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La elosulfasa alfa es un tratamiento enzimatico sustitutivo para la enfermedad de
Morquio tipo A (MPS IV A). Desde un punto de vista farmacolégico, es una forma
recombinante de la enzima humana nacetilgalactosamina-6-sulfatasa que llega
hasta los lisosomas para ejercer su funcion: degradar glicosaminoglicanos, como
M el condroitin sulfato y queratan sulfato, evitando su acimulo celular.
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USO CLINICO

Esta indicada para el tratamiento de la mucopolisacaridosis tipo IV A (Morquio tipo A) en pacientes de
todas las edades. Debido a la prevalencia de la enfermedad, ha sido designado medicamento
huérfano por la Agencia Europea de Medicamentos (A).

DOSIS Y PAUTAS DE ADMINISTRACION

Dosis:

2 mg/kg de peso corporal administrados una vez a la semana en perfusion intravenosa. El volumen
total de la perfusién se debe administrar durante aproximadamente 4 horas.

Poblacién pediatrica: es importante iniciar el tratamiento lo antes posible. Podria iniciarse el
tratamiento de nifios pequefios de <5 afios, si bien esta poblacién no se incluyé en el estudio
fundamental. La posologia en la poblacién pediatrica es la misma que en los adultos.

Debido al potencial de reacciones de hipersensibilidad con elosulfasa alfa, los pacientes deben recibir
antihistaminicos con o sin antitérmicos entre 30 y 60 minutos antes de comenzar la perfusion.

Via y pauta de administracion:
Unicamente para perfusion intravenosa.
Preparacion:

Debe diluirse con una solucién de cloruro sédico 9 mg/ml (0,9 %) para perfusidn mediante una técnica
aséptica. La solucién diluida se administra a los pacientes con un equipo de perfusién. Puede
utilizarse un equipo de perfusién equipado con un filtro en linea de 0,2 um.

Preparacion de la dilucion: el nimero de viales por diluir en funcién del peso del paciente y de la dosis
recomendada de 2 mg/kg se determina mediante el uso del siguiente calculo:

Peso del paciente (kg) multiplicado por 2 (mg/kg) = dosis del paciente.

Dosis del paciente (mg) dividida por 1 (mg/ml de concentrado de elosulfasa alfa) = nimero total de
ml de elosulfasa alfa.
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Cantidad total (ml) de elosulfasa alfa dividida por 5 ml por vial = nimero total de viales.
No calentar los viales ni colocarlos en el microondas. No agitar los viales.

Debe obtenerse una bolsa de perfusiéon que contenga solucién de cloruro sédico 9 mg/ml (0,9%) para
administracién intravenosa. El volumen total de la perfusidn se determina segun el peso corporal del
paciente.

* Los pacientes que pesen <25 kg deben recibir un volumen total de 100 ml.
e Los pacientes que pesen =25 kg deben recibir un volumen total de 250 ml.

Se extraerd y desechara un volumen de la solucién de cloruro sédico 9 mg/ml (0,9 %) para perfusién
de la bolsa de perfusién equivalente al volumen de concentrado de elosulfasa alfa que se afiadira.

Se extrae lentamente el volumen calculado de elosulfasa alfa con precaucién para evitar la agitacion
excesiva. Y se afade elosulfasa alfa lentamente a la bolsa de perfusién con cuidado para evitar la
agitacién.

La bolsa de perfusidn se gira suavemente para asegurar la distribucidon adecuada. No agitar la
solucidn. 9. La solucion diluida se administra mediante un equipo de perfusién y se puede usar un
filtro en linea de 0,2 um.

CONTRAINDICACIONES

« Hipersensibilidad potencialmente mortal (reaccién anafilactica) al principio activo o a alguno de
los excipientes.

» Los pacientes con problemas hereditarios raros de intolerancia a la fructosa no deben tomar
este medicamento.

PRECAUCIONES

e Anafilaxia y reacciones alérgicas graves. Se han notificado casos de anafilaxia y
reacciones alérgicas graves en estudios clinicos. Por lo tanto, se debe disponer siempre de la
asistencia médica correspondiente cuando se administra elosulfasa alfa. Si se presentan estas
reacciones, interrumpir inmediatamente la perfusién e iniciar el tratamiento médico
correspondiente segln los estandares médicos actuales para el tratamiento de emergencia de
una anafilaxia. Debe procederse con precaucion al reanudar la administracion a los pacientes
que han presentado reacciones alérgicas durante la perfusion.

» Reacciones a la perfusion. Las reacciones a la perfusion (RI) fueron las reacciones adversas
que se observaron con mayor frecuencia en ensayos clinicos. Las Rl pueden incluir reacciones
alérgicas. Los pacientes deben recibir antihistaminicos con o sin antipiréticos antes de la
perfusion. El manejo de las Rl debe basarse en la gravedad de la reaccidén e incluir la
ralentizacion o interrupcion temporal de la perfusion y/o administracion de antihistaminicos,
antipiréticos o corticoesteroides adicionales. Si se presentan Rl graves, interrumpir
inmediatamente la perfusién e iniciar el tratamiento correspondiente. El médico encargado del
tratamiento debe proceder con precaucién y atenta supervision al reanudar la administracién
después de una reaccién grave.

e Compresion medular/espinal. En ensayos clinicos, se observé compresion medular/espinal
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(CME) tanto en los pacientes que recibian elosulfasa alfa como en los pacientes que recibian
placebo. Se debe supervisar a los pacientes para detectar signos y sintomas de compresion
medular (dolor de espalda, paralisis de las extremidades debajo del nivel de compresion,
incontinencia urinaria y fecal) y deben recibir la atencién clinica correspondiente.

¢ Dieta sin sodio. Este medicamento contiene 8 mg de sodio por vial y se administra en una
solucién de cloruro sédico 9 mg/ml (0,9 %) para perfusion. Esto debe tenerse en cuenta para
pacientes con una dieta con control de sodio.

EFECTOS SECUNDARIOS

* Los efectos secundarios observados con mas frecuencia fueron fiebre, vémitos, dolor de
cabeza, nauseas, dolor abdominal, escalofrios y cansancio.

« El tratamiento puede dar lugar a reacciones serias y graves, incluso reacciones alérgicas
potencialmente mortales (anafilaxia), urticaria, hinchazdn, tos, falta de aire y rubor. La
anafilaxia puede producirse durante cualquier infusién y hasta 3 horas después; ademas, se
han observado reacciones de hipersensibilidad en apenas 30 minutos después de comenzar la
infusidon y hasta 6 dias después.

INTERACCIONES FARMACOLOGICAS

 La dacarbazina se metaboliza a través del citocromo P450 (CYP1A1, CYP1A2 y CYP2E1). Debe
de tenerse en cuenta en caso de administracion concomitante de otros medicamentos
metabolizados por las mismas enzimas hepaticas.

 Su uso concomitante esta contraindicado con tacrolimus, pimecrolimus, natalizaumb, clozapina,
BCG y vacunas vivas.

e En caso de un tratamiento previo o concomitante con efectos adversos sobre la médula dsea
(particularmente agentes citostaticos, irradiacion), pueden darse interacciones mielotoxicas.

e Puede aumentar los efectos del metoxipsoraleno debido a la fotosensibilizacién.

DATOS FARMACEUTICOS

Excipientes: acetato de sodio trihidrato, monohidrato de fosfato monosédico, hidrocloruro de
arginina, sorbitol, Polisorbato 20, agua para preparaciones inyectables.

Estabilidad: desde el punto de vista de la seguridad microbioldgica, la solucién diluida debe
utilizarse inmediatamente. Si no se utiliza inmediatamente, los tiempos y las condiciones de
conservacion en uso son responsabilidad del usuario, y normalmente no deben exceder las 24 horas a
2-8 °C, seguidas de hasta 24 horas a 23-27 °C durante la administracion.

Conservacion: conservar en nevera (2-8 °C). No congelar. Conservar en el embalaje original para
protegerlo de la luz.

Incompatibilidades: no debe mezclarse con otros, excepto con los utilizados para su dilucién.

Presentaciones comerciales: las presentaciones disponibles en Espafa pueden consultarse online
en el Centro de Informacidén de Medicamentos de la AEMPS (CIMA), http://www.aemps.gob.es/cima, y
en https://www.aeped.es/comite-medicamentos/pediamecum en el enlace “Presentaciones”
correspondiente a cada ficha.
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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 Asociacion 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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