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La agalsidasa beta es una forma recombinante de la alfa-galactosidasa A
humana obtenida en células de ovario de hamster chino mediante tecnologia

de ADN recombinante. Esta enzima sustituye la actividad de la beta-
CM galactosidasa enddgena, disminuida o eliminada en pacientes con enfermedad

Comité de de Fabry.
Medicamentos y

USO CLIiNICO

Terapia de sustitucion enzimatica a largo plazo en pacientes con diagnéstico confirmado de
enfermedad de Fabry (déficit de alfa-galactosidasa A) en adolescentes y nifos de 8 anos o
mayores (A).

DOSIS Y PAUTAS DE ADMINISTRACION

1 mg/kg ¢/2 semanas por perfusién intravenosa.
No se ha establecido todavia la seguridad y eficacia en nifios de 0 a 7 aiios.

e En nifos de 0 a 4 anos: no se dispone de datos.
e En nifos de 5 a 7 anos de edad los datos son limitados; se han utilizado dosis de 0,5 mg/kg c/2
semanas o0 1 mg/kg c/4 semanas.

Ajuste de dosis para toxicidad: para pacientes con anticuerpos IgE o test de sensibilidad cutanea
positivo: 0,5 mg/kg c/2 semanas a una velocidad de perfusién maxima de 0,01 mg/minuto; se puede
ir aumentando hasta 1 mg/kg c¢/2 semanas, segun tolerancia.

Administracion:

* Via intravenosa a una velocidad inicial que no debe exceder de 0,25 mg/min (15 mg/h) para
reducir la posibilidad de reacciones asociadas con la perfusién. Una vez que se haya
determinado la tolerancia del paciente, la velocidad de perfusion puede aumentarse
gradualmente en las perfusiones posteriores.

* Para la administracion de la solucién diluida, se recomienda usar un filtro en linea de 0,2 micras
con baja unién a las proteinas plasmaticas para eliminar cualquier particula proteica, lo cual no
producird ninguna pérdida de actividad de la agalsidasa beta.

* Se recomienda el tratamiento previo con acetaminofén y un antihistaminico para reducir los
efectos secundarios relacionados con la infusion.

CONTRAINDICACIONES

Hipersensibilidad potencialmente mortal (reaccidn anafilactica) al principio activo o alguno de los
siguientes excipientes: manitol, fosfato sédico monobdasico monohidratado y fosfato sédico dibasico
heptahidratado.
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PRECAUCIONES

¢ Inmunogenicidad: puesto que la agalsidasa beta es una proteina recombinante, se espera el
desarrollo de anticuerpos IgG en pacientes con poca o ninguna actividad enzimatica residual.

» Reacciones asociadas a la perfusion: los pacientes con anticuerpos a la r-haGAL tienen mas
posibilidades de experimentar reacciones asociadas con la perfusién (RAP). El estado de los
anticuerpos se debe controlar con regularidad.

¢ Hipersensibilidad.

e Enfermedad renal avanzada: el efecto renal del tratamiento puede ser limitado en pacientes
con enfermedad renal avanzada.

EFECTOS SECUNDARIOS

Se describen solo las frecuentes (1-10%), muy frecuentes (>10%), para el resto, consultar la ficha
técnica.

» Nasofaringitis, rinitis.

 Trastornos del sistema inmunoldgico: cefalea, parestesia, mareos, somnolencia, hipoestesia,
ardor, letargo, sincope.

 Trastornos oculares: aumento de la lacrimacion.

 Trastornos del oido y del laberinto: acufenos, vértigo.

e Trastornos cardiacos: taquicardia, bradicardia, palpitaciones.

 Trastornos vasculares: rubefaccion, hipertension, palidez, hipotensidn, sofocos.

 Trastornos respiratorios, toracicos y mediastinicos: disnea, congestidn nasal, opresion en la
garganta, sibilancia, tos, disnea exacerbada.

» Trastornos gastrointestinales: nauseas, vomitos, dolor abdominal, molestias abdominales,
hipoestesia oral, diarrea.

 Trastornos de la piel y del tejido subcutaneo: prurito, urticaria, rash, eritema, prurito
generalizado, edema angioneurdéticos, tumefaccion facial, rash maculopapular.

 Trastornos musculoesqueléticos y del tejido conjuntivo: dolor en las extremidades, mialgia,
dolor de espalda, espasmos musculares, artralgia, opresién muscular, rigidez
musculoesquelética.

 Trastornos generales y alteraciones en el lugar de administracién: escalofrios, pirexia,
sensacion de frio, fatiga, molestias toracicas, sensacién de calor, dolor, astenia, edema facial.

» Reacciones asociadas a la perfusién. Para controlar las reacciones asociadas a la perfusion se
puede reducir la velocidad de perfusidn y la administracion de antiinflamatorios no esteroideos
(AINE), antihistaminicos o corticosteroides.

INTERACCIONES FARMACOLOGICAS

¢ No se han realizado estudios de interacciones ni de metabolismo in vitro. Dado su metabolismo,
es improbable que con la agalsidasa beta se den interacciones medicamentosas mediadas por
el citocromo P450.

* No se debe administrar con cloroquina, amiodarona o gentamicina, debido al riesgo tedrico de
inhibicidn de la actividad intracelular de a -galactosidasa A.
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DATOS FARMACEUTICOS

Excipientes (pueden ser diferentes seglin presentacién comercial; consultar ficha técnica
especifica): manitol y fosfato sddico monobdsico monohidratado y dibasico heptahidratado.

Condiciones de conservacion: conservar entre 2-8 °C.

Presentaciones comerciales: las presentaciones disponibles en Espafia* pueden consultarse online
en el Centro de Informacién de Medicamentos de la AEMPS (CIMA), http://www.aemps.gob.es/cima

* Por falta de disponibilidad en ocasiones se emplea un medicamento no disponible en nuestro pais
(Synacthen®) y que se tramita por la via de los medicamentos extranjero.
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La informacion disponible en cada una de las fichas del Pediamécum ha sido revisada por
el Comité de Medicamentos de la Asociacidon Espanola de Pediatria y se sustenta en la
bibliografia citada. Estas fichas no deben sustituir en ningtn caso a las aprobadas para
cada medicamento por la Agencia Espanola del Medicamento y Productos Sanitarios
(AEMPS) o la Agencia Europea del Medicamento (EMA).
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