά ν οιας  
Προεδρείο: �Ε. Καπάκη, Γ. Παρασκευάς
Ομιλητής: �Ε. Καραγεωργίου

Ερωτήσεις-Συζήτηση
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Ίδρυμα Τηνιακού  
Πολιτισμού, ΤΗΝΟΣ

15-17 
Σεπτεμβρίου 2022

Σάββατο 17 Σεπτεμβρίου 2022

17.30-19.00		 Σ πά  ν ιες    Π α θ ήσεις      Νευρι     κ ού   Σ υστή    μ ατος 
Προεδρείο: �Λ. Στεφανής, Γ. Παρασκευάς, Ε. Καπάκη

Σπάνιες μορφές Αταξίας
Α. Αλεξούδη

	 Νόσος Wilson
Β. Σάκκου

		 Σπάνιες Εξωπυραμιδικές Διαταραχές Α’ Νευρολογική Κλινική ΕΚΠΑ
		 Συνήθεις και Σπάνιες Δυστονίες: Θεραπευτική προσέγγιση 

Ε. Αναγνώστου

		 Σπάνιες Εξωπυραμιδικές Παθήσεις
Β. Κωνσταντινίδης

Ερωτήσεις-Συζήτηση

19.00-20.30		 Τ ι  ν εότερο       για    τη   ν όσο    Fa b r y
Προεδρείο: �Γ. Τσιβγούλης, Ι. Μπολέτης

Νευρολογική προσέγγιση – Παρουσίαση περιστατικού
X. Zόμπολα

	 Καρδιολογική προσέγγιση – Παρουσίαση περιστατικού 
Χ. Βλαχόπουλος

		 Νεφρολογική προσέγγιση – Παρουσίαση περιστατικού
Ε. Κάψια

20.30-21.00 Λ ήξη    Σ υνεδρίου         -  Δ είπνο   
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3o
ΠΑΝΕΛΛΗΝΙΟ ΣΥΝΕΔΡΙΟ

ΣΠΑΝΙΩΝ ΠΑΘΗΣΕΩΝ
& ΟΡΦΑΝΩΝ ΦΑΡΜΑΚΩΝ

ΔΟΡΥΦΟΡΙΚΕΣ ΟΜΙΛΙΕΣ

17.30-18.30		 Κληρο     ν ο μ ι κ ή  α μ υλοεί    δ ω ση   
από    τρα  ν σ θ υρετί     ν η  ( h AT T R )
Προεδρείο: �Ν. Γρηγοριάδης, Γ. Ευθυμιάδης

Παθοφυσιολογία της νόσου & νεότερες  
θεραπευτικές προσεγγίσεις
Γ. Ξηρομερησίου

	 Ο ρόλος του καρδιολόγου στη διάγνωση και παρακολούθηση  
του ασθενούς με hATTR
Α. Αναστασάκης

		 Συζήτηση κλινικών περιστατικών
Θ. Σταρδέλη

Σχολιασμός-Συμπεράσματα: �Ν. Γρηγοριάδης, Γ. Ευθυμιάδης

Με την ευγενική χορηγία της εταιρείας

Π αρασκευή        16  Σ επτεμβρίου           202 2
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Ίδρυμα Τηνιακού  
Πολιτισμού, ΤΗΝΟΣ

15-17 
Σεπτεμβρίου 2022

ΔΟΡΥΦΟΡΙΚΕΣ ΟΜΙΛΙΕΣ

σαββατο       17  Σ επτεμβρίου           202 2

11.00-12.00		 Θ Ε Τ Ο Ν ΤΑ Σ  Ρ Ε Α Λ Ι Σ Τ Ι Κ Ο Υ Σ  Σ Τ Ο Χ Ο Υ Σ  Σ Τ Η 
Θ Ε ΡΑ Π Ε Ι Α  Ε Ν Η Λ Ι ΚΩΝ    Α Σ Θ Ε ΝΩΝ    Μ Ε  S M A
Προεδρείο: �Β. Κιμισκίδης, Γ. Παπαδήμας

Μετα-ανάλυση στοιχείων αποτελεσματικότητας  
του Nusinersen από 10 χώρες
Β. Κιμισκίδης

	 Θεραπεύοντας με Nusinersen. Η κλινική εμπειρία.  
Παρουσίαση περιστατικών
Ι. Ζαγανάς, Σ. Ξηρού

Σχολιασμός Περιστατικών: Γ. Παπαδήμας

Με την ευγενική χορηγία της εταιρείας



20

3o
ΠΑΝΕΛΛΗΝΙΟ ΣΥΝΕΔΡΙΟ

ΣΠΑΝΙΩΝ ΠΑΘΗΣΕΩΝ
& ΟΡΦΑΝΩΝ ΦΑΡΜΑΚΩΝ

Ο Μ Ι Λ Η Τ Ε Σ  -  Π Ρ Ο Ε Δ Ρ Ο Ι  -  Σ Υ Ν Τ Ο Ν Ι Σ Τ Ε Σ
Αθανασούλη Α.	

Νευρολόγος «Ιατρικό Κέντρο Αθηνών»

Αλεξούδη Α.	
Νευρολόγος, PhD, Ακαδημαϊκός Υπότροφος Α’ Νευροχειρουργικής Κλινικής, Ε.Κ.Π.Α.

Αναγνώστου Ε.	
MD, PhD, Νευρολόγος, Εργαστηριακό και Διδακτικό Προσωπικό (ΕΔΙΠ), Α’ Νευρολογική 
Κλινική Πανεπιστημίου Αθηνών

Αναστασάκης Α.	
MD, PhD, Καρδιολόγος, Επιστημονικός Υπεύθυνος Μονάδας Κληρονομικών και Σπανίων 
Καρδιαγγειακών Παθήσεων, Αναπληρωτής Διευθυντής Καρδιολογικού Τομέα Ωνάσειο 
Καρδιοχειρουργικό Κέντρο 

Βελτρά Δ.	
PhD Μοριακός Βιολόγος-Γενετίστρια, Επιστημονικός συνεργάτης Εργαστήριο Ιατρικής 
Γενετικής Ιατρική Σχολή, Ε.Κ.Π.Α.

Βλαχόπουλος Χ. 	
 Καθηγητής Α’ Καρδιολογική Κλινική Πανεπιστημίου Αθηνών, Ιπποκράτειο Νοσοκομείο

Γιαννόπουλος Σ. 	
Καθηγητής Νευρολογίας-Νευροψυχολογίας Ε.Κ.Π.Α.

Γκατζώνης Σ.	
Νευρολόγος, Αναπληρωτής Καθηγητής Ε.Κ.Π.Α., Α’ Νευροχειρουργική Κλινική, 
Νοσοκομείο «Ευαγγελισμός»

Γρηγοριάδης Ν.	
Καθηγητής Νευρολογίας Αριστοτέλειο Πανεπιστήμιο Θεσσαλονίκης 

Δευτεραίος Σ.	
Δρ. Νευρολόγος, Αθήνα

Δωρής Σ.	
Δρ., Διευθυντής Νευρολογικής Κλινικής Νοσοκομείου Metropolitan General, Aθήνα

Ευθυμιάδης Γ.	
Καθηγητής Καρδιολογίας Α.Π.Θ., Α’ Πανεπιστημιακή Καρδιολογική Κλινική, Π.Γ.Ν. 
«ΑΧΕΠΑ», Θεσσαλονίκη 

Ζαγανάς Ι.	
Επίκουρος Καθηγητής Νευρολογίας

Ζόμπολα Χ. 	
Νευρολόγος, Επιστημονική συνεργάτης Β’ Νευρολογικής Κλινικής Ε.Κ.Π.Α., Π.Γ.Ν 
«ΑΤΤΙΚΟΝ»

Ζούβελου Β.	
Νευρολόγος, Ε.ΔΙ.Π. βαθμίδας Α’, Α’ Νευρολογική Κλινική Ε.Κ.Π.Α., Αιγινήτειο Νοσοκομείο

Θεοδώρου Α.	
Νευρολόγος, Υποψήφια Διδάκτωρ, Β’ Νευρολογική Κλινική Ε.Κ.Π.Α. - ΠΓΝ ΑΤΤΙΚΟΝ 
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Ίδρυμα Τηνιακού  
Πολιτισμού, ΤΗΝΟΣ

15-17 
Σεπτεμβρίου 2022

Ο Μ Ι Λ Η Τ Ε Σ  -  Π Ρ Ο Ε Δ Ρ Ο Ι  -  Σ Υ Ν Τ Ο Ν Ι Σ Τ Ε Σ

Καπάκη Ε.	
Professor of Neurology and Neurochemistry 1st Department of Neurology, 
Neurochemistry Unit National and Kapodistrian University of Athens Eginition Hospital

Καραγεωργίου	 Κ.Ε.	
Νευρολόγος - Ψυχίατρος, MD, PhD, Διευθύντρια Νευρολογικής Κλινικής, Ιατρικό Κέντρο 
Αθηνών, τ. Πρόεδρος Ελληνικής Εταιρείας Κεφαλαλγίας, Πρόεδρος Ε.Ε.Σ.Π.Ο.Φ.

Καραγεωργίου Ε.	
Division Chief, Sleep & Memory Center, and Scientific Director, Neurological Institute of 
Athens, Atlantic Senior Fellow for Equity in Brain Health, Atlantic Institute

Καραδήμα	Γ.	
BSc, PhD, Επίκουρη Καθηγήτρια Βιολογίας-Νευρογενετικής, Συνυπεύθυνη Μονάδας 
Νευρογενετικής, Α’ Νευρολογική Κλινική Ε.Κ.Π.Α.

Καργάδου Α.	
Νευρολόγος, Νευρολογικό Τμήμα, Ιατρικό Κέντρο Αθηνών

Κάψια Ε.	
Επικουρική Νεφρολόγος Κλινικής Νεφρολογίας & Μεταμόσχευσης Νεφρού, Ιατρική Σχολή 
του Εθνικού και Καποδιστριακού Πανεπιστημίου Αθηνών, Νοσοκομείο Λαϊκόν

Κιμισκίδης Β.	
Καθηγητής Νευρολογίας - Κλινικής Νευροφυσιολογίας Α.Π.Θ., Διευθυντής Α’ 
Νευρολογικής Κλινικής Α.Π.Θ.

Κοκότης Π. 	
Αναπληρωτής Καθηγητής Νευρολογίας Εθνικό και Καποδιστριακό Πανεπιστήμιο Αθηνών 
Α’ Νευρολογική Κλινική, Αιγινήτειο Νοσοκομείο Εργαστήριο Κλινικής Νευροφυσιολογίας

Κουρή Ι. 	
Παιδονευρολόγος - Ειδική Ιατρός ‘Υπνου

Κυρώζης Α.	
Επίκουρος Καθηγητής Νευρολογίας, Α’ Νευρολογική Κλινική Ε.Κ.Π.Α.

Κωδούνης Α. 	
Νευρολόγος, Διδάκτωρ Πανεπιστημίου Αθηνών, Γεν. Γραμματέας Ελληνικής Εταιρείας 
Κλινικής Νευροφυσιολογίας, τ. Διευθυντής Νευρολογικής Κλινικής «251 Γ.Ν.Α.» Αθηνών 

Κωνσταντινίδης Β.	
Νευρολόγος, Ε.ΔΙ.Π. Α’ Νευρολογική Κλινική, Ε.Κ.Π.Α.

Κωνσταντινίδης Θ.	
Δρ. Νευρολόγος, Πρόεδρος Ελληνικής Εταιρείας Κλινικής Νευροφυσιολογίας

Μαμά Θ.	
MSc, PhD, Μοριακή Βιολόγος-Γενετίστρια, Επιστημονικός Συνεργάτης Εργαστήριο 
Ιατρικής Γενετικής Ιατρική Σχολή, Ε.Κ.Π.Α.

Μαρινάκης Ν. 	
Μ.Sc, PhD, Μοριακός Βιολόγος-Γενετιστής Επιστημονικός συνεργάτης Εργαστήριο 
Ιατρικής Γενετικής Ιατρική Σχολή, Ε.Κ.Π.Α.
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Μητράκος	 Α. 	
Ph.D. Βιολόγος, Επιστημονικός συνεργάτης Εργαστήριο Ιατρικής Γενετικής Ιατρική Σχολή, 
Ε.Κ.Π.Α.

Μητσικώστας Δ.Δ.	
Νευρολόγος, Καθηγητής Νευρολογίας, Α’ Νευρολογική Κλινική Ε.Κ.Π.Α., Νοσοκομείο 
«Αιγινήτειο», Πρόεδρος Ελληνικής Εταιρείας Κεφαλαλγίας

Μπολέτης	Ι.	
Καθηγητής Παθολογίας - Νεφρολογίας, Διευθυντής Πανεπιστημιακής Κλινικής 
Νεφρολογίας & Μεταμόσχευσης Νεφρού της Ιατρικής Σχολής του Εθνικού και 
Καποδιστριακού Πανεπιστημίου Αθηνών, Νοσοκομείο Λαϊκόν

Μπονάκης Α.	
Αναπληρωτής καθηγητής  Νευρολογίας, Εθνικό και Καποδιστριακό Πανεπιστήμιο 
Αθηνών, Β’ Πανεπιστημιακή Νευρολογική Κλινική, Πανεπιστημιακό Γενικό Νοσοκομείο 
«Αττικόν»

Μπούρος Δ.	
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Επίκουρη Καθηγήτρια Νευρολογίας, Ιατρική Σχολή, Πανεπιστήμιο Θεσσαλίας

Ξηρού Σ.	
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Νευρολόγος Β’ Νευρολογική Κλινική Ε.Κ.Π.Α. 

Παπαγιαννοπούλου Γ.	
Ειδικευόμενη Νευρολογίας, Β’ Νευρολογική Κλινική Ε.Κ.Π.Α., ΠΓΝΑ Αττικόν

Παπαδήμας Γ. 	
Νευρολόγος, ΕΔΙΠ Α’, Αιγινήτειο Νοσοκομείο, Ε.Κ.Π.Α.

Παπαδόπουλος Κ. 	
Νευρολόγος, ΕΔΙΠ, Αιγινήτειο Νοσοκομείο, Ε.Κ.Π.Α.

Παρασκευάς Γ.	
Καθηγητής Νευρολογίας-Νευροψυχολογίας, Β’ Νευρολογική Κλινική Ιατρικής Σχολής 
Εθνικού και Καποδιστριακού Πανεπιστημίου Αθηνών, Πανεπιστημιακό Γενικό Νοσοκομείο 
«Αττικόν»

Πονς Μ. Ρ.	
Αναπληρώτρια Καθηγήτρια Παιδιατρικής Νευρολογίας, Α’ Παιδιατρική Κλινική Ε.Κ.Π.Α., 
Νοσοκομείο Παίδων «Η Αγία Σοφία»

Σάκκου Β. 	
Νευρολόγος «Ιατρικό Κέντρο Αθηνών»

Σβίγγου Μ.	
Μ.Sc, PhD Βιολόγος, Επιστημονικός Συνεργάτης Εργαστήριο Ιατρικής Γενετικής Ιατρική 
Σχολή, Ε.Κ.Π.Α.
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Σταθόπουλος Π. 	
Επίκουρος Καθηγητής Νευρολογίας - Νευροανοσολογίας, Α’ Νευρολογική Κλινική Ε.Κ.Π.Α.

Σταρδέλη Θ.	
MD, MSc, Νευρολόγος - Επιστημονικός Συνεργάτης Β’ Νευρολογικής Κλινικής Π.Γ.Ν.Θ. 
ΑΧΕΠΑ

Στεφανής Λ. 	
Καθηγητής Νευρολογίας, Ιατρική Σχολή ΕΚΠΑ, Διευθυντής Α’ Νευρολογικής Κλινικής, 
Αιγινήτειο Νοσοκομείο, Συνεργαζόμενος Ερευνητής ΙΙΒΕΑΑ

Στεφάνου 	Ι.Μ.	
Διδάκτωρ του Πανεπιστημίου του Tübingen Γερμανίας, Επιστημονικός Συνεργάτης  
Β’ Νευρολογικής Κλινικής Ε.Κ.Π.Α.

Ταβερναράκης Α.	
Νευρολόγος, τ. Διευθυντής Νευρολογικής Κλινικής «Ευαγγελισμός», Διευθυντής 
Νευρολογικής Κλινικής Ιατρικού Παλαιού Φαλήρου

Τζαγκουρνισάκης Μ.	
Νευρολόγος, Διευθυντής ΕΣΥ, Πανεπιστημιακό Νοσοκομείο Ηρακλείου

Τζάρτος Ι.	
Νευρολόγος, Επιστημονικός συνεργάτης Β’ Νευρολογικής Κλινικής Ε.Κ.Π.Α., 
Πανεπιστημιακό Γενικό Νοσοκομείο «Αττικόν»

Τουντοπούλου Α.	
Νευρολόγος, ΕΔΙΠ «Αιγινήτειο Νοσοκομείο» Ε.Κ.Π.Α, Διδάκτωρ Ιατρικής Σχολής 
Αννοβέρου 

Τσιβγούλης Γ.	
Καθηγητής Νευρολογίας Ε.Κ.Π.Α., Διευθυντής Β’ Νευρολογικής Κλινικής Ε.Κ.Π.Α. 
Νοσοκομείο «ΑΤΤΙΚΟΝ», Πρόεδρος Ελληνικής Νευρολογικής Εταιρείας Ε.Ν.Ε.

Χονδρογιάννη Μ.	
Ειδικός Νευρολόγος, Επιμελήτρια Β’ ΕΣΥ, Β’ Πανεπιστημιακή Κλινική Ε.Κ.Π.Α.

Χρυσοβιτσάνου Χ. 	
RN, PhD, MSc, MSN, Προϊσταμένη κέντρου ειδικών νευρολογικών Νοσηματων  
Α’ Νευρολογική κλινική Πανεπιστημίου Αθηνών, Αιγινητειο Νοσοκομείο
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Βοηθήστε να γίνουν τα φάρμακα πιο ασφαλή και
Αναφέρετε:

ΟΛΕΣ τις ανεπιθύμητες ενέργειες για
ΟΛΑ τα φάρμακα

Συμπληρώνοντας την «ΚΙΤΡΙΝΗ ΚΑΡΤΑ»

Το φάρμακο αυτό τελεί υπό συμπληρωματική παρακολούθηση. Αυτό θα επιτρέψει τον γρήγορο προσδιορισμό νέων πληροφοριών ασφάλειας.  
Ζητείται από τους επαγγελματίες υγείας να αναφέρουν οποιεσδήποτε πιθανολογούμενες ανεπιθύμητες ενέργειες.  
Βλ. παράγραφο 4.8 για τον τρόπο αναφοράς ανεπιθύμητων ενεργειών.

H δέσμευση της Takeda
στο Kληρονομικό Aγγειοοίδημα



H ΔΥΝΑΜΗ  
ΤΗΣ ΠΡΟΣΤΑΣΙΑΣ

Τι σημαίνει προστασία για εσάς;
Οι ασθενείς με νόσο Fabry ζουν με την πιθανότητα προοδευτικής επιδείνωσης  

σε κρίσιμα όργανα ειδικά στην καρδιά και τους νεφρούς.1–10

Τελικά, αντιμετωπίζουν το ενδεχόμενο μειωμένης διάρκειας ζωής  
(σε σχέση με τον γενικό πληθυσμό).8

Για τους ασθενείς, οι επιλογές για την καρδιακή και νεφρική προστασία είναι κρίσιμες  
και μπορούν να συμβάλλουν στην αύξηση του προσδόκιμου επιβίωσής τους, μακροπρόθεσμα.11–13

H  Α Ξ Ι Α  Τ Η Σ  Π Ρ Ο Σ Τ Α Σ Ι Α Σ 
ΚΑΡΔΙΑ  |  ΝΕΦΡΟΙ  |  ΕΠΙΒΙΩΣΗ

Βιβλιογραφία: 1. Mehta A, et al. Eur J Clin Invest. 2004;34:236–242. 2. Linhart A, et al. Eur Heart J. 2007;28:1228–1235. 3. Mehta A, et al. J Med Genet. 2009;46:548–
552. 4. Rombach SM, et al. J Inherit Metab Dis. 2014;37:341–352. 5. Branton MH, et al. Medicine (Baltimore). 2002;81:122–138. 6. Sunder-Plassmann G. In: Mehta 
A et al. (eds.). Oxford PharmaGenesis Ltd; 2006; Chapter 21.7. Arends M, et al. J Am Soc Nephrol. 2017;28:1631–1641. 8. Waldek S, et al. Genet Med. 2009;11:790–
796. 9. Germain DP. Orphanet J Rare Dis. 2010;5:30. 10. Wanner C, et al. Mol Genet Metab. 2018;124:189–203. 11. Beck M, et al. Mol Genet Metab Rep. 2015;3:21–
27. 12. Feriozzi S, et al. Clin Ther. 2020;42:2321–2330.e0. 13. Beck M, et al. Presented at the 17th Annual WORLDSymposium; 8–11 February 2021; virtual.

Βοηθήστε να γίνουν τα φάρμακα πιο ασφαλή και
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ΟΛΑ τα φάρμακα

Συμπληρώνοντας την «ΚΙΤΡΙΝΗ ΚΑΡΤΑ»

ΤΡΟΠΟΣ ΔΙΑΘΕΣΗΣ: ΜΕ ΠΕΡΙΟΡΙΣΜΕΝΗ ΙΑΤΡΙΚΗ ΣΥΝΤΑΓΗ:  
ΜΟΝΟ ΓΙΑ ΝΟΣΟΚΟΜΕΙΑΚΗ ΧΡΗΣΗ ΑΠΟ ΓΙΑΤΡΟ ΜΕ ΚΑΤΑΛΛΗΛΗ ΕΙΔΙΚΕΥΣΗ ΚΑΙ ΕΜΠΕΙΡΙΑ
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1. ΟΝΟΜΑΣΙΑ ΤΟΥ ΦΑΡΜΑΚΕΥΤΙΚΟΥ ΠΡΟΪΟΝΤΟΣ: Replagal 1 mg/ml πυκνό διάλυμα για παρασκευή διαλύματος προς 
έγχυση. 2. ΠΟΙΟΤΙΚΗ ΚΑΙ ΠΟΣΟΤΙΚΗ ΣΥΝΘΕΣΗ: 1  ml πυκνού διαλύματος για Παρασκευή διαλύματος προς έγχυση 
περιέχει 1  mg αγαλσιδάσης άλφα*. Κάθε φιαλίδιο 3,5  ml πυκνού διαλύματος περιέχει 3,5  mg αγαλσιδάσης άλφα. *Η 
αγαλσιδάση άλφα είναι η ανθρώπινη πρωτεΐνη α-γαλακτοζιδάση Α που παράγεται σε μια ανθρώπινη κυτταρική σειρά μέσω 
τεχνολογίας γενετικής μηχανικής. Έκδοχο(α) με γνωστή δράση: Αυτό το φαρμακευτικό προϊόν περιέχει 14,2 mg νατρίου ανά 
φιαλίδιο. Για τον πλήρη κατάλογο των εκδόχων, βλ. παράγραφο 6.1. 3. ΦΑΡΜΑΚΟΤΕΧΝΙΚΗ ΜΟΡΦΗ: Πυκνό διάλυμα για 
παρασκευή διαλύματος προς έγχυση. Διαυγές και άχρωμο διάλυμα. 4. ΚΛΙΝΙΚΕΣ ΠΛΗΡΟΦΟΡΙΕΣ: 4.1 Θεραπευτικές 
ενδείξεις: Το Replagal ενδείκνυται ως μακροχρόνια θεραπεία ενζυμικής αντικατάστασης σε ασθενείς με επιβεβαιωμένη 
διάγνωση της Nόσου του Fabry (ανεπάρκεια α-γαλακτοζιδάσης Α). 4.2 Δοσολογία και τρόπος χορήγησης: Το Replagal 
πρέπει να χορηγείται υπό την επίβλεψη ιατρού με εμπειρία στο χειρισμό ασθενών που πάσχουν από τη Nόσο του Fabry ή άλλη 
κληρονομική μεταβολική νόσο. Δοσολογία: Το Replagal χορηγείται σε δόσεις των 0,2 mg για κάθε kg σωματικού βάρους κάθε 
δεύτερη εβδομάδα με ενδοφλέβια έγχυση που διαρκεί 40 λεπτά. Ειδικοί πληθυσμοί: Ηλικιωμένοι ασθενείς: Μελέτες σε 
ασθενείς άνω των 65 ετών δεν έχουν πραγματοποιηθεί και δεν υπάρχει, επί του παρόντος, προτεινόμενο σχήμα δοσολογίας για 
τους ασθενείς αυτούς καθώς η ασφάλεια και η αποτελεσματικότητα δεν έχουν ακόμα διαπιστωθεί. Ασθενείς με μείωση της 
ηπατικής λειτουργίας: Μελέτες σε ασθενείς με μείωση της ηπατικής λειτουργίας δεν έχουν πραγματοποιηθεί. Ασθενείς με 
μείωση της νεφρικής λειτουργίας: Στους ασθενείς με μείωση της νεφρικής λειτουργίας δεν απαιτείται ρύθμιση δόσης. Η 
παρουσία εκτεταμένης νεφρικής βλάβης (eGFR < 60 ml/min) ενδέχεται να περιορίσει τη νεφρική ανταπόκριση στη θεραπεία 
ενζυμικής αντικατάστασης. Περιορισμένα δεδομένα είναι διαθέσιμα σε ασθενείς που υποβάλλονται σε αιμοκάθαρση ή έχουν 
κάνει μεταμόσχευση νεφρού. Δεν συνιστάται ρύθμιση της δόσης. Παδιατρικός πληθυσμός: Η ασφάλεια και η 
αποτελεσματικότητα του Replagal σε παιδιά ηλικίας 0-6 ετών δεν έχει ακόμα τεκμηριωθεί. Τα παρόντα διαθέσιμα δεδομένα 
περιγράφονται στην παράγραφο 5.1 αλλά δεν μπορεί να γίνει σύσταση για τη δοσολογία. Σε κλινικές μελέτες σε παιδιά (7-18 
ετών) που λάμβαναν Replagal 0,2  mg/kg κάθε δεύτερη εβδομάδα, δεν παρουσιάστηκαν μη αναμενόμενα ζητήματα 
ασφάλειας (βλ. παράγραφο 5.1). Τρόπος χορήγησης: Για οδηγίες σχετικά με την αραίωση του φαρμακευτικού προϊόντος πριν 
από τη χορήγηση, βλ. παράγραφο  6.6. Χορηγήστε το διάλυμα έγχυσης σε διάστημα 40 λεπτών χρησιμοποιώντας μια 
ενδοφλέβια γραμμή με ενσωματωμένο φίλτρο. Μην εγχύετε το Replagal στην ίδια ενδοφλέβια γραμμή παράλληλα µε άλλους 
παράγοντες. 4.3 Αντενδείξεις: Υπερευαισθησία στη δραστική ουσία ή σε κάποιο από τα έκδοχα που αναφέρονται στην 
παράγραφο 6.1. 4.4 Ειδικές προειδοποιήσεις και προφυλάξεις κατά τη χρήση: Ιχνηλασιμότητα: Προκειμένου να 
βελτιωθεί η ιχνηλασιμότητα των βιολογικών φαρμακευτικών προϊόντων, το όνομα και ο αριθμός παρτίδας του χορηγούμενου 
φαρμάκου πρέπει να καταγράφεται με σαφήνεια. Ιδιοσυγκρασιακές αντιδράσεις έγχυσης: Το 13,7% των ενήλικων ασθενών 
στους οποίους χορηγήθηκε Replagal σε κλινικές δοκιμές παρουσίασε ιδιοσυγκρασιακές αντιδράσεις έγχυσης. Τέσσερις από 17 
(23,5%) παιδιατρικούς ασθενείς ηλικίας ≥  7  ετών που συμμετείχαν σε κλινικές δοκιμές παρουσίασαν τουλάχιστον μια 
αντίδραση έγχυσης σε χρονικό διάστημα 4,5  ετών θεραπείας (μέση διάρκεια περίπου 4 χρόνια). Τρεις από 8 (37,5%) 
παιδιατρικούς ασθενείς ηλικίας >  7  ετών παρουσίασαν τουλάχιστον μια αντίδραση που σχετίζεται με την έγχυση σε μέσο 
διάστημα παρακολούθησης 4,2 ετών. Συνολικά, το ποσοστό των αντιδράσεων που σχετίζονται με την έγχυση ήταν σημαντικά 
χαμηλότερο στις γυναίκες από ό,τι στους άντρες. Τα πιο συχνά συμπτώματα ήταν ρίγη, κεφαλαλγία, ναυτία, πυρεξία, ερυθρίαση 
και κόπωση. Όχι συχνά έχουν αναφερθεί σοβαρές αντιδράσεις κατά την έγχυση. Μια ανασκόπηση καρδιακών συμβάντων 
έδειξε ότι οι αντιδράσεις έγχυσης μπορεί να σχετίζονται με αιμοδυναμικό στρες που πυροδοτεί καρδιακά συμβάντα σε ασθενείς 
με προϋπάρχουσες καρδιακές εκδηλώσεις της νόσου του Fabry. Τα συμπτώματα που αναφέρθηκαν περιλαμβάνουν πυρεξία, 
ρίγη, ταχυκαρδία, κνίδωση, ναυτία/έμετο, αγγειονευρωτικό οίδημα με συσφιγκτικό αίσθημα λαιμού, συριγμό και διογκωμένη 
γλώσσα. Άλλα συμπτώματα που σχετίζονται με την έγχυση περιλαμβάνουν ζάλη και υπεριδρωσία. Η έναρξη των αντιδράσεων 
που σχετίζονται με την έγχυση έχουν γενικά παρατηρηθεί 2 με 4 μήνες έπειτα από την έναρξη της αγωγής με το Replagal 
παρόλο που μεταγενέστερη έναρξη (έπειτα από 1 χρόνο) έχει επίσης αναφερθεί. Αυτές οι επιδράσεις μειώθηκαν με την 
πάροδο του χρόνου. Στην περίπτωση που προκύψουν ήπιας ή μέτριας σοβαρότητας οξείας μορφής αντιδράσεις έγχυσης, θα 
πρέπει να αναζητηθεί αμέσως ιατρική βοήθεια και να ληφθούν τα κατάλληλα μέτρα. Η έγχυση μπορεί να διακοπεί προσωρινά 
(για 5 με 10  λεπτά) έως ότου τα συμπτώματα υποχωρήσουν, και στη συνέχεια η έγχυση μπορεί να αρχίσει εκ νέου. 
Παρενέργειες ήπιας και παροδικής μορφής ενδέχεται να μην απαιτούν ιατρική αντιμετώπιση ή διακοπή της έγχυσης. Επιπλέον 
από του στόματος ή ενδοφλεβίως χορηγούμενη προθεραπεία με αντιϊσταμινικά ή/και κορτικοστεροειδή, 1 με 24 ώρες πριν 
από την έγχυση ενδέχεται να αποτρέψει τυχόν συνοδές αντιδράσεις στις περιπτώσεις όπου απαιτείτο συμπτωματική θεραπεία. 
Αντιδράσεις υπερευαισθησίας: Έχουν αναφερθεί αντιδράσεις υπερευαισθησίας. Αν παρουσιαστούν σοβαρές αναφυλακτικές 
αντιδράσεις ή υπερευαισθησίας, θα πρέπει να εξεταστεί το ενδεχόμενο διακοπής της χορήγησης Replagal και να ακολουθηθεί 
κατάλληλη αγωγή. Θα πρέπει να τηρούνται τα ισχύοντα ιατρικά πρότυπα περί επείγουσας αγωγής. Αντισώματα στην πρωτεΐνη: 
Όπως με όλα τα πρωτεϊνικά φαρμακευτικά παρασκευάσματα, οι ασθενείς ενδέχεται να αναπτύξουν αντισώματα στην 
πρωτεΐνη. Σε περίπου το 24% από τους άντρες ασθενείς στους οποίους χορηγήθηκε το Replagal παρατηρήθηκε απάντηση 
αντισώματος IgG χαμηλού τίτλου. Με βάση τα περιορισμένα δεδομένα, το ποσοστό αυτό έχει βρεθεί ότι είναι μικρότερο (7%) 
στον παιδιατρικό πληθυσμό αρσενικού γένους. Αυτά τα αντισώματα IgG εμφανιζόταν να αναπτύσσονται περίπου 3-12 μήνες 
έπειτα από την αγωγή. Έπειτα από 12 με 54 μήνες αγωγής, το 17% των ασθενών στους οποίους χορηγήθηκε το Replagal ήταν 
ακόμα θετικοί στα αντισώματα ενώ το 7% έμοιαζαν να αναπτύσσουν ανοσολογική ανοχή, βάσει της εξαφάνισης των 
αντισωμάτων IgG με την πάροδο του χρόνου. Το υπόλοιπο 76% ήταν αρνητικοί στα αντισώματα καθ’ όλη τη διάρκεια. Σε 
παιδιατρικούς ασθενείς ηλικίας >7 ετών, 1/16 άρρενες ασθενείς εξετάστηκαν θετικοί για αντισώματα αντι-αγαλσιδάσης άλφα 
IgG κατά τη διάρκεια της μελέτης. Δεν ανιχνεύτηκε καμία αύξηση στα ποσοστά εμφάνιση των ανεπιθύμητων ενεργειών για τον 
ασθενή αυτό. Σε παιδιατρικούς ασθενείς ηλικίας <7 ετών, 0/7 άρρενες ασθενείς εξετάστηκαν θετικοί για αντισώματα αντι-
αγαλσιδάσης άλφα IgG.  Θετικότητα για αντισώματα IgE που δεν σχετίζεται με αναφυλαξία έχει αναφερθεί σε κλινικές δοκιμές 
σε ένα πολύ περιορισμένο αριθμό ασθενών. Ασθενείς με μείωση της νεφρικής λειτουργίας: Η παρουσία εκτεταμένης νεφρικής 
βλάβης ενδέχεται να περιορίσει τη νεφρική ανταπόκριση στη θεραπεία ενζυμικής αντικατάστασης, πιθανώς λόγω υποκείμενων 
μη αναστρέψιμα παθολογικών μεταβολών. Στις περιπτώσεις αυτές, η απώλεια της νεφρικής λειτουργίας παραμένει εντός των 
αναμενόμενων πλαισίων της φυσιολογικής εξέλιξης της νόσου. Νάτριο: Αυτό το φαρμακευτικό προϊόν περιέχει 14,2  mg 
νατρίου ανά φιαλίδιο, που ισοδυναμεί με 0,7 %  της συνιστώμενης από τον ΠΟΥ μέγιστης ημερήσιας πρόσληψης 2 g νατρίου 
μέσω διατροφής, για έναν ενήλικα. 4.5 Αλληλεπιδράσεις με άλλα φαρμακευτικά προϊόντα και άλλες μορφές 
αλληλεπίδρασης: Το Replagal δεν πρέπει να χορηγείται παράλληλα με χλωροκίνη, αμιοδαρόνη, βενοκίνη ή γενταμυκίνη 
καθώς οι ουσίες αυτές μπορούν δυνητικά να αναστείλουν ενδοκυτταρικά τη δράση της α-γαλακτοζιδάσης. Καθώς η 
α-γαλακτοζιδάση Α αποτελεί από μόνη της ένζυμο, δεν θα αποτελούσε πιθανό υποψήφιο για αλληλεπίδραση μεταξύ 
φαρμάκων με μεσολάβηση του κυτοχρώματος P450. Σε κλινικές μελέτες, στους περισσότερους ασθενείς χορηγήθηκαν, 
παράλληλα, νευροπαθητικά αναλγητικά (όπως καρβαμαζεπίνη, φαινυτοΐνη και γαβαπεντίνη) δίχως να συνοδευτούν από 
κάποια ένδειξη αλληλεπίδρασης. 4.6 Γονιμότητα, κύηση και γαλουχία: Κύηση: Υπάρχουν πολύ περιορισμένα δεδομένα 
σχετικά με έκθεση κατά την εγκυμοσύνη στο Replagal. Μελέτες σε ζώα δεν κατέδειξαν άμεσες ή έμμεσες επικίνδυνες 
επιπτώσεις στην εγκυμοσύνη ή στην ανάπτυξη του εμβρύου κατά την έκθεση επί οργανογένεσης (βλέπε 5.3). Η χορήγηση σε 
έγκυες γυναίκες πρέπει να πραγματοποιείται με ιδιαίτερη προσοχή. Θηλασμός: Δεν είναι γνωστό εάν η Replagal απεκκρίνεται 
στο ανθρώπινο γάλα. Η χορήγησηθηλάζουσες γυναίκες πρέπει να πραγματοποιείται με ιδιαίτερη προσοχή. Γονιμότητα: Δεν 
παρατηρήθηκαν επιδράσεις στη γονιμότητα άρρενος σε μελέτες αναπαραγωγής σε αρσενικούς αρουραίους. 4.7 Επιδράσεις 
στην ικανότητα οδήγησης και χειρισμού μηχανημάτων: Το Replagal δεν έχει καμία ή έχει ασήμαντη επίδραση στην 
ικανότητα οδήγησης και χειρισμού μηχανημάτων. 4.8 Ανεπιθύμητες ενέργειες: Σύνοψη προφίλ ασφάλειας: Οι πιο συχνά 
αναφερόμενες ανεπιθύμητες ενέργειες ήταν αντιδράσεις που σχετίζονταν με την έγχυση, οι οποίες παρουσιάστηκαν στο 13,7% 
των ενήλικων ασθενών στους οποίους χορηγήθηκε το Replagal σε κλινικές δοκιμές. Οι περισσότερες ανεπιθύμητες ενέργειες 
ήταν από ήπιας μέχρι μέτριας σοβαρότητας. Λίστα ανεπιθύμητων ενεργειών σε μορφή πίνακα: Στον Πίνακα 1 παρατίθενται 

ανεπιθύμητες ενέργειεςπου έχουν αναφερθεί για τους 344  ασθενείς που υποβλήθηκαν σε αγωγή με Replagal σε κλινικές 
μελέτες, περιλαμβανομένων 21  ασθενών με ιστορικό νεφρικής νόσου τελικού σταδίου, 30 παιδιατρικών ασθενών (ηλικίας 
≤18 ετών) και 17 γυναικών ασθενών, και από αυθόρμητες αναφορές μετά την κυκλοφορία του προϊόντος. Η παρουσίαση των 
στοιχείων γίνεται ανά ομάδα οργάνων συστήματος και συχνότητα (πολύ συχνές ≥1/10, συχνές ≥1/100 έως <1/10, όχι συχνές 
≥1/1000 έως <1/100). Οι ανεπιθύμητες ενέργειες που κατηγοριοποιούνται ως συχνότητες εμφάνισης «μη γνωστές» (δεν 
μπορούν να εκτιμηθούν με βάση τα διαθέσιμα δεδομένα) προέρχονται από αυθόρμητες αναφορές μετά την κυκλοφορία του 
προϊόντος. Εντός κάθε ομάδας συχνότητας, οι ανεπιθύμητες ενέργειες παρουσιάζονται κατά σειρά φθίνουσας σοβαρότητας. Η 
εμφάνιση ενός περιστατικού σε ένα μόνο ασθενή προσδιορίζεται ως όχι συχνή λαμβάνοντας υπόψη τον αριθμό των ασθενών 
που υποβλήθηκαν σε αγωγή. Ένας ασθενής μπορεί να επηρεαστεί από διάφορες ανεπιθύμητες ενέργειες. Οι ακόλουθες 
ανεπιθύμητες ενέργειες έχουν προσδιοριστεί για την αγαλσιδάση άλφα:

Πίνακας 1
Κατηγορία/οργανικό 
σύστημα

Ανεπιθύμητη ενέργεια

Πολύ συχνές Συχνές Όχι συχνές Μη γνωστές
Διαταραχές του 
μεταβολισμού και της 
θρέψης

περιφερικό οίδημα

Διαταραχές του νευρικού 
συστήματος

κεφαλαλγία, ζάλη, 
νευροπαθητικό 
άλγος, τρόμος, 
υπαισθησία, 
παραισθησία

δυσγευσία, 
υπερυπνία, 

παροσμία

Οφθαλμικές διαταραχές αυξημένη 
δακρύρροια

μειωμένο 
αντανακλαστικό του 
κερατοειδούς

Διαταραχές του ωτός και 
του λαβυρίνθου

εμβοές εμβοές 
επιδεινωθείσες

Καρδιακές διαταραχές αίσθημα παλμών ταχυκαρδία, κολπική 
μαρμαρυγή

ταχυαρρυθμία ισχαιμία του 
μυοκαρδίου, 
καρδιακή 
ανεπάρκεια, 
κοιλιακές έκτακτες 
συστολές

Αγγειακές διαταραχές υπέρταση, υπόταση, 
έξαψη

Διαταραχές του 
αναπνευστικού 
συστήματος, του θώρακα 
και του μεσοθωράκιου

δύσπνοια, βήχας, 
ρινοφαρυγγίτιδα, 
φαρυγγίτιδα

βράγχος φωνής, 
συσφιγκτικό αίσθημα 
λαιμού, ρινόρροια

κορεσμός οξυγόνου 
μειωμένος, 
Αυξημένες εκκρίσεις 
του λαιμού

 

Διαταραχές του 
γαστρεντερικού

έμετος, ναυτία, 
κοιλιακό άλγος, 
διάρροια

κοιλιακή δυσφορία  

Διαταραχές του δέρματος 
και του υποδόριου ιστού

εξάνθημα Κνίδωση, ερύθημα, 
κνησμός, ακμή, 
υπεριδρωσία

αγγειονευρωτικό 
οίδημα, δικτυωτή 
πελλίωση

Διαταραχές του 
μυοσκελετικού 
συστήματος, του 
συνδετικού ιστού και 
των οστών

αρθραλγία, άλγος 
μέλους, μυαλγία, 
οσφυαλγία

μυοσκελετική 
δυσανεξία, 
περιφερική 
διόγκωση, διόγκωση 
άρθρωσης

καρηβαρία

Διαταραχές του 
ανοσοποιητικού 
συστήματος

υπερευαισθησία αναφυλακτική 
αντίδραση

Γενικές διαταραχές και 
καταστάσεις της οδού 
χορήγησης

θωρακικό άλγος, 
ρίγη, πυρεξία, 
άλγος, εξασθένιση, 
κόπωση

αίσθημα σύσφιγξης 
του θώρακα, κόπωση 
επιδεινωθείσα, 
αίσθηση θερμού, 
αίσθηση ψυχρού, 
γριπώδης συνδρομή, 
δυσφορία, κακουχία

εξάνθημα στη θέση 
ένεσης

Βλ. επίσης παράγραφο 4.4.

Περιγραφή επιλεγμένων ανεπιθύμητων ενεργειών: Οι αντιδράσεις που σχετίζονται με την έγχυση και που έχουν αναφερθεί 
μετά την κυκλοφορία του προϊόντος(βλέπε επίσης παράγραφο 4.4) μπορεί επίσης να περιλαμβάνουν καρδιακά συμβάντα 
όπως καρδιακές αρρυθμίες (κολπική μαρμαρυγή, κοιλιακές έκτακτες συστολές, ταχυαρρυθμία), ισχαιμία του μυοκαρδίου, και 
καρδιακή ανεπάρκεια σε ασθενείς με νόσο του Fabry εμπλέκοντας τις καρδιακές δομές. Οι πιο συχνές αντιδράσεις που 
σχετίζονται με την έγχυση ήταν ήπιες και περιλαμβάνουν ρίγη, πυρεξία, έξαψη, κεφαλαλγία, ναυτία, δύσπνοια, τρόμο και 
κνησμό. Συμπτώματα που σχετίζονται με την έγχυση μπορεί επίσης να περιλαμβάνουν ζάλη, υπεριδρωσία, υπόταση, βήχα, 
έμετο και κόπωση. Υπερευαισθησία, συμπεριλαμβανομένων αναφυλαξίας, έχει αναφερθεί. Παιδιατρικός πληθυσμός: Οι 
ανεπιθύμητες ενέργειες που αναφέρθηκαν στον παιδιατρικό πληθυσμό (παιδιά και εφήβους) ήταν, γενικώς, παρόμοιες με 
εκείνες που αναφέρθηκαν στους ενήλικες. Ωστόσο, αντιδράσεις που σχετίζονται με την έγχυση (πυρεξία, δύσπνοια, 
στηθάγχη) και παρόξυνση άλγους παρουσιάστηκαν πιο συχνά. Άλλοι ειδικοί πληθυσμοί: Ασθενείς με νεφροπάθεια: 
Ανεπιθύμητες ενέργειες φαρμάκων που αναφέρθηκαν σε ασθενείς με ιστορικό νεφροπάθειας τελικού σταδίου ήταν παρόμοιες 
με εκείνες που αναφέρθηκαν στον γενικό πληθυσμό των ασθενών. Αναφορά πιθανολογούμενων ανεπιθύμητων ενεργειών: Η 
αναφορά πιθανολογούμενων ανεπιθύμητων ενεργειών μετά από τη χορήγηση άδειας κυκλοφορίας του φαρμακευτικού 
προϊόντος είναι σημαντική. Επιτρέπει τη συνεχή παρακολούθηση της σχέσης οφέλους-κινδύνου του φαρμακευτικού 
προϊόντος. Ζητείται από τους επαγγελματίες του τομέα της υγειονομικής περίθαλψης να αναφέρουν οποιεσδήποτε 
πιθανολογούμενες ανεπιθύμητες ενέργειες μέσω: Ελλάδα: του Εθνικού Οργανισμού Φαρμάκων, Μεσογείων 284, GR-15562 

ΠΕΡΙΛΗΨΗ ΤΩΝ ΧΑΡΑΚΤΗΡΙΣΤΙΚΩΝ ΤΟΥ ΠΡΟΪΟΝΤΟΣ Χολαργός, Αθήνα, Τηλ: + 30 21 32040380/337, Φαξ: + 30 21 06549585, Ιστότοπος: http://www.eof.gr. Κύπρος: των 
Φαρμακευτικών Υπηρεσιών, Υπουργείο Υγείας, CY-1475 Λευκωσία, Τηλ: +357 22608607, Φαξ: + 357 22608669, Ιστότοπος: 
www.moh.gov.cy/phs. 4.9 Υπερδοσολογία: Σε κλινικές δοκιμές χρησιμοποιήθηκαν δόσεις έως 0,4 mg/kg εβδομαδιαίως, 
και το προφίλ ασφαλείας τους δεν ήταν διαφορετικό από τη συνιστώμενη δόση των 0,2 mg/kg κάθε δεύτερη εβδομάδα. 5. 
ΦΑΡΜΑΚΟΛΟΓΙΚΕΣ ΙΔΙΟΤΗΤΕΣ: 5.1 Φαρμακοδυναμικές ιδιότητες: Φαρμακοθεραπευτική κατηγορία: Άλλη πεπτική 
οδό και προϊόντα μεταβολισμού - Ένζυμα. Κωδικός ATC: A16AB03. Μηχανισμός δράσης: Η Νόσος του Fabry συνίσταται σε μια 
διαταραχή του αποθέματος γλυκοσφιγγολιπιδίων που οφείλεται σε ελαττωματική δραστηριότητα του λυσοσωματικού 
ενζύμου α-γαλακτοζιδάση Α, που έχει ως αποτέλεσμα τη συσσώρευση globotriaosylceramide (Gb3 ή GL-3, γνωστό επίσης ως 
τριεξοσιδάση κεραμιδίου [CTH]), που αποτελεί το υπόστρωμα αυτού του ενζύμου. Η αγαλσιδάση άλφα καταλύει την 
υδρόλυση του Gb3, αποκολλώντας ένα ακραίο κλάσμα γαλακτόζης από το μόριο. Η αγωγή με το ένζυμο αυτό έχει καταδειχτεί 
ότι μειώνει τη συσσώρευση Gb3 σε πολλούς τύπους κυττάρων συμπεριλαμβανομένων των ενδοθηλιακών και παρεγχυματικών 
κυττάρων. Η αγαλσιδάση άλφα έχει παραχθεί σε ανθρώπινη κυτταρική γραμμή ώστε να παρέχει ένα προφίλ ανθρώπινης 
γλυκοσυλίωσης που να μπορεί να επηρεάσει την πρόσληψη από τους υποδοχείς φωσφορικής μαννόζης -6- επί της επιφάνειας 
των κυττάρων-στόχο. Η επιλογή δόσης των 0,2  mg/kg (που εγχέεται επί 40 λεπτά) για τις κλινικές μελέτες με εγγραφή 
προορίστηκε για να ικανοποιήσει παροδικά την ικανότητα των υποδοχέων φωσφορικής μαννόζης -6 να εσωτερικοποιούν την 
αγαλσιδάση άλφα στο ήπαρ και να επιτρέπουν τη διανομή του ενζύμου σε άλλους ιστούς σχετικών οργάνων. Δεδομένα 
ασθενών υποδεικνύουν ότι τουλάχιστον 0,1 mg/kg απαιτείται για να επιτευχθεί μια φαρμακοδυναμική απάντηση. Κλινική 
αποτελεσματικότητα και ασφάλεια: Η ασφάλεια και η αποτελεσματικότητα του Replagal εκτιμήθηκε σε δύο τυχαιοποιημένες, 
διπλές-τυφλές, ελεγχόμενες με εικονικό φάρμακο μελέτες και μελέτες παράτασης ανοικτής ένδειξης σε ένα σύνολο σαράντα 
ασθενών στους οποίους διεγνώσθη η Νόσος του Fabry βάσει κλινικών και βιοχημικών στοιχείων. Οι ασθενείς έλαβαν τη 
συνιστώμενη δόση των 0,2 mg/kg Replagal. Εικοσιπέντε από τους ασθενείς ολοκλήρωσαν την πρώτη μελέτη και εντάχθηκαν 
σε μελέτη παράτασης. Έπειτα από 6 μήνες αγωγής, η μείωση του άλγους στους ασθενείς στους οποίους χορηγήθηκε Replagal 
ήταν σημαντική σε σχέση με τους ασθενείς στους οποίους χορηγήθηκε εικονικό φάρμακο, (p=0,021) σύμφωνα με την 
έγκυρη κλίμακα μέτρησης άλγους Brief Pain Inventory. Αυτό συσχετίστηκε με μια σημαντική μείωση στη χρήση αναλγητικών 
χρόνιας νευροπάθειας καθώς και με τον αριθμό των ημερών που έγινε λήψη αναλγητικών. Σε επακόλουθες μελέτες, σε 
παιδιατρικούς ασθενείς αρσενικού γένους ηλικίας άνω των 7 ετών, παρατηρήθηκε μείωση του πόνου έπειτα από θεραπεία 9 
και 12 μηνών με το Replagal σε σύγκριση με τη γραμμή αναφοράς της προθεραπείας. Αυτή η μείωση του άλγους διατηρήθηκε 
επί 4 χρόνια θεραπείας με Replagal σε 9 ασθενείς (σε ασθενείς 7 – 18 ετών). Δώδεκα έως 18 μήνες θεραπείας με Replagal 
κατέληξε σε βελτίωση στην ποιότητα ζωής (QoL), σύμφωνα με μέτρηση από επικυρωμένα όργανα. Έπειτα από 6 μήνες 
αγωγής, το Replagal σταθεροποίησε τη νεφρική λειτουργία σε σύγκριση με μια επιδείνωση που σημείωσαν οι ασθενείς στους 
οποίους χορηγήθηκε εικονικό φάρμακο. Βιοψία νεφρικών δειγμάτων αποκάλυψε μια σημαντική αύξηση του κλάσματος των 
φυσιολογικών σπειραμάτων και μια σημαντική μείωση στο κλάσμα των σπειραμάτων με μεσαγγειακή διεύρυνση στους 
ασθενείς οι οποίοι λάμβαναν Replagal σε αντίθεση με τους ασθενείς που λάμβαναν εικονικό φάρμακο. Έπειτα από 12 με 18 
μήνες συντηρητικής θεραπείας, το Replagal σύμφωνα με το ρυθμό σπειραματικής διηθήσεως που βασίζεται στη μέτρηση της 
ινουλίνης, βελτίωσε τη νεφρική λειτουργία κατά 8,7 ± 3,7 ml/min (p=0,030). Πιο μακροπρόθεσμη θεραπεία (48-54 μήνες) 
κατέληξε σε σταθεροποίηση του ρυθμού σπειραματικής διηθήσεως (GFR) σε ασθενείς αρσενικού γένους με φυσιολογικό GFR 
γραμμής αναφοράς (≥  90  ml/min/1,73  m2) και με ήπια έως μέτρια νεφρική δυσλειτουργία (GFR 60 έως <  90  ml/
min/1,73 m2), και σε μείωση του ρυθμού επιδείνωσης της νεφρικής λειτουργίας και της εξέλιξης της νεφρικής νόσου στο 
τελικό στάδιο σε ασθενείς αρσενικού γένους που έπασχαν από τη Νόσο του Fabry με πιο βαριά νεφρική δυσλειτουργία (GFR 
30 έως < 60 ml/min/1,73 m2). Σε μια δεύτερη μελέτη, δεκαπέντε ασθενείς που έπασχαν από υπερτροφία της αριστερής 
κοιλίας ολοκλήρωσαν μια ελεγχόμενη με εικονικό φάρμακο μελέτη διάρκειας 6 μηνών και εντάχθηκαν σε μελέτη παράτασης. 
Η αγωγή με Replagal κατέληξε, έπειτα από μέτρηση μέσω Μαγνητικής Απεικονιστικής Τομογραφίας (MRI), σε μία μείωση 
11,5  g στη μάζα της αριστερής κοιλίας στην ελεγχόμενη μελέτη, ενώ οι ασθενείς οι οποίοι λάμβαναν εικονικό φάρμακο 
παρουσίασαν αύξηση στη μάζα της αριστερής κοιλίας κατά 21,8 g. Επιπλέον, στην πρώτη μελέτη όπου συμπεριελήφθηκαν 
25  ασθενείς, το Replagal επίσης σημείωσε μια σημαντική μείωση της καρδιακής μάζας έπειτα από 12 με 18 μήνες 
συντηρητικής θεραπείας, (p<0,001). Το Replagal συσχετίστηκε επίσης με βελτίωση της συσταλτικότητας του μυοκαρδίου, με 
μείωση της μέσης διάρκειας QRS και συνοδό μείωση του διαφραγματικού πάχους στην ηχωκαρδιογραφία. Στα πλαίσια 
διεξαγωγής των μελετών δύο ασθενείς με αποκλεισμό δεξιού σκέλους επανήλθαν σε φυσιολογική κατάσταση ακολουθώντας 
αγωγή με το Replagal. Επακόλουθες μελέτες ανοικτής ένδειξης κατέδειξαν σημαντική μείωση από τη γραμμή αναφοράς στη 
μάζα της αριστερής κοιλίας μέσω ηχωκαρδιογραφίας τόσο σε ασθενείς αρσενικού όσο και θηλυκού γένους που έπασχαν από 
τη Νόσο του Fabry μέσα σε διάστημα 24 έως 36 μηνών θεραπείας με Replagal. Οι μειώσεις στη μάζα της αριστερής κοιλίας 
που παρατηρήθηκαν μέσω ηχωκαρδιογραφίας τόσο σε ασθενείς αρσενικού όσο και θηλυκού γένους που έπασχαν από τη 
Νόσο του Fabry μέσα σε διάστημα 24 έως 36 μηνών αγωγής με Replagal σχετίστηκαν με σημαντική βελτίωση των 
συμπτωμάτων όπως μετρήθηκε σύμφωνα με την ταξινόμηση κατά NYHA και CCS σε ασθενείς που έπασχαν από τη Νόσο του 
Fabry με βαριά καρδιακή ανεπάρκεια ή συμπτώματα στηθάγχης στη γραμμή αναφοράς. Σε σύγκριση με το εικονικό φάρμακο, 
η αγωγή με το Replagal μείωσε επίσης τη συσσώρευση του Gb3. Έπειτα από τους πρώτους 6 μήνες αγωγής, η μέση μείωση 
του πλάσματος, της εναπόθεσης ούρων, των δειγμάτων βιοψίας ήπατος, νεφρού και καρδίας ήταν της τάξης του 20-50%. 
Έπειτα από 12 με 18 μήνες αγωγής, παρατηρήθηκε μείωση του πλάσματος και της εναπόθεσης ούρων με εύρος μείωσης 
μεταξύ 50 - 80%. Οι επιδράσεις στο μεταβολισμό συσχετίστηκαν επίσης με κλινικά σημαντική αύξηση βάρους, αυξημένη 
εφίδρωση και αυξημένη ενέργεια. Συμβατό με το κλινικό αποτέλεσμα του Replagal, η αγωγή με το ένζυμο μείωσε τη 
συσσώρευση Gb3 σε πολλούς τύπους κυττάρων, συμπεριλαμβανομένων των νεφρικών σπειραματικών και των σωληναριακών 
επιθηλιακών κυττάρων, των νεφρικών τριχοειδών ενδοθηλιακών κυττάρων (καρδιακά και δερματικά τριχοειδή ενθοθηλιακά 
κύτταρα δεν εξετάστηκαν) και των καρδιακών μυοκυττάρων. Σε παιδιατρικούς ασθενείς αρσενικού γένους που έπασχαν από 
τη Νόσο του Fabry, το Gb3 πλάσματος μειώθηκε κατά 40-50% έπειτα από 6 μήνες θεραπείας με το Replagal 0,2 mg/kg και η 
μείωση αυτή παρέμεινε έπειτα από συνολικά 4 μήνες θεραπείας σε 11 ασθενείς. Η περίπτωση έγχυσης Replagal στο σπίτι 
μπορεί να εξεταστεί για ασθενείς οι οποίοι ανέχονται καλά τις εγχύσεις που τους γίνονται. Παιδιατρικός πληθυσμός: Σε 
παιδιατρικούς ασθενείς αρσενικού γένους που έπασχαν από τη Νόσο του Fabry ≥ 7 ετών, η υπερβολική διήθηση μπορεί να 
είναι η πιο πρώιμη εκδήλωση της εμπλοκής των νεφρών στη νόσο. Μείωση των υπερφυσιολογικών τους υποδοχέων eGFR 
(υποδοχείς του παράγοντα επιδερμικής ανάπτυξης) παρατηρήθηκε εντός 6  μηνών από την έναρξη της θεραπείας με το 
Replagal. Μετά από ένα χρόνο θεραπείας με αγαλσιδάση άλφα 0,2 mg/kg βδομάδα παρά βδομάδα, οι μη φυσιολογικά υψηλοί 
eGFR μειώθηκαν από 143,4 ± 6,8 σε 121,3 ± 5,6  mL/min/1,73  m2 σε αυτή την υποομάδα και αυτοί οι eGFR 
σταθεροποιήθηκαν στο φυσιολογικό εύρος κατά τη διάρκεια 4 ετών θεραπείας με Replagal 0,2 mg/kg, όπως και οι eGFR των 
μη υπεριδιηθητήρων. Σε παιδιατρικούς ασθενείς αρσενικού γένους ≥ 7 ετών, η μεταβλητότητα του καρδιακού ρυθμού ήταν 
μη φυσιολογική στη βασική γραμμή και βελτιώθηκε μετά από 6 μήνες θεραπείας με Replagal σε 15 αγόρια και η βελτίωση 
διατηρήθηκε κατά τη διάρκεια 6,5 ετών θεραπείας με Replagal 0,2 mg/kg σε μια ανοικτή, μακροπρόθεσμη μελέτη παράταση 
σε 9 αγόρια. Μεταξύ 9 αγοριών με μάζα της αριστερής κοιλίας (LVMΙ) με δείκτη το ύψος2.7 εντός του φυσιολογικού εύρους για 
παιδιά (<39 g/m2.7 σε αγόρια) στη βασική γραμμή, ο LVMΙ παρέμεινε σταθερός σε επίπεδα κάτω από τον ουδό υπερτροφίας 
της αριστερής κοιλίας (LVH) καθ’ όλη τη διάρκεια των 6,5 ετών θεραπείας. Σε μια δεύτερη μελέτη, σε 14 ασθενείς ηλικίας ≥ 7 
ετών, τα αποτελέσματα σχετικά με τη μεταβλητότητα του καρδιακού ρυθμού ήταν συνεπή με προηγούμενα ευρήματα. Σε 
αυτή τη μελέτη, μόνο ένας ασθενής είχε LVH στη βασική γραμμή και παρέμεινε σταθερός με την πάροδο του χρόνου. Για τους 
ασθενείς ηλικίας μεταξύ 0 και 7  ετών τα περιορισμένα δεδομένα δεν δεικνύουν ειδικά ζητήματα ασφάλειας. Μελέτη σε 
ασθενείς που μεταπηδούν από αγαλσιδάση βήτα σε Replagal (αγαλσιδάση άλφα): 100 ασθενείς [πρωτοθεραπευόμενοι (n=29) 
ή που είχαν λάβει προηγούμενη θεραπεία με αγαλσιδάση βήτα και οι οποίοι μεταπήδησαν σε Replagal (n=71)] έλαβαν 
θεραπεία για έως 30  μήνες σε μια ανοικτή, μη ελεγχόμενη μελέτη. Μια ανάλυση έδειξε ότι αναφέρθηκαν σοβαρές 
ανεπιθύμητες ενέργειες στο 39,4% εκείνων των ασθενών οι οποίοι μεταπήδησαν από την αγαλσιδάση βήτα σε σύγκριση με 
το 31,0% σε εκείνους που δεν είχαν υποβληθεί προηγουμένως σε θεραπεία πριν από την εισαγωγή στη μελέτη. Οι ασθενείς 
που μεταπήδησαν από την αγαλσιδάση βήτα σε Replagal είχαν προφίλ ασφαλείας συνεπές με εκείνο που παρατηρήθηκε σε 

άλλη κλινική εμπειρία. Οι αντιδράσεις που σχετίζονται με την έγχυση έχουν παρουσιαστεί σε 9  ασθενείς του 
πρωτοθεραπευόμενου πληθυσμού (31,0%) σε σύγκριση με τους 27 ασθενείς πληθυσμού που μεταπήδησε (38,0%). Μελέτη 
με ποικίλα δοσολογικά σχήματα: Σε μια ανοικτή τυχαιοποιημένη μελέτη, δεν υπήρχαν στατιστικά σημαντικές διαφορές μεταξύ 
ενηλίκων ασθενών που έλαβαν θεραπεία για 52 εβδομάδες με 0,2 mg/kg ενδοφλεβίως κάθε δεύτερη εβδομάδα (n=20) και 
ασθενών που έλαβαν θεραπεία με 0,2 mg/kg εβδομαδιαίως (n=19) στη μέση αλλαγή από τη LVMI γραμμής αναφοράς ή 
άλλα τελικά σημεία (καρδιακή λειτουργική κατάσταση, νεφρική λειτουργία, και φαρμακοδυναμική δραστηριότητα). Σε κάθε 
ομάδα θεραπείας, η LVMI παρέμεινε σταθερή κατά την περίοδο θεραπείας της μελέτης. Η συνολική συχνότητα εμφάνισης ΣΑΕ 
κατά ομάδα θεραπείας δεν έδειξε κάποια εμφανή επίδραση του σχήματος θεραπείας στο προφίλ ΣΑΕ των διαφορετικών 
ομάδων θεραπείας. Η συνολική συχνότητα εμφάνισης ΣΑΕ κατά ομάδα θεραπείας δεν έδειξε κάποια εμφανή επίδραση του 
σχήματος θεραπείας στο προφίλ ΣΑΕ των διαφορετικών ομάδων θεραπείας. Ανοσογονικότητα: Τα αντισώματα στην 
αγαλσιδάση άλφα δεν έχει καταδειχτεί να σχετίζονται με καμιά κλινικά σημαντική παρενέργεια αναφορικά με την ασφάλεια 
(π.χ. αντιδράσεις έγχυσης) ή την αποτελεσματικότητα. 5.2 Φαρμακοκινητικές ιδιότητες: Σε ενήλικες ασθενείς 
αρσενικού γένους, χορηγήθηκαν μονές δόσεις (κυμαινόμενες από 0,007 έως 0,2 mg ενζύμου ανά kg σωματικού βάρους) με 
τη μορφή ενδοφλέβιας έγχυσης διάρκειας 20-40 λεπτών, ενώ σε ασθενείς θηλυκού γένους χορηγήθηκαν 0,2 mg ενζύμου ανά 
kg σωματικού βάρους με τη μορφή έγχυσης διάρκειας 40 λεπτών. Οι φαρμακοκινητικές ιδιότητες ουσιαστικά δεν 
επηρεάστηκαν από τη δόση του ενζύμου. Έπειτα από μία μοναδική ενδοφλέβια δόση 0,2 mg ανά kg, η αγαλσιδάση άλφα 
ακολούθησε διφασική διανομή και προφίλ αποβολής από την κυκλοφορία. Οι φαρμακοκινητικές παράμετροι δεν διέφεραν 
σημαντικά για τα δύο φύλα. Η ημίσεια ζωή αποβολής ήταν 108 ± 17 λεπτά στους ασθενείς αρσενικού γένους, ενώ στους 
ασθενείς θηλυκού γένους ήταν της τάξης των 89 ± 28. Ο όγκος διανομής ήταν κατά προσέγγιση 17% του σωματικού βάρους 
και για τα δύο φύλα. Η ομαλοποιημένη κάθαρση ήταν 2,66 ml ανά λεπτό για κάθε kg σωματικού βάρους για τους ασθενείς 
αρσενικού γένους και 2,10 ml ανά λεπτό για κάθε kg σωματικού βάρους για τους ασθενείς θηλυκού γένους, αντίστοιχα. Βάσει 
της ομοιότητας των φαρμακευτικών ιδιοτήτων της αγαλσιδάσης άλφα στους ασθενείς τόσο αρσενικού όσο και θηλυκού 
γένους, η διανομή τόσο στους κύριους ιστούς όσο και στα όργανα αναμένεται να είναι επίσης συγκρίσιμη για τα δύο φύλα. Έξι 
μήνες έπειτα από την αγωγή με Replagal, 12 από τους 28 ασθενείς αρσενικού γένους παρουσίασαν αλλοιωμένη 
φαρμακοκινητική συμπεριλαμβανομένης εμφανούς αύξησης της κάθαρσης. Αυτές οι μεταβολές συσχετίστηκαν με την 
ανάπτυξη αντισωμάτων χαμηλού τίτλου στην αγαλσιδάση άλφα αλλά στους ασθενείς που εξετάστηκαν δεν παρατηρήθηκαν 
κλινικά σημαντικές επιδράσεις επί της ασφάλειας ή της αποτελεσματικότητας. Βάσει της ανάλυσης των βιοψιών του ήπατος 
πριν και μετά τη χορήγηση δόσεων σε ασθενείς αρσενικού γένους που έπασχαν από τη Νόσο του Fabry, η ημίσεια ζωή του 
ιστού έχει υπολογιστεί να υπερβαίνει τις 24 ώρες και η ηπατική πρόσληψη του ενζύμου εκτιμάται στο 10% της χορηγηθείσας 
δόσης. Η αγαλσιδάση άλφα αποτελεί πρωτεΐνη. Δεν αναμένεται να δεσμεύεται από πρωτεΐνες. Αναμένεται η μεταβολική της 
αποικοδόμηση να ακολουθεί τα μονοπάτια άλλων πρωτεϊνών, δηλ. την πεπτιδιακή υδρόλυση. Η αγαλσιδάση άλφα δεν 
αποτελεί πιθανό υποψήφιο για αλληλεπίδραση μεταξύ φαρμάκων. Νεφρική δυσλειτουργία: Η νεφρική αποβολή της 
αγαλσιδάσης άλφα θεωρείται δευτερεύον μονοπάτι κάθαρσης δεδομένου ότι οι φαρμακοκινητικές παράμετροι δεν 
αλλοιώνονται από την εξασθενημένη νεφρική λειτουργία. Ηπατική δυσλειτουργία: Καθώς ο μεταβολισμός αναμένεται να λάβει 
χώρα μέσω πεπτιδιακής υδρόλυσης, η εξασθενημένη ηπατική λειτουργία δεν αναμένεται να επηρεάσει την φαρμακοκινητική 
της αγαλσιδάσης άλφα σε κλινικά σημαντικό βαθμό. Παιδιατρικός πληθυσμός: Σε παιδιά (ηλικίας 7-18 ετών), η κάθαρση του 
Replagal που χορηγήθηκε στα 0,2 mg/kg έγινε ταχύτερα από την κυκλοφορία απ’ ό,τι στους ενήλικες. Η μέση κάθαρση του 
Replagal σε παιδιά ηλικίας 7-11 ετών, σε εφήβους ηλικίας 12-18 ετών, και σε ενήλικες ήταν 4,2 ml/min/kg, 3,1 ml/min/kg, 
και 2,3 ml/min/kg, αντίστοιχα. Τα φαρμακοδυναμικά δεδομένα υποδεικνύουν ότι σε δόση του Replagal στα 0,2 mg/kg, οι 
μειώσεις του Gb3 στο πλάσμα ήταν περίπου συγκρίσιμες μεταξύ εφήβων και μικρών παιδιών (βλέπε παράγραφο 5.1). 5.3 
Προκλινικά δεδομένα για την ασφάλεια: Τα μη κλινικά δεδομένα δεν αποκαλύπτουν ιδιαίτερο κίνδυνο για τον άνθρωπο 
με βάση τις μελέτες τοξικότητας επαναλαμβανόμενων δόσεων. Γονοτοξικότητα ή καρκινογόνος δράση δεν αναμένονται. 
Μελέτες τοξικότητας στην αναπαραγωγική ικανότητα σε θηλυκούς επίμυες και κονίκλους δεν έχουν δείξει επίδραση επί της 
κύησης ή επί του αναπτυσσόμενου εμβρύου. Δεν έχουν διεξαχθεί μελέτες όσον αφορά τον τοκετό ή τη περιγεννητική/
μεταγεννητική ανάπτυξη. Δεν είναι γνωστό αν το Replagal διαπερνά τον πλακούντα. 6. ΦΑΡΜΑΚΕΥΤΙΚΕΣ ΠΛΗΡΟΦΟΡΙΕΣ: 
6.1 Κατάλογος εκδόχων: Φωσφορικό νάτριο μονοβασικό, μονοϋδρικό. Polysorbate 20. Χλωριούχο νάτριο. Υδροξείδιο του 
νατρίου. Ενέσιμο ύδωρ. 6.2 Ασυμβατότητες: Ελλείψει μελετών σχετικά με τη συμβατότητα, το παρόν φαρμακευτικό προϊόν 
δεν πρέπει να αναμειγνύεται με άλλα φαρμακευτικά προϊόντα. 6.3 Διάρκεια ζωής: 2 χρόνια. Έχει αποδειχθεί η 
φυσικοχημική σταθερότητα κατά τη διάρκεια της χρήσης για 24 ώρες στους 25ο C. Από μικροβιολογικής άποψης, το προϊόν 
θα πρέπει να χρησιμοποιηθεί αμέσως. Εάν δεν χρησιμοποιηθεί αμέσως, οι χρόνοι και συνθήκες αποθήκευσης κατά τη 
διάρκεια της χρήσης πριν από τη χρήση αποτελούν ευθύνη του χρήστη και κανονικά δεν πρέπει να υπερβαίνουν τις 24 ώρες 
σε θερμοκρασία 2 έως 8ο  C, εκτός εάν έχει γίνει αραίωση υπό ελεγχόμενες και επαληθευμένες ασηπτικές συνθήκες. 6.4 
Ιδιαίτερες προφυλάξεις κατά την φύλαξη του προϊόντος: Φυλάσσετε σε ψυγείο (2°C – 8°C). 6.5 Φύση και 
συστατικά του περιέκτη: 3,5 ml πυκνού διαλύματος για παρασκευή διαλύματος προς έγχυση σε φιαλίδιο των 5 ml (γυαλί 
Τύπου Ι) που σφραγίζεται από ένα ελαστικό πώμα εισχώρησης από βουτύλιο επικαλυμμένο με φθορο-ρητίνη, ένα 
μονοκόμματο αλουμινένιο κάλυμμα και αποσπώμενο καπάκι. Διατίθεται σε μεγέθη συσκευασίας 1, 4 ή 10 φιαλιδίων ανά 
κουτί. Μπορεί να μην κυκλοφορούν όλες οι συσκευασίες. 6.6 Ιδιαίτερες προφυλάξεις απόρριψης και άλλος 
χειρισμός: • Υπολογίστε τη δόση και τον αριθμό των φιαλιδίων Replagal που θα χρειαστείτε. • Αραιώστε το συνολικό όγκο 
του πυκνού διαλύματος Replagal που χρειάζεστε σε 100  ml διαλύματος προς έγχυση χλωριούχου νατρίου συγκέντρωσης 
9 mg/ml (0,9%). Επιδείξτε προσοχή ώστε να εξασφαλίσετε τη στειρότητα των διαλυμάτων που προετοιμάζετε, δεδομένου 
ότι το Replagal δεν περιέχει κάποιο συντηρητικό ή βακτηριοστατικό παράγοντα. Ακολουθήστε ασηπτική τεχνική. Από τη 
στιγμή που αραιωθεί, το διάλυμα θα πρέπει να αναδευθεί ελαφρώς, δίχως, ωστόσο, να αναταραχτεί έντονα. • Καθώς δεν 
υπάρχει παρόν κανένα συντηρητικό, συνιστάται η χορήγηση να ξεκινά το συντομότερο δυνατόν μετά την αραίωση. • Πριν από 
τη χορήγηση, τα διαλύματα θα πρέπει να επιθεωρούνται οπτικά για τυχόν σωματιδιακό υλικό ή αποχρωματισμό. • Προορίζεται 
για μοναδική χρήση. Κάθε αχρησιμοποίητο φαρμακευτικό προϊόν ή υπόλειμμα πρέπει να απορρίπτεται σύμφωνα με τις κατά 
τόπους ισχύουσες σχετικές διατάξεις. 7. ΚΑΤΟΧΟΣ ΤΗΣ ΑΔΕΙΑΣ ΚΥΚΛΟΦΟΡΙΑΣ: Shire Human Genetic Therapies AB, 
Lindhagensgatan 120, 112 51 Stockholm, Σουηδία. 8. ΑΡΙΘΜΟΣ(ΟΙ) ΑΔΕΙΑΣ ΚΥΚΛΟΦΟΡΙΑΣ: EU/1/01/189/001-003. 
9. ΗΜΕΡΟΜΗΝΙΑ ΠΡΩΤΗΣ ΕΓΚΡΙΣΗΣ / ΑΝΑΝΕΩΣΗΣ ΤΗΣ ΑΔΕΙΑΣ: Ημερομηνία πρώτης έγκρισης: 03/08/2001. 
Ημερομηνία τελευταίας ανανέωσης: 03/08/2006. 10. ΗΜΕΡΟΜΗΝΙΑ ΑΝΑΘΕΩΡΗΣΗΣ ΤΟΥ ΚΕΙΜΕΝΟΥ: 06/2021

Λεπτομερείς πληροφορίες για το παρόν φαρμακευτικό προϊόν είναι διαθέσιμες στον δικτυακό τόπο του Ευρωπαϊκού 
Οργανισμού Φαρμάκων: http://www.ema.europa.eu.



1. ΟΝΟΜΑΣΙΑ ΤΟΥ ΦΑΡΜΑΚΕΥΤΙΚΟΥ ΠΡΟΪΟΝΤΟΣ: Replagal 1 mg/ml πυκνό διάλυμα για παρασκευή διαλύματος προς 
έγχυση. 2. ΠΟΙΟΤΙΚΗ ΚΑΙ ΠΟΣΟΤΙΚΗ ΣΥΝΘΕΣΗ: 1  ml πυκνού διαλύματος για Παρασκευή διαλύματος προς έγχυση 
περιέχει 1  mg αγαλσιδάσης άλφα*. Κάθε φιαλίδιο 3,5  ml πυκνού διαλύματος περιέχει 3,5  mg αγαλσιδάσης άλφα. *Η 
αγαλσιδάση άλφα είναι η ανθρώπινη πρωτεΐνη α-γαλακτοζιδάση Α που παράγεται σε μια ανθρώπινη κυτταρική σειρά μέσω 
τεχνολογίας γενετικής μηχανικής. Έκδοχο(α) με γνωστή δράση: Αυτό το φαρμακευτικό προϊόν περιέχει 14,2 mg νατρίου ανά 
φιαλίδιο. Για τον πλήρη κατάλογο των εκδόχων, βλ. παράγραφο 6.1. 3. ΦΑΡΜΑΚΟΤΕΧΝΙΚΗ ΜΟΡΦΗ: Πυκνό διάλυμα για 
παρασκευή διαλύματος προς έγχυση. Διαυγές και άχρωμο διάλυμα. 4. ΚΛΙΝΙΚΕΣ ΠΛΗΡΟΦΟΡΙΕΣ: 4.1 Θεραπευτικές 
ενδείξεις: Το Replagal ενδείκνυται ως μακροχρόνια θεραπεία ενζυμικής αντικατάστασης σε ασθενείς με επιβεβαιωμένη 
διάγνωση της Nόσου του Fabry (ανεπάρκεια α-γαλακτοζιδάσης Α). 4.2 Δοσολογία και τρόπος χορήγησης: Το Replagal 
πρέπει να χορηγείται υπό την επίβλεψη ιατρού με εμπειρία στο χειρισμό ασθενών που πάσχουν από τη Nόσο του Fabry ή άλλη 
κληρονομική μεταβολική νόσο. Δοσολογία: Το Replagal χορηγείται σε δόσεις των 0,2 mg για κάθε kg σωματικού βάρους κάθε 
δεύτερη εβδομάδα με ενδοφλέβια έγχυση που διαρκεί 40 λεπτά. Ειδικοί πληθυσμοί: Ηλικιωμένοι ασθενείς: Μελέτες σε 
ασθενείς άνω των 65 ετών δεν έχουν πραγματοποιηθεί και δεν υπάρχει, επί του παρόντος, προτεινόμενο σχήμα δοσολογίας για 
τους ασθενείς αυτούς καθώς η ασφάλεια και η αποτελεσματικότητα δεν έχουν ακόμα διαπιστωθεί. Ασθενείς με μείωση της 
ηπατικής λειτουργίας: Μελέτες σε ασθενείς με μείωση της ηπατικής λειτουργίας δεν έχουν πραγματοποιηθεί. Ασθενείς με 
μείωση της νεφρικής λειτουργίας: Στους ασθενείς με μείωση της νεφρικής λειτουργίας δεν απαιτείται ρύθμιση δόσης. Η 
παρουσία εκτεταμένης νεφρικής βλάβης (eGFR < 60 ml/min) ενδέχεται να περιορίσει τη νεφρική ανταπόκριση στη θεραπεία 
ενζυμικής αντικατάστασης. Περιορισμένα δεδομένα είναι διαθέσιμα σε ασθενείς που υποβάλλονται σε αιμοκάθαρση ή έχουν 
κάνει μεταμόσχευση νεφρού. Δεν συνιστάται ρύθμιση της δόσης. Παδιατρικός πληθυσμός: Η ασφάλεια και η 
αποτελεσματικότητα του Replagal σε παιδιά ηλικίας 0-6 ετών δεν έχει ακόμα τεκμηριωθεί. Τα παρόντα διαθέσιμα δεδομένα 
περιγράφονται στην παράγραφο 5.1 αλλά δεν μπορεί να γίνει σύσταση για τη δοσολογία. Σε κλινικές μελέτες σε παιδιά (7-18 
ετών) που λάμβαναν Replagal 0,2  mg/kg κάθε δεύτερη εβδομάδα, δεν παρουσιάστηκαν μη αναμενόμενα ζητήματα 
ασφάλειας (βλ. παράγραφο 5.1). Τρόπος χορήγησης: Για οδηγίες σχετικά με την αραίωση του φαρμακευτικού προϊόντος πριν 
από τη χορήγηση, βλ. παράγραφο  6.6. Χορηγήστε το διάλυμα έγχυσης σε διάστημα 40 λεπτών χρησιμοποιώντας μια 
ενδοφλέβια γραμμή με ενσωματωμένο φίλτρο. Μην εγχύετε το Replagal στην ίδια ενδοφλέβια γραμμή παράλληλα µε άλλους 
παράγοντες. 4.3 Αντενδείξεις: Υπερευαισθησία στη δραστική ουσία ή σε κάποιο από τα έκδοχα που αναφέρονται στην 
παράγραφο 6.1. 4.4 Ειδικές προειδοποιήσεις και προφυλάξεις κατά τη χρήση: Ιχνηλασιμότητα: Προκειμένου να 
βελτιωθεί η ιχνηλασιμότητα των βιολογικών φαρμακευτικών προϊόντων, το όνομα και ο αριθμός παρτίδας του χορηγούμενου 
φαρμάκου πρέπει να καταγράφεται με σαφήνεια. Ιδιοσυγκρασιακές αντιδράσεις έγχυσης: Το 13,7% των ενήλικων ασθενών 
στους οποίους χορηγήθηκε Replagal σε κλινικές δοκιμές παρουσίασε ιδιοσυγκρασιακές αντιδράσεις έγχυσης. Τέσσερις από 17 
(23,5%) παιδιατρικούς ασθενείς ηλικίας ≥  7  ετών που συμμετείχαν σε κλινικές δοκιμές παρουσίασαν τουλάχιστον μια 
αντίδραση έγχυσης σε χρονικό διάστημα 4,5  ετών θεραπείας (μέση διάρκεια περίπου 4 χρόνια). Τρεις από 8 (37,5%) 
παιδιατρικούς ασθενείς ηλικίας >  7  ετών παρουσίασαν τουλάχιστον μια αντίδραση που σχετίζεται με την έγχυση σε μέσο 
διάστημα παρακολούθησης 4,2 ετών. Συνολικά, το ποσοστό των αντιδράσεων που σχετίζονται με την έγχυση ήταν σημαντικά 
χαμηλότερο στις γυναίκες από ό,τι στους άντρες. Τα πιο συχνά συμπτώματα ήταν ρίγη, κεφαλαλγία, ναυτία, πυρεξία, ερυθρίαση 
και κόπωση. Όχι συχνά έχουν αναφερθεί σοβαρές αντιδράσεις κατά την έγχυση. Μια ανασκόπηση καρδιακών συμβάντων 
έδειξε ότι οι αντιδράσεις έγχυσης μπορεί να σχετίζονται με αιμοδυναμικό στρες που πυροδοτεί καρδιακά συμβάντα σε ασθενείς 
με προϋπάρχουσες καρδιακές εκδηλώσεις της νόσου του Fabry. Τα συμπτώματα που αναφέρθηκαν περιλαμβάνουν πυρεξία, 
ρίγη, ταχυκαρδία, κνίδωση, ναυτία/έμετο, αγγειονευρωτικό οίδημα με συσφιγκτικό αίσθημα λαιμού, συριγμό και διογκωμένη 
γλώσσα. Άλλα συμπτώματα που σχετίζονται με την έγχυση περιλαμβάνουν ζάλη και υπεριδρωσία. Η έναρξη των αντιδράσεων 
που σχετίζονται με την έγχυση έχουν γενικά παρατηρηθεί 2 με 4 μήνες έπειτα από την έναρξη της αγωγής με το Replagal 
παρόλο που μεταγενέστερη έναρξη (έπειτα από 1 χρόνο) έχει επίσης αναφερθεί. Αυτές οι επιδράσεις μειώθηκαν με την 
πάροδο του χρόνου. Στην περίπτωση που προκύψουν ήπιας ή μέτριας σοβαρότητας οξείας μορφής αντιδράσεις έγχυσης, θα 
πρέπει να αναζητηθεί αμέσως ιατρική βοήθεια και να ληφθούν τα κατάλληλα μέτρα. Η έγχυση μπορεί να διακοπεί προσωρινά 
(για 5 με 10  λεπτά) έως ότου τα συμπτώματα υποχωρήσουν, και στη συνέχεια η έγχυση μπορεί να αρχίσει εκ νέου. 
Παρενέργειες ήπιας και παροδικής μορφής ενδέχεται να μην απαιτούν ιατρική αντιμετώπιση ή διακοπή της έγχυσης. Επιπλέον 
από του στόματος ή ενδοφλεβίως χορηγούμενη προθεραπεία με αντιϊσταμινικά ή/και κορτικοστεροειδή, 1 με 24 ώρες πριν 
από την έγχυση ενδέχεται να αποτρέψει τυχόν συνοδές αντιδράσεις στις περιπτώσεις όπου απαιτείτο συμπτωματική θεραπεία. 
Αντιδράσεις υπερευαισθησίας: Έχουν αναφερθεί αντιδράσεις υπερευαισθησίας. Αν παρουσιαστούν σοβαρές αναφυλακτικές 
αντιδράσεις ή υπερευαισθησίας, θα πρέπει να εξεταστεί το ενδεχόμενο διακοπής της χορήγησης Replagal και να ακολουθηθεί 
κατάλληλη αγωγή. Θα πρέπει να τηρούνται τα ισχύοντα ιατρικά πρότυπα περί επείγουσας αγωγής. Αντισώματα στην πρωτεΐνη: 
Όπως με όλα τα πρωτεϊνικά φαρμακευτικά παρασκευάσματα, οι ασθενείς ενδέχεται να αναπτύξουν αντισώματα στην 
πρωτεΐνη. Σε περίπου το 24% από τους άντρες ασθενείς στους οποίους χορηγήθηκε το Replagal παρατηρήθηκε απάντηση 
αντισώματος IgG χαμηλού τίτλου. Με βάση τα περιορισμένα δεδομένα, το ποσοστό αυτό έχει βρεθεί ότι είναι μικρότερο (7%) 
στον παιδιατρικό πληθυσμό αρσενικού γένους. Αυτά τα αντισώματα IgG εμφανιζόταν να αναπτύσσονται περίπου 3-12 μήνες 
έπειτα από την αγωγή. Έπειτα από 12 με 54 μήνες αγωγής, το 17% των ασθενών στους οποίους χορηγήθηκε το Replagal ήταν 
ακόμα θετικοί στα αντισώματα ενώ το 7% έμοιαζαν να αναπτύσσουν ανοσολογική ανοχή, βάσει της εξαφάνισης των 
αντισωμάτων IgG με την πάροδο του χρόνου. Το υπόλοιπο 76% ήταν αρνητικοί στα αντισώματα καθ’ όλη τη διάρκεια. Σε 
παιδιατρικούς ασθενείς ηλικίας >7 ετών, 1/16 άρρενες ασθενείς εξετάστηκαν θετικοί για αντισώματα αντι-αγαλσιδάσης άλφα 
IgG κατά τη διάρκεια της μελέτης. Δεν ανιχνεύτηκε καμία αύξηση στα ποσοστά εμφάνιση των ανεπιθύμητων ενεργειών για τον 
ασθενή αυτό. Σε παιδιατρικούς ασθενείς ηλικίας <7 ετών, 0/7 άρρενες ασθενείς εξετάστηκαν θετικοί για αντισώματα αντι-
αγαλσιδάσης άλφα IgG.  Θετικότητα για αντισώματα IgE που δεν σχετίζεται με αναφυλαξία έχει αναφερθεί σε κλινικές δοκιμές 
σε ένα πολύ περιορισμένο αριθμό ασθενών. Ασθενείς με μείωση της νεφρικής λειτουργίας: Η παρουσία εκτεταμένης νεφρικής 
βλάβης ενδέχεται να περιορίσει τη νεφρική ανταπόκριση στη θεραπεία ενζυμικής αντικατάστασης, πιθανώς λόγω υποκείμενων 
μη αναστρέψιμα παθολογικών μεταβολών. Στις περιπτώσεις αυτές, η απώλεια της νεφρικής λειτουργίας παραμένει εντός των 
αναμενόμενων πλαισίων της φυσιολογικής εξέλιξης της νόσου. Νάτριο: Αυτό το φαρμακευτικό προϊόν περιέχει 14,2  mg 
νατρίου ανά φιαλίδιο, που ισοδυναμεί με 0,7 %  της συνιστώμενης από τον ΠΟΥ μέγιστης ημερήσιας πρόσληψης 2 g νατρίου 
μέσω διατροφής, για έναν ενήλικα. 4.5 Αλληλεπιδράσεις με άλλα φαρμακευτικά προϊόντα και άλλες μορφές 
αλληλεπίδρασης: Το Replagal δεν πρέπει να χορηγείται παράλληλα με χλωροκίνη, αμιοδαρόνη, βενοκίνη ή γενταμυκίνη 
καθώς οι ουσίες αυτές μπορούν δυνητικά να αναστείλουν ενδοκυτταρικά τη δράση της α-γαλακτοζιδάσης. Καθώς η 
α-γαλακτοζιδάση Α αποτελεί από μόνη της ένζυμο, δεν θα αποτελούσε πιθανό υποψήφιο για αλληλεπίδραση μεταξύ 
φαρμάκων με μεσολάβηση του κυτοχρώματος P450. Σε κλινικές μελέτες, στους περισσότερους ασθενείς χορηγήθηκαν, 
παράλληλα, νευροπαθητικά αναλγητικά (όπως καρβαμαζεπίνη, φαινυτοΐνη και γαβαπεντίνη) δίχως να συνοδευτούν από 
κάποια ένδειξη αλληλεπίδρασης. 4.6 Γονιμότητα, κύηση και γαλουχία: Κύηση: Υπάρχουν πολύ περιορισμένα δεδομένα 
σχετικά με έκθεση κατά την εγκυμοσύνη στο Replagal. Μελέτες σε ζώα δεν κατέδειξαν άμεσες ή έμμεσες επικίνδυνες 
επιπτώσεις στην εγκυμοσύνη ή στην ανάπτυξη του εμβρύου κατά την έκθεση επί οργανογένεσης (βλέπε 5.3). Η χορήγηση σε 
έγκυες γυναίκες πρέπει να πραγματοποιείται με ιδιαίτερη προσοχή. Θηλασμός: Δεν είναι γνωστό εάν η Replagal απεκκρίνεται 
στο ανθρώπινο γάλα. Η χορήγησηθηλάζουσες γυναίκες πρέπει να πραγματοποιείται με ιδιαίτερη προσοχή. Γονιμότητα: Δεν 
παρατηρήθηκαν επιδράσεις στη γονιμότητα άρρενος σε μελέτες αναπαραγωγής σε αρσενικούς αρουραίους. 4.7 Επιδράσεις 
στην ικανότητα οδήγησης και χειρισμού μηχανημάτων: Το Replagal δεν έχει καμία ή έχει ασήμαντη επίδραση στην 
ικανότητα οδήγησης και χειρισμού μηχανημάτων. 4.8 Ανεπιθύμητες ενέργειες: Σύνοψη προφίλ ασφάλειας: Οι πιο συχνά 
αναφερόμενες ανεπιθύμητες ενέργειες ήταν αντιδράσεις που σχετίζονταν με την έγχυση, οι οποίες παρουσιάστηκαν στο 13,7% 
των ενήλικων ασθενών στους οποίους χορηγήθηκε το Replagal σε κλινικές δοκιμές. Οι περισσότερες ανεπιθύμητες ενέργειες 
ήταν από ήπιας μέχρι μέτριας σοβαρότητας. Λίστα ανεπιθύμητων ενεργειών σε μορφή πίνακα: Στον Πίνακα 1 παρατίθενται 

ανεπιθύμητες ενέργειεςπου έχουν αναφερθεί για τους 344  ασθενείς που υποβλήθηκαν σε αγωγή με Replagal σε κλινικές 
μελέτες, περιλαμβανομένων 21  ασθενών με ιστορικό νεφρικής νόσου τελικού σταδίου, 30 παιδιατρικών ασθενών (ηλικίας 
≤18 ετών) και 17 γυναικών ασθενών, και από αυθόρμητες αναφορές μετά την κυκλοφορία του προϊόντος. Η παρουσίαση των 
στοιχείων γίνεται ανά ομάδα οργάνων συστήματος και συχνότητα (πολύ συχνές ≥1/10, συχνές ≥1/100 έως <1/10, όχι συχνές 
≥1/1000 έως <1/100). Οι ανεπιθύμητες ενέργειες που κατηγοριοποιούνται ως συχνότητες εμφάνισης «μη γνωστές» (δεν 
μπορούν να εκτιμηθούν με βάση τα διαθέσιμα δεδομένα) προέρχονται από αυθόρμητες αναφορές μετά την κυκλοφορία του 
προϊόντος. Εντός κάθε ομάδας συχνότητας, οι ανεπιθύμητες ενέργειες παρουσιάζονται κατά σειρά φθίνουσας σοβαρότητας. Η 
εμφάνιση ενός περιστατικού σε ένα μόνο ασθενή προσδιορίζεται ως όχι συχνή λαμβάνοντας υπόψη τον αριθμό των ασθενών 
που υποβλήθηκαν σε αγωγή. Ένας ασθενής μπορεί να επηρεαστεί από διάφορες ανεπιθύμητες ενέργειες. Οι ακόλουθες 
ανεπιθύμητες ενέργειες έχουν προσδιοριστεί για την αγαλσιδάση άλφα:

Πίνακας 1
Κατηγορία/οργανικό 
σύστημα

Ανεπιθύμητη ενέργεια

Πολύ συχνές Συχνές Όχι συχνές Μη γνωστές
Διαταραχές του 
μεταβολισμού και της 
θρέψης

περιφερικό οίδημα

Διαταραχές του νευρικού 
συστήματος

κεφαλαλγία, ζάλη, 
νευροπαθητικό 
άλγος, τρόμος, 
υπαισθησία, 
παραισθησία

δυσγευσία, 
υπερυπνία, 

παροσμία

Οφθαλμικές διαταραχές αυξημένη 
δακρύρροια

μειωμένο 
αντανακλαστικό του 
κερατοειδούς

Διαταραχές του ωτός και 
του λαβυρίνθου

εμβοές εμβοές 
επιδεινωθείσες

Καρδιακές διαταραχές αίσθημα παλμών ταχυκαρδία, κολπική 
μαρμαρυγή

ταχυαρρυθμία ισχαιμία του 
μυοκαρδίου, 
καρδιακή 
ανεπάρκεια, 
κοιλιακές έκτακτες 
συστολές

Αγγειακές διαταραχές υπέρταση, υπόταση, 
έξαψη

Διαταραχές του 
αναπνευστικού 
συστήματος, του θώρακα 
και του μεσοθωράκιου

δύσπνοια, βήχας, 
ρινοφαρυγγίτιδα, 
φαρυγγίτιδα

βράγχος φωνής, 
συσφιγκτικό αίσθημα 
λαιμού, ρινόρροια

κορεσμός οξυγόνου 
μειωμένος, 
Αυξημένες εκκρίσεις 
του λαιμού

 

Διαταραχές του 
γαστρεντερικού

έμετος, ναυτία, 
κοιλιακό άλγος, 
διάρροια

κοιλιακή δυσφορία  

Διαταραχές του δέρματος 
και του υποδόριου ιστού

εξάνθημα Κνίδωση, ερύθημα, 
κνησμός, ακμή, 
υπεριδρωσία

αγγειονευρωτικό 
οίδημα, δικτυωτή 
πελλίωση

Διαταραχές του 
μυοσκελετικού 
συστήματος, του 
συνδετικού ιστού και 
των οστών

αρθραλγία, άλγος 
μέλους, μυαλγία, 
οσφυαλγία

μυοσκελετική 
δυσανεξία, 
περιφερική 
διόγκωση, διόγκωση 
άρθρωσης

καρηβαρία

Διαταραχές του 
ανοσοποιητικού 
συστήματος

υπερευαισθησία αναφυλακτική 
αντίδραση

Γενικές διαταραχές και 
καταστάσεις της οδού 
χορήγησης

θωρακικό άλγος, 
ρίγη, πυρεξία, 
άλγος, εξασθένιση, 
κόπωση

αίσθημα σύσφιγξης 
του θώρακα, κόπωση 
επιδεινωθείσα, 
αίσθηση θερμού, 
αίσθηση ψυχρού, 
γριπώδης συνδρομή, 
δυσφορία, κακουχία

εξάνθημα στη θέση 
ένεσης

Βλ. επίσης παράγραφο 4.4.

Περιγραφή επιλεγμένων ανεπιθύμητων ενεργειών: Οι αντιδράσεις που σχετίζονται με την έγχυση και που έχουν αναφερθεί 
μετά την κυκλοφορία του προϊόντος(βλέπε επίσης παράγραφο 4.4) μπορεί επίσης να περιλαμβάνουν καρδιακά συμβάντα 
όπως καρδιακές αρρυθμίες (κολπική μαρμαρυγή, κοιλιακές έκτακτες συστολές, ταχυαρρυθμία), ισχαιμία του μυοκαρδίου, και 
καρδιακή ανεπάρκεια σε ασθενείς με νόσο του Fabry εμπλέκοντας τις καρδιακές δομές. Οι πιο συχνές αντιδράσεις που 
σχετίζονται με την έγχυση ήταν ήπιες και περιλαμβάνουν ρίγη, πυρεξία, έξαψη, κεφαλαλγία, ναυτία, δύσπνοια, τρόμο και 
κνησμό. Συμπτώματα που σχετίζονται με την έγχυση μπορεί επίσης να περιλαμβάνουν ζάλη, υπεριδρωσία, υπόταση, βήχα, 
έμετο και κόπωση. Υπερευαισθησία, συμπεριλαμβανομένων αναφυλαξίας, έχει αναφερθεί. Παιδιατρικός πληθυσμός: Οι 
ανεπιθύμητες ενέργειες που αναφέρθηκαν στον παιδιατρικό πληθυσμό (παιδιά και εφήβους) ήταν, γενικώς, παρόμοιες με 
εκείνες που αναφέρθηκαν στους ενήλικες. Ωστόσο, αντιδράσεις που σχετίζονται με την έγχυση (πυρεξία, δύσπνοια, 
στηθάγχη) και παρόξυνση άλγους παρουσιάστηκαν πιο συχνά. Άλλοι ειδικοί πληθυσμοί: Ασθενείς με νεφροπάθεια: 
Ανεπιθύμητες ενέργειες φαρμάκων που αναφέρθηκαν σε ασθενείς με ιστορικό νεφροπάθειας τελικού σταδίου ήταν παρόμοιες 
με εκείνες που αναφέρθηκαν στον γενικό πληθυσμό των ασθενών. Αναφορά πιθανολογούμενων ανεπιθύμητων ενεργειών: Η 
αναφορά πιθανολογούμενων ανεπιθύμητων ενεργειών μετά από τη χορήγηση άδειας κυκλοφορίας του φαρμακευτικού 
προϊόντος είναι σημαντική. Επιτρέπει τη συνεχή παρακολούθηση της σχέσης οφέλους-κινδύνου του φαρμακευτικού 
προϊόντος. Ζητείται από τους επαγγελματίες του τομέα της υγειονομικής περίθαλψης να αναφέρουν οποιεσδήποτε 
πιθανολογούμενες ανεπιθύμητες ενέργειες μέσω: Ελλάδα: του Εθνικού Οργανισμού Φαρμάκων, Μεσογείων 284, GR-15562 

ΠΕΡΙΛΗΨΗ ΤΩΝ ΧΑΡΑΚΤΗΡΙΣΤΙΚΩΝ ΤΟΥ ΠΡΟΪΟΝΤΟΣ Χολαργός, Αθήνα, Τηλ: + 30 21 32040380/337, Φαξ: + 30 21 06549585, Ιστότοπος: http://www.eof.gr. Κύπρος: των 
Φαρμακευτικών Υπηρεσιών, Υπουργείο Υγείας, CY-1475 Λευκωσία, Τηλ: +357 22608607, Φαξ: + 357 22608669, Ιστότοπος: 
www.moh.gov.cy/phs. 4.9 Υπερδοσολογία: Σε κλινικές δοκιμές χρησιμοποιήθηκαν δόσεις έως 0,4 mg/kg εβδομαδιαίως, 
και το προφίλ ασφαλείας τους δεν ήταν διαφορετικό από τη συνιστώμενη δόση των 0,2 mg/kg κάθε δεύτερη εβδομάδα. 5. 
ΦΑΡΜΑΚΟΛΟΓΙΚΕΣ ΙΔΙΟΤΗΤΕΣ: 5.1 Φαρμακοδυναμικές ιδιότητες: Φαρμακοθεραπευτική κατηγορία: Άλλη πεπτική 
οδό και προϊόντα μεταβολισμού - Ένζυμα. Κωδικός ATC: A16AB03. Μηχανισμός δράσης: Η Νόσος του Fabry συνίσταται σε μια 
διαταραχή του αποθέματος γλυκοσφιγγολιπιδίων που οφείλεται σε ελαττωματική δραστηριότητα του λυσοσωματικού 
ενζύμου α-γαλακτοζιδάση Α, που έχει ως αποτέλεσμα τη συσσώρευση globotriaosylceramide (Gb3 ή GL-3, γνωστό επίσης ως 
τριεξοσιδάση κεραμιδίου [CTH]), που αποτελεί το υπόστρωμα αυτού του ενζύμου. Η αγαλσιδάση άλφα καταλύει την 
υδρόλυση του Gb3, αποκολλώντας ένα ακραίο κλάσμα γαλακτόζης από το μόριο. Η αγωγή με το ένζυμο αυτό έχει καταδειχτεί 
ότι μειώνει τη συσσώρευση Gb3 σε πολλούς τύπους κυττάρων συμπεριλαμβανομένων των ενδοθηλιακών και παρεγχυματικών 
κυττάρων. Η αγαλσιδάση άλφα έχει παραχθεί σε ανθρώπινη κυτταρική γραμμή ώστε να παρέχει ένα προφίλ ανθρώπινης 
γλυκοσυλίωσης που να μπορεί να επηρεάσει την πρόσληψη από τους υποδοχείς φωσφορικής μαννόζης -6- επί της επιφάνειας 
των κυττάρων-στόχο. Η επιλογή δόσης των 0,2  mg/kg (που εγχέεται επί 40 λεπτά) για τις κλινικές μελέτες με εγγραφή 
προορίστηκε για να ικανοποιήσει παροδικά την ικανότητα των υποδοχέων φωσφορικής μαννόζης -6 να εσωτερικοποιούν την 
αγαλσιδάση άλφα στο ήπαρ και να επιτρέπουν τη διανομή του ενζύμου σε άλλους ιστούς σχετικών οργάνων. Δεδομένα 
ασθενών υποδεικνύουν ότι τουλάχιστον 0,1 mg/kg απαιτείται για να επιτευχθεί μια φαρμακοδυναμική απάντηση. Κλινική 
αποτελεσματικότητα και ασφάλεια: Η ασφάλεια και η αποτελεσματικότητα του Replagal εκτιμήθηκε σε δύο τυχαιοποιημένες, 
διπλές-τυφλές, ελεγχόμενες με εικονικό φάρμακο μελέτες και μελέτες παράτασης ανοικτής ένδειξης σε ένα σύνολο σαράντα 
ασθενών στους οποίους διεγνώσθη η Νόσος του Fabry βάσει κλινικών και βιοχημικών στοιχείων. Οι ασθενείς έλαβαν τη 
συνιστώμενη δόση των 0,2 mg/kg Replagal. Εικοσιπέντε από τους ασθενείς ολοκλήρωσαν την πρώτη μελέτη και εντάχθηκαν 
σε μελέτη παράτασης. Έπειτα από 6 μήνες αγωγής, η μείωση του άλγους στους ασθενείς στους οποίους χορηγήθηκε Replagal 
ήταν σημαντική σε σχέση με τους ασθενείς στους οποίους χορηγήθηκε εικονικό φάρμακο, (p=0,021) σύμφωνα με την 
έγκυρη κλίμακα μέτρησης άλγους Brief Pain Inventory. Αυτό συσχετίστηκε με μια σημαντική μείωση στη χρήση αναλγητικών 
χρόνιας νευροπάθειας καθώς και με τον αριθμό των ημερών που έγινε λήψη αναλγητικών. Σε επακόλουθες μελέτες, σε 
παιδιατρικούς ασθενείς αρσενικού γένους ηλικίας άνω των 7 ετών, παρατηρήθηκε μείωση του πόνου έπειτα από θεραπεία 9 
και 12 μηνών με το Replagal σε σύγκριση με τη γραμμή αναφοράς της προθεραπείας. Αυτή η μείωση του άλγους διατηρήθηκε 
επί 4 χρόνια θεραπείας με Replagal σε 9 ασθενείς (σε ασθενείς 7 – 18 ετών). Δώδεκα έως 18 μήνες θεραπείας με Replagal 
κατέληξε σε βελτίωση στην ποιότητα ζωής (QoL), σύμφωνα με μέτρηση από επικυρωμένα όργανα. Έπειτα από 6 μήνες 
αγωγής, το Replagal σταθεροποίησε τη νεφρική λειτουργία σε σύγκριση με μια επιδείνωση που σημείωσαν οι ασθενείς στους 
οποίους χορηγήθηκε εικονικό φάρμακο. Βιοψία νεφρικών δειγμάτων αποκάλυψε μια σημαντική αύξηση του κλάσματος των 
φυσιολογικών σπειραμάτων και μια σημαντική μείωση στο κλάσμα των σπειραμάτων με μεσαγγειακή διεύρυνση στους 
ασθενείς οι οποίοι λάμβαναν Replagal σε αντίθεση με τους ασθενείς που λάμβαναν εικονικό φάρμακο. Έπειτα από 12 με 18 
μήνες συντηρητικής θεραπείας, το Replagal σύμφωνα με το ρυθμό σπειραματικής διηθήσεως που βασίζεται στη μέτρηση της 
ινουλίνης, βελτίωσε τη νεφρική λειτουργία κατά 8,7 ± 3,7 ml/min (p=0,030). Πιο μακροπρόθεσμη θεραπεία (48-54 μήνες) 
κατέληξε σε σταθεροποίηση του ρυθμού σπειραματικής διηθήσεως (GFR) σε ασθενείς αρσενικού γένους με φυσιολογικό GFR 
γραμμής αναφοράς (≥  90  ml/min/1,73  m2) και με ήπια έως μέτρια νεφρική δυσλειτουργία (GFR 60 έως <  90  ml/
min/1,73 m2), και σε μείωση του ρυθμού επιδείνωσης της νεφρικής λειτουργίας και της εξέλιξης της νεφρικής νόσου στο 
τελικό στάδιο σε ασθενείς αρσενικού γένους που έπασχαν από τη Νόσο του Fabry με πιο βαριά νεφρική δυσλειτουργία (GFR 
30 έως < 60 ml/min/1,73 m2). Σε μια δεύτερη μελέτη, δεκαπέντε ασθενείς που έπασχαν από υπερτροφία της αριστερής 
κοιλίας ολοκλήρωσαν μια ελεγχόμενη με εικονικό φάρμακο μελέτη διάρκειας 6 μηνών και εντάχθηκαν σε μελέτη παράτασης. 
Η αγωγή με Replagal κατέληξε, έπειτα από μέτρηση μέσω Μαγνητικής Απεικονιστικής Τομογραφίας (MRI), σε μία μείωση 
11,5  g στη μάζα της αριστερής κοιλίας στην ελεγχόμενη μελέτη, ενώ οι ασθενείς οι οποίοι λάμβαναν εικονικό φάρμακο 
παρουσίασαν αύξηση στη μάζα της αριστερής κοιλίας κατά 21,8 g. Επιπλέον, στην πρώτη μελέτη όπου συμπεριελήφθηκαν 
25  ασθενείς, το Replagal επίσης σημείωσε μια σημαντική μείωση της καρδιακής μάζας έπειτα από 12 με 18 μήνες 
συντηρητικής θεραπείας, (p<0,001). Το Replagal συσχετίστηκε επίσης με βελτίωση της συσταλτικότητας του μυοκαρδίου, με 
μείωση της μέσης διάρκειας QRS και συνοδό μείωση του διαφραγματικού πάχους στην ηχωκαρδιογραφία. Στα πλαίσια 
διεξαγωγής των μελετών δύο ασθενείς με αποκλεισμό δεξιού σκέλους επανήλθαν σε φυσιολογική κατάσταση ακολουθώντας 
αγωγή με το Replagal. Επακόλουθες μελέτες ανοικτής ένδειξης κατέδειξαν σημαντική μείωση από τη γραμμή αναφοράς στη 
μάζα της αριστερής κοιλίας μέσω ηχωκαρδιογραφίας τόσο σε ασθενείς αρσενικού όσο και θηλυκού γένους που έπασχαν από 
τη Νόσο του Fabry μέσα σε διάστημα 24 έως 36 μηνών θεραπείας με Replagal. Οι μειώσεις στη μάζα της αριστερής κοιλίας 
που παρατηρήθηκαν μέσω ηχωκαρδιογραφίας τόσο σε ασθενείς αρσενικού όσο και θηλυκού γένους που έπασχαν από τη 
Νόσο του Fabry μέσα σε διάστημα 24 έως 36 μηνών αγωγής με Replagal σχετίστηκαν με σημαντική βελτίωση των 
συμπτωμάτων όπως μετρήθηκε σύμφωνα με την ταξινόμηση κατά NYHA και CCS σε ασθενείς που έπασχαν από τη Νόσο του 
Fabry με βαριά καρδιακή ανεπάρκεια ή συμπτώματα στηθάγχης στη γραμμή αναφοράς. Σε σύγκριση με το εικονικό φάρμακο, 
η αγωγή με το Replagal μείωσε επίσης τη συσσώρευση του Gb3. Έπειτα από τους πρώτους 6 μήνες αγωγής, η μέση μείωση 
του πλάσματος, της εναπόθεσης ούρων, των δειγμάτων βιοψίας ήπατος, νεφρού και καρδίας ήταν της τάξης του 20-50%. 
Έπειτα από 12 με 18 μήνες αγωγής, παρατηρήθηκε μείωση του πλάσματος και της εναπόθεσης ούρων με εύρος μείωσης 
μεταξύ 50 - 80%. Οι επιδράσεις στο μεταβολισμό συσχετίστηκαν επίσης με κλινικά σημαντική αύξηση βάρους, αυξημένη 
εφίδρωση και αυξημένη ενέργεια. Συμβατό με το κλινικό αποτέλεσμα του Replagal, η αγωγή με το ένζυμο μείωσε τη 
συσσώρευση Gb3 σε πολλούς τύπους κυττάρων, συμπεριλαμβανομένων των νεφρικών σπειραματικών και των σωληναριακών 
επιθηλιακών κυττάρων, των νεφρικών τριχοειδών ενδοθηλιακών κυττάρων (καρδιακά και δερματικά τριχοειδή ενθοθηλιακά 
κύτταρα δεν εξετάστηκαν) και των καρδιακών μυοκυττάρων. Σε παιδιατρικούς ασθενείς αρσενικού γένους που έπασχαν από 
τη Νόσο του Fabry, το Gb3 πλάσματος μειώθηκε κατά 40-50% έπειτα από 6 μήνες θεραπείας με το Replagal 0,2 mg/kg και η 
μείωση αυτή παρέμεινε έπειτα από συνολικά 4 μήνες θεραπείας σε 11 ασθενείς. Η περίπτωση έγχυσης Replagal στο σπίτι 
μπορεί να εξεταστεί για ασθενείς οι οποίοι ανέχονται καλά τις εγχύσεις που τους γίνονται. Παιδιατρικός πληθυσμός: Σε 
παιδιατρικούς ασθενείς αρσενικού γένους που έπασχαν από τη Νόσο του Fabry ≥ 7 ετών, η υπερβολική διήθηση μπορεί να 
είναι η πιο πρώιμη εκδήλωση της εμπλοκής των νεφρών στη νόσο. Μείωση των υπερφυσιολογικών τους υποδοχέων eGFR 
(υποδοχείς του παράγοντα επιδερμικής ανάπτυξης) παρατηρήθηκε εντός 6  μηνών από την έναρξη της θεραπείας με το 
Replagal. Μετά από ένα χρόνο θεραπείας με αγαλσιδάση άλφα 0,2 mg/kg βδομάδα παρά βδομάδα, οι μη φυσιολογικά υψηλοί 
eGFR μειώθηκαν από 143,4 ± 6,8 σε 121,3 ± 5,6  mL/min/1,73  m2 σε αυτή την υποομάδα και αυτοί οι eGFR 
σταθεροποιήθηκαν στο φυσιολογικό εύρος κατά τη διάρκεια 4 ετών θεραπείας με Replagal 0,2 mg/kg, όπως και οι eGFR των 
μη υπεριδιηθητήρων. Σε παιδιατρικούς ασθενείς αρσενικού γένους ≥ 7 ετών, η μεταβλητότητα του καρδιακού ρυθμού ήταν 
μη φυσιολογική στη βασική γραμμή και βελτιώθηκε μετά από 6 μήνες θεραπείας με Replagal σε 15 αγόρια και η βελτίωση 
διατηρήθηκε κατά τη διάρκεια 6,5 ετών θεραπείας με Replagal 0,2 mg/kg σε μια ανοικτή, μακροπρόθεσμη μελέτη παράταση 
σε 9 αγόρια. Μεταξύ 9 αγοριών με μάζα της αριστερής κοιλίας (LVMΙ) με δείκτη το ύψος2.7 εντός του φυσιολογικού εύρους για 
παιδιά (<39 g/m2.7 σε αγόρια) στη βασική γραμμή, ο LVMΙ παρέμεινε σταθερός σε επίπεδα κάτω από τον ουδό υπερτροφίας 
της αριστερής κοιλίας (LVH) καθ’ όλη τη διάρκεια των 6,5 ετών θεραπείας. Σε μια δεύτερη μελέτη, σε 14 ασθενείς ηλικίας ≥ 7 
ετών, τα αποτελέσματα σχετικά με τη μεταβλητότητα του καρδιακού ρυθμού ήταν συνεπή με προηγούμενα ευρήματα. Σε 
αυτή τη μελέτη, μόνο ένας ασθενής είχε LVH στη βασική γραμμή και παρέμεινε σταθερός με την πάροδο του χρόνου. Για τους 
ασθενείς ηλικίας μεταξύ 0 και 7  ετών τα περιορισμένα δεδομένα δεν δεικνύουν ειδικά ζητήματα ασφάλειας. Μελέτη σε 
ασθενείς που μεταπηδούν από αγαλσιδάση βήτα σε Replagal (αγαλσιδάση άλφα): 100 ασθενείς [πρωτοθεραπευόμενοι (n=29) 
ή που είχαν λάβει προηγούμενη θεραπεία με αγαλσιδάση βήτα και οι οποίοι μεταπήδησαν σε Replagal (n=71)] έλαβαν 
θεραπεία για έως 30  μήνες σε μια ανοικτή, μη ελεγχόμενη μελέτη. Μια ανάλυση έδειξε ότι αναφέρθηκαν σοβαρές 
ανεπιθύμητες ενέργειες στο 39,4% εκείνων των ασθενών οι οποίοι μεταπήδησαν από την αγαλσιδάση βήτα σε σύγκριση με 
το 31,0% σε εκείνους που δεν είχαν υποβληθεί προηγουμένως σε θεραπεία πριν από την εισαγωγή στη μελέτη. Οι ασθενείς 
που μεταπήδησαν από την αγαλσιδάση βήτα σε Replagal είχαν προφίλ ασφαλείας συνεπές με εκείνο που παρατηρήθηκε σε 

άλλη κλινική εμπειρία. Οι αντιδράσεις που σχετίζονται με την έγχυση έχουν παρουσιαστεί σε 9  ασθενείς του 
πρωτοθεραπευόμενου πληθυσμού (31,0%) σε σύγκριση με τους 27 ασθενείς πληθυσμού που μεταπήδησε (38,0%). Μελέτη 
με ποικίλα δοσολογικά σχήματα: Σε μια ανοικτή τυχαιοποιημένη μελέτη, δεν υπήρχαν στατιστικά σημαντικές διαφορές μεταξύ 
ενηλίκων ασθενών που έλαβαν θεραπεία για 52 εβδομάδες με 0,2 mg/kg ενδοφλεβίως κάθε δεύτερη εβδομάδα (n=20) και 
ασθενών που έλαβαν θεραπεία με 0,2 mg/kg εβδομαδιαίως (n=19) στη μέση αλλαγή από τη LVMI γραμμής αναφοράς ή 
άλλα τελικά σημεία (καρδιακή λειτουργική κατάσταση, νεφρική λειτουργία, και φαρμακοδυναμική δραστηριότητα). Σε κάθε 
ομάδα θεραπείας, η LVMI παρέμεινε σταθερή κατά την περίοδο θεραπείας της μελέτης. Η συνολική συχνότητα εμφάνισης ΣΑΕ 
κατά ομάδα θεραπείας δεν έδειξε κάποια εμφανή επίδραση του σχήματος θεραπείας στο προφίλ ΣΑΕ των διαφορετικών 
ομάδων θεραπείας. Η συνολική συχνότητα εμφάνισης ΣΑΕ κατά ομάδα θεραπείας δεν έδειξε κάποια εμφανή επίδραση του 
σχήματος θεραπείας στο προφίλ ΣΑΕ των διαφορετικών ομάδων θεραπείας. Ανοσογονικότητα: Τα αντισώματα στην 
αγαλσιδάση άλφα δεν έχει καταδειχτεί να σχετίζονται με καμιά κλινικά σημαντική παρενέργεια αναφορικά με την ασφάλεια 
(π.χ. αντιδράσεις έγχυσης) ή την αποτελεσματικότητα. 5.2 Φαρμακοκινητικές ιδιότητες: Σε ενήλικες ασθενείς 
αρσενικού γένους, χορηγήθηκαν μονές δόσεις (κυμαινόμενες από 0,007 έως 0,2 mg ενζύμου ανά kg σωματικού βάρους) με 
τη μορφή ενδοφλέβιας έγχυσης διάρκειας 20-40 λεπτών, ενώ σε ασθενείς θηλυκού γένους χορηγήθηκαν 0,2 mg ενζύμου ανά 
kg σωματικού βάρους με τη μορφή έγχυσης διάρκειας 40 λεπτών. Οι φαρμακοκινητικές ιδιότητες ουσιαστικά δεν 
επηρεάστηκαν από τη δόση του ενζύμου. Έπειτα από μία μοναδική ενδοφλέβια δόση 0,2 mg ανά kg, η αγαλσιδάση άλφα 
ακολούθησε διφασική διανομή και προφίλ αποβολής από την κυκλοφορία. Οι φαρμακοκινητικές παράμετροι δεν διέφεραν 
σημαντικά για τα δύο φύλα. Η ημίσεια ζωή αποβολής ήταν 108 ± 17 λεπτά στους ασθενείς αρσενικού γένους, ενώ στους 
ασθενείς θηλυκού γένους ήταν της τάξης των 89 ± 28. Ο όγκος διανομής ήταν κατά προσέγγιση 17% του σωματικού βάρους 
και για τα δύο φύλα. Η ομαλοποιημένη κάθαρση ήταν 2,66 ml ανά λεπτό για κάθε kg σωματικού βάρους για τους ασθενείς 
αρσενικού γένους και 2,10 ml ανά λεπτό για κάθε kg σωματικού βάρους για τους ασθενείς θηλυκού γένους, αντίστοιχα. Βάσει 
της ομοιότητας των φαρμακευτικών ιδιοτήτων της αγαλσιδάσης άλφα στους ασθενείς τόσο αρσενικού όσο και θηλυκού 
γένους, η διανομή τόσο στους κύριους ιστούς όσο και στα όργανα αναμένεται να είναι επίσης συγκρίσιμη για τα δύο φύλα. Έξι 
μήνες έπειτα από την αγωγή με Replagal, 12 από τους 28 ασθενείς αρσενικού γένους παρουσίασαν αλλοιωμένη 
φαρμακοκινητική συμπεριλαμβανομένης εμφανούς αύξησης της κάθαρσης. Αυτές οι μεταβολές συσχετίστηκαν με την 
ανάπτυξη αντισωμάτων χαμηλού τίτλου στην αγαλσιδάση άλφα αλλά στους ασθενείς που εξετάστηκαν δεν παρατηρήθηκαν 
κλινικά σημαντικές επιδράσεις επί της ασφάλειας ή της αποτελεσματικότητας. Βάσει της ανάλυσης των βιοψιών του ήπατος 
πριν και μετά τη χορήγηση δόσεων σε ασθενείς αρσενικού γένους που έπασχαν από τη Νόσο του Fabry, η ημίσεια ζωή του 
ιστού έχει υπολογιστεί να υπερβαίνει τις 24 ώρες και η ηπατική πρόσληψη του ενζύμου εκτιμάται στο 10% της χορηγηθείσας 
δόσης. Η αγαλσιδάση άλφα αποτελεί πρωτεΐνη. Δεν αναμένεται να δεσμεύεται από πρωτεΐνες. Αναμένεται η μεταβολική της 
αποικοδόμηση να ακολουθεί τα μονοπάτια άλλων πρωτεϊνών, δηλ. την πεπτιδιακή υδρόλυση. Η αγαλσιδάση άλφα δεν 
αποτελεί πιθανό υποψήφιο για αλληλεπίδραση μεταξύ φαρμάκων. Νεφρική δυσλειτουργία: Η νεφρική αποβολή της 
αγαλσιδάσης άλφα θεωρείται δευτερεύον μονοπάτι κάθαρσης δεδομένου ότι οι φαρμακοκινητικές παράμετροι δεν 
αλλοιώνονται από την εξασθενημένη νεφρική λειτουργία. Ηπατική δυσλειτουργία: Καθώς ο μεταβολισμός αναμένεται να λάβει 
χώρα μέσω πεπτιδιακής υδρόλυσης, η εξασθενημένη ηπατική λειτουργία δεν αναμένεται να επηρεάσει την φαρμακοκινητική 
της αγαλσιδάσης άλφα σε κλινικά σημαντικό βαθμό. Παιδιατρικός πληθυσμός: Σε παιδιά (ηλικίας 7-18 ετών), η κάθαρση του 
Replagal που χορηγήθηκε στα 0,2 mg/kg έγινε ταχύτερα από την κυκλοφορία απ’ ό,τι στους ενήλικες. Η μέση κάθαρση του 
Replagal σε παιδιά ηλικίας 7-11 ετών, σε εφήβους ηλικίας 12-18 ετών, και σε ενήλικες ήταν 4,2 ml/min/kg, 3,1 ml/min/kg, 
και 2,3 ml/min/kg, αντίστοιχα. Τα φαρμακοδυναμικά δεδομένα υποδεικνύουν ότι σε δόση του Replagal στα 0,2 mg/kg, οι 
μειώσεις του Gb3 στο πλάσμα ήταν περίπου συγκρίσιμες μεταξύ εφήβων και μικρών παιδιών (βλέπε παράγραφο 5.1). 5.3 
Προκλινικά δεδομένα για την ασφάλεια: Τα μη κλινικά δεδομένα δεν αποκαλύπτουν ιδιαίτερο κίνδυνο για τον άνθρωπο 
με βάση τις μελέτες τοξικότητας επαναλαμβανόμενων δόσεων. Γονοτοξικότητα ή καρκινογόνος δράση δεν αναμένονται. 
Μελέτες τοξικότητας στην αναπαραγωγική ικανότητα σε θηλυκούς επίμυες και κονίκλους δεν έχουν δείξει επίδραση επί της 
κύησης ή επί του αναπτυσσόμενου εμβρύου. Δεν έχουν διεξαχθεί μελέτες όσον αφορά τον τοκετό ή τη περιγεννητική/
μεταγεννητική ανάπτυξη. Δεν είναι γνωστό αν το Replagal διαπερνά τον πλακούντα. 6. ΦΑΡΜΑΚΕΥΤΙΚΕΣ ΠΛΗΡΟΦΟΡΙΕΣ: 
6.1 Κατάλογος εκδόχων: Φωσφορικό νάτριο μονοβασικό, μονοϋδρικό. Polysorbate 20. Χλωριούχο νάτριο. Υδροξείδιο του 
νατρίου. Ενέσιμο ύδωρ. 6.2 Ασυμβατότητες: Ελλείψει μελετών σχετικά με τη συμβατότητα, το παρόν φαρμακευτικό προϊόν 
δεν πρέπει να αναμειγνύεται με άλλα φαρμακευτικά προϊόντα. 6.3 Διάρκεια ζωής: 2 χρόνια. Έχει αποδειχθεί η 
φυσικοχημική σταθερότητα κατά τη διάρκεια της χρήσης για 24 ώρες στους 25ο C. Από μικροβιολογικής άποψης, το προϊόν 
θα πρέπει να χρησιμοποιηθεί αμέσως. Εάν δεν χρησιμοποιηθεί αμέσως, οι χρόνοι και συνθήκες αποθήκευσης κατά τη 
διάρκεια της χρήσης πριν από τη χρήση αποτελούν ευθύνη του χρήστη και κανονικά δεν πρέπει να υπερβαίνουν τις 24 ώρες 
σε θερμοκρασία 2 έως 8ο  C, εκτός εάν έχει γίνει αραίωση υπό ελεγχόμενες και επαληθευμένες ασηπτικές συνθήκες. 6.4 
Ιδιαίτερες προφυλάξεις κατά την φύλαξη του προϊόντος: Φυλάσσετε σε ψυγείο (2°C – 8°C). 6.5 Φύση και 
συστατικά του περιέκτη: 3,5 ml πυκνού διαλύματος για παρασκευή διαλύματος προς έγχυση σε φιαλίδιο των 5 ml (γυαλί 
Τύπου Ι) που σφραγίζεται από ένα ελαστικό πώμα εισχώρησης από βουτύλιο επικαλυμμένο με φθορο-ρητίνη, ένα 
μονοκόμματο αλουμινένιο κάλυμμα και αποσπώμενο καπάκι. Διατίθεται σε μεγέθη συσκευασίας 1, 4 ή 10 φιαλιδίων ανά 
κουτί. Μπορεί να μην κυκλοφορούν όλες οι συσκευασίες. 6.6 Ιδιαίτερες προφυλάξεις απόρριψης και άλλος 
χειρισμός: • Υπολογίστε τη δόση και τον αριθμό των φιαλιδίων Replagal που θα χρειαστείτε. • Αραιώστε το συνολικό όγκο 
του πυκνού διαλύματος Replagal που χρειάζεστε σε 100  ml διαλύματος προς έγχυση χλωριούχου νατρίου συγκέντρωσης 
9 mg/ml (0,9%). Επιδείξτε προσοχή ώστε να εξασφαλίσετε τη στειρότητα των διαλυμάτων που προετοιμάζετε, δεδομένου 
ότι το Replagal δεν περιέχει κάποιο συντηρητικό ή βακτηριοστατικό παράγοντα. Ακολουθήστε ασηπτική τεχνική. Από τη 
στιγμή που αραιωθεί, το διάλυμα θα πρέπει να αναδευθεί ελαφρώς, δίχως, ωστόσο, να αναταραχτεί έντονα. • Καθώς δεν 
υπάρχει παρόν κανένα συντηρητικό, συνιστάται η χορήγηση να ξεκινά το συντομότερο δυνατόν μετά την αραίωση. • Πριν από 
τη χορήγηση, τα διαλύματα θα πρέπει να επιθεωρούνται οπτικά για τυχόν σωματιδιακό υλικό ή αποχρωματισμό. • Προορίζεται 
για μοναδική χρήση. Κάθε αχρησιμοποίητο φαρμακευτικό προϊόν ή υπόλειμμα πρέπει να απορρίπτεται σύμφωνα με τις κατά 
τόπους ισχύουσες σχετικές διατάξεις. 7. ΚΑΤΟΧΟΣ ΤΗΣ ΑΔΕΙΑΣ ΚΥΚΛΟΦΟΡΙΑΣ: Shire Human Genetic Therapies AB, 
Lindhagensgatan 120, 112 51 Stockholm, Σουηδία. 8. ΑΡΙΘΜΟΣ(ΟΙ) ΑΔΕΙΑΣ ΚΥΚΛΟΦΟΡΙΑΣ: EU/1/01/189/001-003. 
9. ΗΜΕΡΟΜΗΝΙΑ ΠΡΩΤΗΣ ΕΓΚΡΙΣΗΣ / ΑΝΑΝΕΩΣΗΣ ΤΗΣ ΑΔΕΙΑΣ: Ημερομηνία πρώτης έγκρισης: 03/08/2001. 
Ημερομηνία τελευταίας ανανέωσης: 03/08/2006. 10. ΗΜΕΡΟΜΗΝΙΑ ΑΝΑΘΕΩΡΗΣΗΣ ΤΟΥ ΚΕΙΜΕΝΟΥ: 06/2021

Λεπτομερείς πληροφορίες για το παρόν φαρμακευτικό προϊόν είναι διαθέσιμες στον δικτυακό τόπο του Ευρωπαϊκού 
Οργανισμού Φαρμάκων: http://www.ema.europa.eu.
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Ημερομηνίες Διεξαγωγής 
15 - 17 Σεπτεμβρίου 2022

Χώρος Διεξαγωγής 
Ίδρυμα Τηνιακού Πολιτισμού - Τήνος

Γλώσσα Συνεδρίου: Η επίσημη γλώσσα του Συνεδρίου είναι η Ελληνική
Η εγγραφή περιλαμβάνει
Η εγγραφή για τους Ειδικούς και Ειδικευόμενους ιατρούς περιλαμβάνει πρόσβαση στο 
συνεδριακό χώρο, παρακολούθηση του επιστημονικού προγράμματος, QR code για 
την καταμέτρηση του χρόνου παρακολούθησης, e-πιστοποιητικό παρακολούθησης 
με 21 Mόρια (CME Credits) από τον Πανελλήνιο Ιατρικό Σύλλογο.
Μοριοδότηση
Η Μοριοδότηση (CME Credits) από τον Πανελλήνιο Ιατρικό Σύλλογο (Π.Ι.Σ.) 
e-certificate θα προσαρμοστεί αναλογικά με τον χρόνο παρακολούθησης μόνο στις 
ιατρικές ειδικότητες.
e-Πιστοποιητικό Παρακολούθησης 
Το e-Πιστοποιητικό Παρακολούθησης θα είναι διαθέσιμο για τους συνέδρους με τη 
λήξη του Συνεδρίου. Θα σταλεί σχετικό email στους εγγεγραμμένους για την διαδικα-
σία έκδοσης του e-Certificate. Για την παραλαβή του πιστοποιητικού απαιτείται η πα-
ρακολούθηση του 60% της συνολικής διάρκειας του Επιστημονικού Προγράμματος. 
Διαμονή 
Έχει εξασφαλισθεί επαρκής αριθμός δωματίων στο ξενοδοχείο Tinos Beach για την 
καλύτερη δυνατή εξυπηρέτηση των συνέδρων. Για τη διαθεσιμότητα δωματίων μπο-
ρείτε να επικοινωνήσετε απευθείας με την Γραμματεία του Συνεδρίου.

Επιστημονική Εταιρεία

				  
				    E-mail: info@eespof.gr | Site: www.eespof.gr

Γραμματεία Συνεδρίου
ONE TO ONE Α.Ε.
Nίκης 16, 105 57 Αθήνα, Τηλ. 210 7254383-385-386,  
Fax: 210 7254384
E-mail: info@one2onesa.com, Site: www.onetoone-congress.gr
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ΣΥΝΤΑΓΟΓΡΑΦΙΚΕΣ ΠΛΗΡΟΦΟΡΙΕΣ 1. ΟΝΟΜΑΣΙΑ ΤΟΥ ΦΑΡΜΑΚΕΥΤΙΚΟΥ ΠΡΟΪΟΝΤΟΣ Galafold 123 mg σκληρά καψάκια 2. ΠΟΙΟΤΙΚΗ ΚΑΙ ΠΟΣΟΤΙΚΗ ΣΥΝΘΕΣΗ Κάθε καψάκιο περιέχει 
υδροχλωρική μιγαλαστάτη ισοδύναμη με 123 mg μιγαλαστάτης. 3. ΦΑΡΜΑΚΟΤΕΧΝΙΚΗ ΜΟΡΦΗ Σκληρό καψάκιο. Σκληρό καψάκιο μεγέθους 2 (6,4 x18,0 mm) με μπλε αδιαφανές κάλυμμα και 
λευκό αδιαφανές σώμα το οποίο φέρει το τύπωμα “A1001” με μαύρο μελάνι και περιέχει λευκή έως ανοιχτή καφέ κόνι. 4. ΚΛΙΝΙΚΕΣ ΠΛΗΡΟΦΟΡΙΕΣ 4.1 Θεραπευτικές ενδείξεις Το Galafold 
ενδείκνυται για τη μακροχρόνια θεραπεία ενηλίκων και εφήβων ηλικίας 12 ετών και άνω με επιβεβαιωμένη διάγνωση της νόσου Fabry (ανεπάρκεια α-γαλακτοσιδάσης Α) με μετάλλαξη επιδεκτική 
θεραπείας. 4.2 Δοσολογία και τρόπος χορήγησης Η έναρξη και η επίβλεψη της θεραπείας με Galafold πρέπει να πραγματοποιείται από εξειδικευμένους γιατρούς με εμπειρία στη διάγνωση 
και θεραπεία της νόσου Fabry. Το Galafold δεν προορίζεται για χρήση σε συνδυασμό με θεραπεία ενζυμικής υποκατάστασης (βλ. παράγραφο 4.4). Δοσολογία Το συνιστώμενο δοσολογικό σχήμα 
είναι 123 mg μιγαλαστάτης (1 καψάκιο) μία φορά ανά δύο ημέρες την ίδια ώρα κάθε ημέρα. Παράλειψη δόσης Το Galafold δεν πρέπει να λαμβάνεται σε 2 συνεχόμενες ημέρες. Εάν παραλειφθεί 
εντελώς η δόση μίας ημέρας, ο ασθενής θα πρέπει να πάρει τη δόση του Galafold που χάθηκε μόνον εάν αυτό συμβεί εντός 12 ωρών από την κανονική ώρα λήψης της δόσης. Εάν έχουν περάσει 
παραπάνω από 12 ώρες, ο ασθενής θα πρέπει να συνεχίσει τη λήψη Galafold στην επόμενη προγραμματισμένη ημέρα και ώρα σύμφωνα με το δοσολογικό σχήμα που προβλέπει λήψη δόσης 
κάθε δεύτερη ημέρα. Ειδικοί πληθυσμοί Ηλικιωμένος πληθυσμός Δεν απαιτείται προσαρμογή της δοσολογίας με βάση την ηλικία. Νεφρική δυσλειτουργία Το Galafold δεν ενδείκνυται για χρήση σε 
ασθενείς με νόσο Fabry και εκτιμώμενο ρυθμό σπειραματικής διήθησης (GFR) μικρότερο από 30 ml/min/1,73 m2. Ηπατική δυσλειτουργία Δεν απαιτείται προσαρμογή της δόσης του Galafold σε 
ασθενείς με ηπατική δυσλειτουργία. Παιδιατρικός πληθυσμός Έφηβοι ηλικίας ≥ 12 έως < 18 ετών με βάρος ≥ 45 kg 123 mg μιγαλαστάτης (1 καψάκιο) μία φορά ανά δύο ημέρες την ίδια ώρα κάθε 
ημέρα. Παιδιά ηλικίας <12 ετών Η ασφάλεια και η αποτελεσματικότητα του Galafold σε παιδιά ηλικίας κάτω των 12 ετών δεν έχουν ακόμη τεκμηριωθεί. Δεν υπάρχουν διαθέσιμα δεδομένα. Τρόπος 
χορήγησης Από στόματος χρήση. Η έκθεση στο Galafold μειώνεται κατά περίπου 40% με την ταυτόχρονη λήψη τροφής και, για τον λόγο αυτό, δεν θα πρέπει να καταναλώνεται γεύμα τουλάχιστον 
2 ώρες πριν και 2 ώρες μετά τη λήψη Galafold ώστε να υπάρξει τουλάχιστον 4 ώρες νηστεία. Διαυγή υγρά, συμπεριλαμβανομένων και αναψυκτικών, μπορούν να καταναλωθούν στη διάρκεια 
αυτή. Για τη βελτιστοποίηση του οφέλους του ασθενή, το Galafold πρέπει να λαμβάνεται κάθε δύο ημέρες την ίδια ώρα. Τα καψάκια πρέπει να καταπίνονται ολόκληρα. Τα καψάκια δεν πρέπει να 
τεμαχίζονται, ούτε να συνθλίβονται ή να μασώνται. 4.3 Αντενδείξεις Υπερευαισθησία στη δραστική ουσία ή σε κάποιο από τα έκδοχα. 4.4 Ειδικές προειδοποιήσεις και προφυλάξεις κατά 
τη χρήση Στους ασθενείς που ξεκινούν θεραπεία με μιγαλαστάτη ή αντικαθιστούν με αυτό προηγούμενη θεραπεία, συνιστάται να υποβάλλονται σε τακτική (ανά 6μηνο) παρακολούθηση της 
νεφρικής λειτουργίας, των ηχοκαρδιογραφικών παραμέτρων και των βιοχημικών δεικτών τους. Σε περίπτωση σημαντικής κλινικής επιδείνωσης, πρέπει να εξετάζεται το ενδεχόμενο περαιτέρω 
κλινικής αξιολόγησης ή διακοπής της θεραπείας με Galafold. Το Galafold δεν ενδείκνυται για χρήση σε ασθενείς με μεταλλάξεις μη επιδεκτικές θεραπείας. Στους υπό θεραπεία ασθενείς με Galafold 
δεν έχει παρατηρηθεί μείωση της πρωτεϊνουρίας. Το Galafold δεν ενδείκνυται για χορήγηση σε ασθενείς με σοβαρή νεφρική ανεπάρκεια, χαρακτηριζόμενη από εκτιμώμενο ρυθμό σπειραματικής 
διήθησης (GFR) μικρότερο από 30 ml/min/1,73m2. Υπάρχει περιορισμένος αριθμός δεδομένων που υποδεικνύουν ότι η χορήγηση μίας δόσης μιγαλαστάτη σε συνδυασμό με έγχυση καθιερωμένης 
θεραπείας ενζυμικής υποκατάστασης αυξάνει την έκθεση στην αγαλσιδάση έως 5 φορές. Από την ίδια μελέτη προκύπτει ότι η αγαλσιδάση δεν επιδρά στη φαρμακοκινητική της μιγαλαστάτης. Το 
Galafold δεν προορίζεται για χορήγηση σε συνδυασμό με θεραπεία ενζυμικής υποκατάστασης. Παιδιατρικός πληθυσμός Τα καψάκια μιγαλαστάτης 123 mg δεν προορίζονται για παιδιά (ηλικίας 
≥12 ετών) με βάρος μικρότερο από 45 kg. 4.5 Αλληλεπιδράσεις με άλλα φαρμακευτικά προϊόντα και άλλες μορφές αλληλεπίδρασης Με βάση in vitro δεδομένα, η μιγαλαστάτη 
δεν είναι επαγωγέας των CYP1A2, 2B6 ή 3A4. Επιπλέον, η μιγαλαστάτη δεν είναι αναστολέας ούτε υπόστρωμα των CYP1A2, 2A6, 2B6, 2C8, 2C9, 2C19, 2D6, 2E1 ή 3A4/5. Η μιγαλαστάτη δεν είναι 
υπόστρωμα των μεταφορέων MDR1 ή BCRP, ούτε αναστολέας των ανθρώπινων μεταφορέων εκροής BCRP, MDR1, ή BSEP. Επιπλέον, η μιγαλαστάτη δεν είναι υπόστρωμα των μεταφορέων MATE1, 
MATE2-K, OAT1, OAT3 ή OCT2 ούτε αναστολέας των ανθρώπινων μεταφορέων πρόσληψης OATP1B1, OATP1B3, OAT1, OAT3, OCT1, OCT2, MATE1 ή MATE2-K. 4.6 Γονιμότητα, κύηση και γαλουχία 
Γυναίκες σε αναπαραγωγική ηλικία/Αντισύλληψη σε άνδρες και γυναίκες. Το Galafold δεν συνιστάται σε γυναίκες αναπαραγωγικής ηλικίας που δεν χρησιμοποιούν αντισύλληψη. Κύηση Τα δεδομένα 
σχετικά με τη χρήση του Galafold στις έγκυες γυναίκες είναι περιορισμένα. Στα κουνέλια, αναπτυξιακή τοξικότητα παρατηρήθηκε μόνο σε δόσεις τοξικές για τη μητέρα. Δεν συνιστάται η χρήση του 
Galafold κατά τη διάρκεια της κύησης. Θηλασμός Δεν είναι γνωστό εάν το Galafold απεκκρίνεται στο μητρικό γάλα. Έχει καταδειχθεί, ωστόσο, ότι η μιγαλαστάτη απεκκρίνεται στο γάλα επίμυων 
που θηλάζουν. Ως εκ τούτου, δεν μπορεί να αποκλειστεί ο κίνδυνος έκθεσης στη μιγαλαστάτη για το βρέφος που θηλάζει. Συνεπώς, πρέπει να αποφασιστεί εάν θα διακοπεί ο θηλασμός ή εάν θα 
διακοπεί το Galafold, σταθμίζοντας το όφελος του θηλασμού για το παιδί με το όφελος της θεραπείας για τη μητέρα. Γονιμότητα Τα αποτελέσματα του Galafold στη γονιμότητα δεν έχουν μελετηθεί 
σε ανθρώπους. Σε όλες τις δόσεις που αξιολογήθηκαν, η θεραπεία αρσενικών επίμυων με μιγαλαστάτη συσχετίστηκε με παροδική και πλήρως αναστρέψιμη στειρότητα. Πλήρης αναστροφή 
επήλθε 4 εβδομάδες μετά τη διακοπή του δοσολογικού σχήματος. Παρόμοια αποτελέσματα παρατηρήθηκαν στο προκλινικό στάδιο, κατόπιν θεραπείας με άλλα ιμινο-σάκχαρα. Η μιγαλαστάτη 
δεν επηρέασε τη γονιμότητα των θηλυκών επίμυων. 4.7 Επιδράσεις στην ικανότητα οδήγησης και χειρισμού μηχανημάτων Το Galafold δεν έχει καμιά ή έχει ασήμαντη επίδραση στην 
ικανότητα οδήγησης και χειρισμού μηχανημάτων. 4.8 Ανεπιθύμητες ενέργειες Περίληψη του προφίλ ασφάλειας Η πιο συχνή ανεπιθύμητη ενέργεια ήταν η κεφαλαλγία, η οποία παρατηρήθηκε 
σε περίπου 10% των ασθενών που έλαβαν Galafold. Κατάλογος ανεπιθύμητων ενεργειών σε μορφή πίνακα Η συχνότητα εμφάνισης ορίζεται ως ακολούθως: πολύ συχνές (≥1/10), συχνές (≥1/100 
και <1/10), όχι συχνές (≥1/1.000 και <1/100), σπάνιες (≥1/10.000 και <1/1.000), πολύ σπάνιες (<1/10.000) και μη γνωστές (δεν μπορούν να εκτιμηθούν με βάση τα διαθέσιμα δεδομένα). Για 
κάθε κατηγορία συχνότητας εμφάνισης, οι ανεπιθύμητες ενέργειες παρατίθενται κατά φθίνουσα συχνότητα εμφάνισης σε κάθε κατηγορία/οργανικό σύστημα.
Πίνακας 1: Ανεπιθύμητες ενέργειες με το Galafold

Κατηγορία/oργανικό σύστημα Πολύ συχνές Συχνές
Ψυχιατρικές διαταραχές Κατάθλιψη
Διαταραχές του νευρικού συστήματος Κεφαλαλγία Παραισθησία, Ζάλη, Υπαισθησία
Διαταραχές του ωτός και του λαβυρίνθου Ίλιγγος
Καρδιακές διαταραχές Αίσθημα παλμών
Διαταραχές του αναπνευστικού συστήματος, του θώρακα και του μεσοθωράκιου Δύσπνοια, Επίσταξη
Διαταραχές του γαστρεντερικού Διάρροια, Ναυτία, Πόνος στην κοιλιά, Δυσκοιλιότητα, Ξηροστομία, Επιτακτική ανάγκη για 

αφόδευση, Δυσπεψία
Διαταραχές του δέρματος και του υποδόριου ιστού Εξάνθημα, Κνησμός
Διαταραχές του μυοσκελετικού συστήματος και του συνδετικού ιστού Μυϊκοί σπασμοί, Μυαλγία, Ραιβόκρανο, Άλγος των άκρων
Διαταραχές των νεφρών και των ουροφόρων οδών Πρωτεϊνουρία
Γενικές διαταραχές και καταστάσεις της οδού χορήγησης Κόπωση, Άλγος
Παρακλινικές εξετάσεις Αυξημένη κρεατινοφωσφοκινάση αίματος, Αύξηση βάρους

Εφηβικός πληθυσμός Η αξιολόγηση της ασφάλειας σε 21 εφήβους (ηλικίας 12 έως <18 ετών και με βάρος ≥ 45 kg) βασίζεται σε δεδομένα ασφάλειας 1 έτους από τη δοκιμή ανοικτής επισήμανσης 
AT1001-020 κατά την οποία οι ασθενείς έλαβαν το ίδιο δοσολογικό σχήμα με αυτό των ενηλίκων. Δεν παρατηρήθηκαν ειδικές για την ηλικία διαφορές στις ανεπιθύμητες ενέργειες μεταξύ εφήβων 
και ενήλικων ασθενών. Η συχνότητα, ο τύπος και η βαρύτητα των ανεπιθύμητων ενεργειών στους εφήβους αναμένεται να είναι ίδια με των ενηλίκων βάσει των δεδομένων αυτών. Αναφορά πιθα-
νολογούμενων ανεπιθύμητων ενεργειών Η αναφορά πιθανολογούμενων ανεπιθύμητων ενεργειών μετά τη χορήγηση άδειας κυκλοφορίας του φαρμακευτικού προϊόντος είναι σημαντική. Επιτρέπει 
τη συνεχή παρακολούθηση της σχέσης οφέλους-κινδύνου του φαρμακευτικού προϊόντος. Ζητείται από τους επαγγελματίες υγείας να αναφέρουν οποιεσδήποτε πιθανολογούμενες ανεπιθύμητες 
ενέργειες μέσω του εθνικού συστήματος αναφοράς: Ελλάδα Εθνικός Οργανισμός Φαρμάκων, Μεσογείων 284, GR-15562 Χολαργός, Αθήνα, Τηλ: + 30 21 32040380/337, Φαξ: + 30 21 06549585, 
Ιστότοπος: http://www.eof.gr Κύπρος Φαρμακευτικές Υπηρεσίες, Υπουργείο Υγείας, CY-1475 Λευκωσία, Τηλ: +357 22608607, Φαξ: + 357 22608669, Ιστότοπος: www.moh.gov.cy/phs 4.9 
Υπερδοσολογία Σε περίπτωση υπερδοσολογίας, συνιστάται η προσφυγή σε υπηρεσίες γενικής ιατρικής περίθαλψης. Η συχνότερες ανεπιθύμητες ενέργειες με το Galafold ήταν κεφαλαλγία 
και ζάλη και αναφέρθηκαν σε δόσεις άνω των 1.250 mg και 2000 mg, αντιστοίχως. 7. ΚΑΤΟΧΟΣ ΤΗΣ ΑΔΕΙΑΣ ΚΥΚΛΟΦΟΡΙΑΣ Amicus Therapeutics Europe Limited, Block 1, Blanchardstown 
Corporate Park, Ballycoolin Road, Blanchardstown, Dublin, D15 AKK1, Ιρλανδία, Τηλ.: +353 (0) 1 588 0836, Φαξ: +353 (0) 1 588 6851, e-mail: info@amicusrx.co.uk 8. ΑΡΙΘΜΟΣ(ΟΙ) ΑΔΕΙΑΣ 
ΚΥΚΛΟΦΟΡΙΑΣ EU/1/15/1082/001 9. ΗΜΕΡΟΜΗΝΙΑ ΠΡΩΤΗΣ ΕΓΚΡΙΣΗΣ/ΑΝΑΝΕΩΣΗΣ ΤΗΣ ΑΔΕΙΑΣ Ημερομηνία πρώτης έγκρισης: 26 Μαΐου 2016, Ημερομηνία τελευταίας ανανέωσης: 
11 Φεβρουαρίου 2021 10. ΗΜΕΡΟΜΗΝΙΑ ΑΝΑΘΕΩΡΗΣΗΣ ΤΟΥ ΚΕΙΜΕΝΟΥ 05/2022 Λεπτομερείς πληροφορίες για το παρόν φαρμακευτικό προϊόν είναι διαθέσιμες στον δικτυακό τόπο του 
Ευρωπαϊκού Οργανισμού Φαρμάκων http://www.ema.europa.eu. TΡΟΠΟΣ ΔΙΑΘΕΣΗΣ: Περιορισμένη ιατρική συνταγή από ειδικό ιατρό και παρακολούθηση κατά τη διάρκεια της αγωγής.



Λ. Κηφισίας 274, 15232 Χαλάνδρι, Αθήνα
Τηλ.: 210 8771500, Fax: 210 6891918
e-mail: info@genesispharma.com
www.genesispharma.com

Consider how Galafold® may help

Keep Your Fabry Patients

MOVING
FORWARD

Από του στόµατος χορήγηση, πολυσυστηµατική επίδραση1-5

1.  Περίληψη Χαρακτηριστικών Προϊόντος Galafold®, 2. Hughes DA, et al. J Med 
Genet. 2017;54(4):288-296

3. Feldt-Rasmussen U, et al. Molecular Genetics and Metabolism, 2020;131:219-228
4.  Germain DP, et al. N Engl J Med. 2016;375(6):545- 555, 5. Riccio E, et al. European 

Journal of Human Genetics, https://doi.org/10.1038/s41431-020-0677-x12.

Για συνταγογραφικές πληροφορίες ανατρέξτε στην σελίδα
Περαιτέρω πληροφορίες διατίθενται από τη Γένεσις Φάρμα Α.Ε.  
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Ένδειξη1 
Το Galafold® ενδείκνυται για τη μακροχρόνια θεραπεία 
ενηλίκων και εφήβων ηλικίας 12 ετών και άνω με 
επιβεβαιωμένη διάγνωση της νόσου Fabry (ανεπάρκεια 
α-γαλακτοσιδάσης Α) με μετάλλαξη επιδεκτική θεραπείας.

Βοηθήστε να γίνουν τα φάρμακα πιο ασφαλή και
Αναφέρετε

ΟΛΕΣ τις ανεπιθύμητες ενέργειες για
ΟΛΑ τα φάρμακα

Συμπληρώνοντας την “ΚΙΤΡΙΝΗ ΚΑΡΤΑ”

ΤΙΜΗ Ενδεικτική (Ν.Τ.): GALAFOLD CAPS 123MG/CAP BTx14 (PVC/PCTFE/PVC/Al Blister): 12.904,9€
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