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Para mas informacién sobre este medicamento, puede consultar la Ficha técnica de
Myozyme® disponible en el siguiente enlace:
https://cima.aemps.es/cima/publico/home.html.



1 OBJETIVO DE ESTE DOCUMENTO

El objetivo de este documento es proporcionar orientacion a los profesionales
sanitarios para el tratamiento de los pacientes que reciben Myozyme® (alglucosidasa
alfa) en el domicilio proporcionando informacidon sobre los riesgos de «errores de
medicacién en el entorno de la perfusion domiciliaria» y «reacciones asociadas a la
perfusion, incluidas las reacciones de hipersensibilidad y anafilacticas con o sin

desarrollo de anticuerpos IgG e IgE», asi como informacién sobre cdmo minimizarlos.

La decisién de transferir la perfusion de este producto al entorno domiciliario del
paciente es del profesional sanitario prescriptor del tratamiento, teniendo en cuenta
las preferencias del paciente o el cuidador, asi como su estado médico. Asimismo, el

paciente en cuestién debera cumplir una serie de requisitos especificos.

La perfusién domiciliaria tendra lugar bajo la responsabilidad del profesional sanitario
prescriptor del tratamiento. La distribucién de la Guia para pacientes/cuidadores, se
deberd realizar en caso de que un paciente sea elegible para recibir esta terapia en

su domicilio.

Es responsabilidad del profesional prescriptor garantizar una administracion segura,
para minimizar la posibilidad de errores de medicaciéon en el marco de la perfusiéon
domiciliaria, asi como de reacciones asociadas a la perfusiéon (RAP), en particular las
reacciones de hipersensibilidad. El profesional deberd, por tanto, comprobarlo vy

documentarlo.

Los procesos aqui presentados sirven como orientaciéon general, pero estan sujetos a

la practica médica local y a las normas y reglamentos nacionales.

Para mas informacion sobre este medicamento, puede consultar la Ficha técnica de
Myozyme® disponible en el siguiente enlace:

https://cima.aemps.es/cima/publico/home.html.



2 INFORMACION PARA PROFESIONALES  SANITARIOS
PRESCRIPTORES DE MYOZYME® Y PARA PROFESIONALES
SANITARIOS QUE ADMINISTRAN MYOZYME®

2.1 REQUISITOS Y ORGANIZACION DE LA PERFUSION DOMICILIARIA

Antes de hacer cualquier gestion para organizar la perfusiéon domiciliaria de Myozyme®,
el profesional sanitario prescriptor del tratamiento debe tener en cuenta las siguientes

consideraciones:

e Se debe realizar una evaluacién médica completa del paciente y su patologia
para determinar si se encuentra estable y en condiciones de recibir el

medicamento de forma domiciliaria.

e Tendra en cuenta las comorbilidades subyacentes y la capacidad del paciente
para cumplir los requisitos al evaluar su elegibilidad para recibir perfusiones

domiciliarias.

e El paciente no debe verse afectado por un estado avanzado de la enfermedad
que le ponga en mayor riesgo de complicaciones que requieran medidas de

reanimacidon médica avanzadas solo disponibles en un entorno hospitalario.

e El paciente ha tolerado bien la perfusion en un entorno hospitalario o
ambulatorio y no tiene antecedentes de RAP de moderadas a severas durante

algunos meses.

Una vez que el paciente haya sido considerado elegible para la perfusién domiciliaria
segun los criterios principales indicados anteriormente, se debe considerar un conjunto
de requisitos para garantizar que las perfusiones del farmaco puedan administrar de

forma segura, eficiente y fiable.

En principio, las instrucciones iniciales y la formacidén del profesional sanitario
encargado de la perfusidon se proporcionaran de acuerdo con la reglamentacion local,

y las proporcionara el centro sanitario o el profesional sanitario pertinente.

2.2 DISPOSICION DEL PACIENTE

A continuacion, se presentan los puntos que prueban la correcta disposicion del paciente
que debe ser evaluada por parte del PS prescriptor al momento de indicar la terapia

domiciliaria:



e E| paciente o el/los cuidador(es) han sido informados sobre el tratamiento, los
riesgos asociados y la provision de asistencia médica en el domicilio, como

reacciones de hipersensibilidad y errores de medicacién.

e El paciente o el/los cuidador(es) han aceptado la administracién de la terapia

domiciliaria.

e E| paciente o el/los cuidador(es) conocen la enfermedad y pueden reconocer
acontecimientos adversos como reacciones de hipersensibilidad y errores de
medicacién en el contexto de la perfusién domiciliaria, y conocen el procedimiento

que se debe seguir en caso de que se produzcan.

e El entorno doméstico debe ser propicio, incluido un entorno limpio con electricidad,
agua, acceso telefénico, refrigeracion y espacio fisico para permitir el

almacenamiento de Myozyme® y otros suministros para la perfusion.

e El paciente/cuidador debe saber que la perfusiéon debe administrarse siempre en
presencia de un profesional sanitario experimentado, es decir, el profesional
sanitario encargado de la infusién debe recibir formacién adecuada sobre cémo

actuar en caso de reaccién asociada a la perfusion (RAP).

e El paciente debe ser capaz fisica y mentalmente de recibir las perfusiones en el

domicilio.

e E| paciente tiene acceso venoso o un dispositivo de acceso venoso central que

permite una perfusién adecuada.

e El paciente debe cumplir con la monitorizacién peridédica de la enfermedad seguln lo

requiera el profesional sanitario prescriptor del tratamiento.

e El paciente debe recibir la guia para el paciente/cuidador, que incluye informacion
sobre los signos y sintomas de las RAP y las medidas recomendadas para el
tratamiento. El paciente/cuidador debe completar este Diario, conservarla en su
domicilio y mostrarsela al profesional sanitario responsable del tratamiento durante

las visitas de seguimiento periddicas.

2.3 PROFESIONALES SANITARIOS PRESCRIPTORES DE MYOZYME®

El profesional sanitario prescriptor del tratamiento es responsable del inicio de todas las

acciones administrativas necesarias que permitirdn que las otras partes implicadas



(paciente o cuidador(es), profesional sanitario encargado de la perfusion, farmacia)

continlen. Es también su responsabilidad garantizar una administracién segura al paciente

con el fin de evitar riesgos de errores de medicacion en el contexto de la perfusién

domiciliaria y mitigar el riesgo de RAP, en particular las reacciones de hipersensibilidad.

Informara al paciente o cuidador(es) sobre la enfermedad, el tratamiento y el
procedimiento de perfusidon domiciliaria. A su vez, evaluara la Disposicién del

paciente.

Determinara la velocidad de perfusion y la dosis. La velocidad de perfusion de
Myozyme® tolerada por el paciente anteriormente en el centro médico
correspondiente no se cambiard, a menos que sea necesario debido a

consideraciones de seguridad.

Recetara el medicamento, asi como todo el equipo necesario para la administraciéon

del mismo.

Determinara la necesidad de administrar tratamiento previo a la perfusién, asi como
todos los detalles (lugar, medicamentos, prescripciones). Este tratamiento no debe
alterarse en el entorno domiciliario, a menos que esté médicamente justificado

segun su criterio.

Prescribirda de manera especifica por paciente, el tratamiento de urgencia en caso
de RAP. El profesional sanitario encargado de la perfusion debe recibir instrucciones
(p. €j., en un diario de registro o equivalente) y un plan de urgencia documentado
antes de organizar la perfusion domiciliaria. Ademas, el equipo de reanimacion
cardiopulmonar debe estar facilmente disponible durante la perfusion. El profesional
sanitario prescriptor del tratamiento debe asegurarse de que se disponga de una
linea de comunicacion rapida y fiable para el profesional sanitario encargado de la
perfusion para acelerar una respuesta de urgencia en caso de que se requiera

atencién médica inmediata.

Monitorizara periédicamente y de forma adecuada las perfusiones.

Después de que el paciente experimente reacciones adversas, es posible que las
perfusiones posteriores tengan que realizarse en un hospital o en un entorno
adecuado de atencidén ambulatoria hasta que no se produzca dicha reaccion adversa
y el profesional sanitario responsable del tratamiento determine que es aceptable

volver a las perfusiones domiciliarias.



3.1

INFORMACION PARA PROFESIONALES SANITARIOS QUE
ADMINISTRAN MYOZYME®

PROFESIONALES SANITARIOS QUE ADMINISTRAN MYOZYME®

El profesional sanitario encargado de la perfusion tendra una funcién de
coordinacion con el profesional sanitario prescriptor del tratamiento y el paciente o
cuidador(es) en la organizacion del tratamiento. Debera estar cualificado para
administrar perfusiones intravenosas y haber recibido la formacion adecuada sobre
la enfermedad de Pompe y la administracion de Myozyme®. Ademas, contara con

formacion para reconocer y tratar las RAP que puedan ocurrir.

Antes de la perfusion, evaluara al paciente para comprobar su estado general y
detectar cualquier afeccion que pudiera interferir en la perfusién. Cualquier
anomalia debe anotarse en el diario. Si el paciente tiene alguna enfermedad aguda,

se debe consultar al profesional prescriptor antes de continuar con la perfusién.

Debera seguir estrictamente el procedimiento de preparacion y administracion de
Myozyme® y controlar la perfusion, segun lo indicado por el profesional prescriptor.
Verificara la presencia de la premedicacion prescrita, la medicacidon de urgencia y el
equipo. A su vez, controlara al paciente un tiempo especificado después de la

misma, dependiendo de la tolerancia del paciente antes de comenzarla.

No cambiard la dosis del medicamento y el protocolo de perfusion (velocidad,
duraciéon y pasos de la perfusién) indicado por el profesional prescriptor, a menos

que sea necesario por consideraciones de seguridad.

Documentara cada perfusion del tratamiento en un libro de registro o equivalente y

lo compartirad con el profesional prescriptor de forma peridédica segun lo acordado.

En caso de aparicion de un acontecimiento adverso, como reacciones de
hipersensibilidad, errores de medicacion en el entorno de la perfusion domiciliaria o
RAP, durante o después de la misma, debera seguir las medidas de urgencia
especificas del paciente proporcionadas por el profesional prescriptor. Esto puede

incluir la interrupcion temporal o la suspensién de la perfusion.

En caso de acontecimientos adversos, se pondra en contacto de inmediato con el
profesional prescriptor o llamara al nimero nacional de urgencias. Asimismo, lo

documentara en el Diario del paciente.



3.2 ADMINISTRACION DE MYOZYME

Las instrucciones de uso relacionadas con la reconstitucion, dilucién y administracion se
pueden encontrar en la Ficha Técnica (FT) de Myozyme®. En esta seccidn se proporciona

una descripcién detallada.

3.2.1 Prescripcién

El profesional sanitario prescriptor del tratamiento determinara:

la dosis de Myozyme®. Dado que este se receta en una dosis dependiente del peso
corporal, es importante monitorizar el peso del paciente regularmente para
garantizar la administracidon correcta del medicamento. El profesional sanitario
prescriptor del tratamiento determina como proceder en caso de cambios en el peso

corporal

Calculo de Dosis:
Peso del paciente (kg) x Dosis (mg/kg) = Dosis del paciente (en mg)

Dosis del paciente (en mg) + 50 mg/vial = nUmero de viales a reconstituir (Si
el resultado es decimal, redondear hacia arriba)

Ejemplos:

1. Enfermedad de Pompe de inicio en la infancia: Peso del paciente (16 kg) x Dosis
(20 mg/kg) = Dosis del paciente (320 mg)
Dosis del paciente (320 mg) + 50 mg/vial = 6,4 viales, es decir, se deben
reconstituir 7 viales

2. Enfermedad de Pompe de inicio tardio: Peso del paciente (68 kg) x Dosis (20
mg/kg) = Dosis del paciente (1360 mg)
Dosis del paciente (1360 mg) + 50 mg/vial = 27,2 viales, es decir, se deben
reconstituir 28 viales

- el volumen reconstituido necesario,

- el volumen de perfusién. Para mitigar el riesgo de errores de medicacion en el
entorno de la perfusion domiciliaria, la determinaciéon correcta del volumen de

perfusion es de gran importancia y debe definirla el profesional prescriptor.



- la velocidad de perfusion,

- Asi como la necesidad de medicaciéon previa y la que se requiera en caso de

urgencia.

Debe documentarse cualquier cambio en la prescripcion (dosis o velocidad de perfusion),
por parte del profesional sanitarios responsable de este tratamiento, que es el Unico que

podra realizar estas modificaciones en el tratamiento.

3.2.2 Productos de farmaciay equipo de perfusion

Todo el equipo de perfusiéon y de farmacia necesarios se proporcionaran de acuerdo con

las disposiciones y reglamentos locales.

3.2.3 Suministros

El profesional sanitario prescriptor del tratamiento proporcionard la medicacién y los
siguientes suministros al profesional sanitario encargado de la perfusioén con la prescripcion

adecuada.

¢ Viales con Myozyme® y polvo para concentrado para solucion para perfusion (50 mg
por vial), que deben almacenarse en un frigorifico limpio a una temperatura de
entre +2 °C y +8 °C (tenga en cuenta el nimero de viales necesarios en funcion

del peso corporal del paciente).

e Agua estéril para preparaciones inyectables para reconstituir Myozyme® (10,3 ml

por vial).
e Solucion de NaCl al 0,9 % para administracion intravenosa.
e Solucion de NaCl al 0,9 % para enjuagar la via de perfusion.
e Clorhexidina al 0,5 % en alcohol al 70 % (solucidn antiséptica).

e NuUmero adecuado de jeringuillas de 10 ml, 20 ml y 50 ml en funcién de la dosis de

Myozyme®.
e Agujas hipodérmicas estériles (calibre 20G o 21G), calcllese 2 agujas por 4 viales.

e Filtro en linea de 0,2 ym con baja unién a proteinas.



e Suministros para la instalacion de una via venosa periférica o una via venosa central

de acuerdo con las directrices locales.

e Suministros necesarios para la perfusion intravenosa de acuerdo con las directrices
locales y el material necesario para cumplir con las condiciones higiénicas y
asépticas, asi como las normas de eliminacién de residuos de acuerdo con las

directrices locales.

e Medicacién previa al tratamiento de perfusion (si procede).

e Medicacion de urgencia.

3.2.4 Preparacion

Antes de comenzar la preparacion de Myozyme®, el profesional sanitario encargado de la
perfusion debe evaluar el estado médico del paciente, incluidas las constantes vitales y los
signos de fiebre o infeccién. Los pacientes con una enfermedad subyacente aguda, incluida
una infeccion respiratoria que pueda provocar dificultad respiratoria en el momento de la
infusion parecen tener un mayor riesgo de RAP. En tales casos, la perfusion no debe
realizarse y el tratamiento debe reanudarse cuando el paciente se haya recuperado por

completo, a criterio del profesional prescriptor.

Antes de la reconstitucion, también se recomienda instalar la via venosa (catéter venoso
periférico) o conectar la via venosa central del paciente, de acuerdo con los protocolos
locales, para garantizar que el farmaco pueda administrar inmediatamente después de su

reconstitucion.

e El profesional sanitario encargado de la perfusion debe asegurarse de que los viales
alcanzan la temperatura ambiente antes de preparar la solucion, que se puede
realizar mientras se coloca la via intravenosa. Los viales deben retirarse del
frigorifico y dejarse a un lado durante, aproximadamente, 30 minutos para que

alcancen la temperatura ambiente.
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e Compruebe que el nimero de viales es el adecuado. El niumero de viales se
determinara en funcion del peso del paciente a tratar y la dosis recomendada de 20

mg/kg. El nUmero calculado de viales debe redondearse hacia arriba.

e Compruebe si los viales presentan discromia, particulas extrafias y fecha de
caducidad. No utilice los viales después de la fecha de caducidad indicada en la

etiqueta.
3.2.5 Reconstitucion
Tenga en cuenta que durante la reconstitucion debe utilizarse una técnica aséptica.
e Retire el tapdn a presién del vial de Myozyme®.
e Desinfecte el tapén de goma del vial con clorhexidina y deje que se seque al aire.
e Abra el agua para inyectables estéril.
e Extraiga la cantidad necesaria (ml) de agua estéril en la jeringa.

o Cada vial debe reconstituirse inyectando lentamente 10,3 ml de agua para

soluciones inyectables en cada vial. Cada vial producird 50 mg/10 ml
(5 mg/ml).

e Evite el impacto enérgico del agua sobre el polvo y la espuma. Esto se realiza
afiadiendo lentamente el agua por el interior del vial y no directamente sobre el

polvo liofilizado.

e Los viales deben inclinarse y girarse suavemente para que se disuelva el polvo

liofilizado. No deben invertirse, girarse ni agitarse.

e Pueden aparecer pequefas burbujas después de la mezcla. Deje que la solucion se
asiente durante 10-20 minutos para que desaparezcan las burbujas presentes y

para garantizar que el polvo se reconstituya correctamente.
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e Repita el proceso para todos los viales de Myozyme®,

e Para limitar el riesgo de dafiar el capuchdn, las agujas se pueden cambiar cada

4 viales

e Debe realizarse una inspeccidon visual inmediata en los viales reconstituidos para
detectar particulas en suspension y decoloracién. El concentrado reconstituido debe
aparecer como una soluciéon transparente, de incolora a amarilla palida que puede
contener particulas en forma de finas hebras blancas o fibras transllcidas. Si tras
una inspeccion inmediata se observan particulas extrafias distintas de las descritas

anteriormente, o si la solucidn esta decolorada, no la utilice.

e Se recomienda diluir el principio activo inmediatamente después de la

reconstitucion.

3.2.6 Diluci6n
La solucidon reconstituida debe diluirse en NaCl al 0,9 % en agua hasta una concentracion

final de 0,5 mg/ml a 4 mg/ml. Véase la Tabla para conocer los volimenes de perfusion

correspondientes al peso corporal del paciente.

¢ Desinfecte la tapa/abertura de 1 bolsa de solucién de NaCl al 0,9 % con clorhexidina

y deje que se seque al aire.

e Inserte la aguja en el capuchdn de la bolsa de perfusién y extraiga un volumen de
solucion de NaCl al 0,9 %, equivalente al volumen de la solucién reconstituida de
Myozyme® que se va a anadir. Esto corresponde a 1 ml para 5 mg de Myozyme®

prescrito.

o Por ejemplo, si la dosis prescrita es de 1200 mg para un paciente de 60 kg,
el volumen de Myozyme® que se va a diluir es de 1200 mg/5 mg/ml =
240 ml. Por lo tanto, deben extraerse 240 ml de la bolsa de solucion de NaCl
al 0,9 %.

e Elimine el aire de la bolsa de perfusién.

e Extraiga 10 ml (correspondientes a 50 mg) de cada vial de solucién reconstituida

lentamente en una jeringuilla.

e La solucidn reconstituida debe afiadirse lenta y directamente a la solucion de NaCl
al 0,9 %. Debe evitarse la formacion de espuma o la agitacion de la bolsa de

perfusién. Debe evitarse la introduccion de aire en la bolsa de perfusion.
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3.2.7

o En el ejemplo descrito anteriormente, se afadirdan 240 ml de Myozyme®

reconstituido a la bolsa de perfusion.

Gire hacia abajo o masajee con cuidado la bolsa de perfusion para que se mezcle la

solucion diluida. No debe agitarse.

Proteja la bolsa de perfusion de cualquier calor o vibracién y administre el

tratamiento inmediatamente después de la dilucion.

Se recomienda el uso inmediato tras la dilucién. Sin embargo, se ha demostrado la
estabilidad quimica vy fisica durante el uso durante 24 horas a entre 2 y 8 °C cuando

se almacena bajo proteccién de la luz.

Dosis del paciente (en mg) = 5 mg/mL = nimero de mL de Myozyme © (alglucosidasa
alfa) necesarios para la dosis del paciente

Ejemplo:

Dosis del paciente (320 mg) + 5 mg/mL = 64 mL de Myozyme ® (alglucosidasa alfa)
necesarios para la dosis del paciente

Administracion
Una vez que Myozyme® se haya diluido, conecte el tubo a la bolsa de perfusiéon y

extraiga el aire.

Conecte un filtro con unidn baja a proteinas de 0,2 um en linea a la bolsa de
perfusion. Este paso evita la administracion de particulas introducidas

accidentalmente durante la preparacion.

Cebe la via de perfusion con el producto diluido por gravedad y conecte la via de

perfusion a la via de la vena del paciente.

Antes de iniciar la perfusion, compruebe el pulso, la presion arterial, la frecuencia

respiratoria y la temperatura corporal del paciente.

La velocidad de perfusion inicial no debe ser superior a 1 mg/kg de peso
corporal/hora para minimizar el riesgo de RAP. Si la perfusidon se tolera bien,

incremente la velocidad de perfusién progresivamente (en 2 mg/kg de peso
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corporal/hora) cada 30 minutos hasta una velocidad maxima de 7 mg/kg de peso

corporal/hora (véase la Tabla para obtener mas detalles).

e Una vez finalizada la perfusion, la via intravenosa debe enjuagarse con solucion de
NaCl al 0,9 % a la misma velocidad para eliminar cualquier resto de Myozyme® del
tubo.

o Desconecte la via de perfusion de la via venosa del paciente y retire la aguja.

Descarte cualquier suministro de acuerdo con la reglamentacion local.

e Este farmaco no debe infundirse en la misma via intravenosa con otros

medicamentos.

El profesional sanitario prescriptor del tratamiento determinara la dosis de Myozyme®, la
velocidad de perfusidn y cualquier cambio. El tratamiento no debe alterarse en el entorno
domiciliario, a menos que esté médicamente justificado segun el criterio del profesional
prescriptor. La perfusion y cualquier observacion deben documentarse en un libro de

registro o equivalente.

Tabla 1: Volumenes de perfusion e incremento progresivo de la velocidad de perfusion.

PESO SO PASO 1 PASO 2 PASO 3 PASO 4
CORPORAL DEL PZi:ﬁ;IfN
PACIENTE (kg) - 1 mg/kg/h 3 mg/kg/h 5 mg/kg/h 7 mg/kg/h
1,25-10 50 3mi/h 8 mi/h 13 mi/h 18 mi/h
10,1-20 100 5mi/h 15 mi/h 25 mi/h 35 ml/h
20,1-30 150 8 mi/h 23 mi/h 38 mi/h 53 mi/h
30,1-35 200 10 mi/h 30 ml/h 50 mi/h 70 mi/h
35,1-50 250 13 mi/h 38 mi/h 63 mi/h 88 mi/h
50,1-60 300 15 mi/h 45 mi/h 75 ml/h 105 ml/h
60,1-100 500 25 mi/h 75 ml/h 125 ml/h 175 ml/h
100,1-120 600 30 mi/h 90 mi/h 150 mi/h 210 mi/h

Nota: Los pacientes con una funcién cardiaca o respiratoria deteriorada tienen el riesgo de
una hipervolemia relacionada con la perfusion que puede provocar un deterioro grave de
la afeccion cardiaca o respiratoria hasta el punto de insuficiencia cardiorrespiratoria. El
incremento progresivo de la velocidad de perfusion se realiza cada 30 minutos y solo se

puede considerar en ausencia de reacciones asociadas a la perfusion.
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3.3 REACCIONES ASOCIADAS A LA PERFUSION

3.3.1 Informacion sobre el riesgo

Los acontecimientos adversos notificados con mayor frecuencia son RAP,
independientemente de si la administracion se realiza en el hospital o en otro entorno

adecuado de atencion ambulatoria.

Una RAP se define como cualquier acontecimiento adverso que se produzca durante la
perfusion o durante las horas posteriores a la misma y que se evalle como potencialmente

relacionado causalmente con la administracion de este medicamento.

Las RAP pueden ocurrir en cualquier momento durante o unas pocas horas después de la

perfusion y es mas probable que ocurran a velocidades de perfusion mas altas.

También se han notificado reacciones de hipersensibilidad, incluida la anafilaxia, en

pacientes tratados con Myozyme®.

La Tabla 1 ilustra los signos y sintomas observados de RAP/hipersensibilidad/reacciones

anafilacticas.

15



Tabla 1: Signos y sintomas observados de RAP/hipersensibilidad/reacciones

anafilacticas

Clase de 6rganos y
sistemas

Signo/sintoma¥*

Musculoesquelético

Artralgia
Espasmos musculares
Mialgia

Respiratorio

Apnea

Broncoespasmo
Dificultad respiratoria
Disnea

Edema laringeo

Estridor

Hipoxia

Irritacion de la garganta
Parada respiratoria
Opresion en la garganta

Reduccidon/disminucion de la saturacion de
oxigeno

Sibilancias
Taquipnea
Tos

Cardiovascular

Bradicardia
Cianosis
Hipertension
Hipotension
Palidez
Palpitaciones
Paro cardiaco
Rubor
Taquicardia
Vasoconstriccion

Cutaneo

Ampollas

Discromia transitoria de la piel
Eritema

Erupcién cutanea
Hiperhidrosis
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Clase de 6rganos y
sistemas

Signo/sintoma¥*

Livedo reticular
Prurito
Urticaria

Sistema nervioso

Agitacion

Dolor de cabeza
Dolor

Inquietud
Mareos
Parestesia
Somnolencia
Temblor

Gastrointestinal

Arcadas

Diarrea

Disfagia
Dispepsia

Dolor abdominal
Nauseas
Vomitos

Ocular

Aumento del lagrimeo
Conjuntivitis
Edema periorbitario
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Clase de 6rganos y Signo/sintoma¥*

sistemas
Trastornos generales y | Angioedema
alteraciones en el Astenia
lugar de la

administracion

Edema facial

Edema periférico

Escalofrios

Fatiga

Irritabilidad

Malestar general

Molestias/dolor en el pecho

Pirexia

Reacciones en el lugar de la perfusién

(incluidos dolor, inflamacién, induracion,
extravasacion, eritema, urticaria y prurito)

Sensacion de calor/frio
Sensacion de frio periférico

*Los signos y sintomas se ordenan alfabéticamente y no por
frecuencia.

Se pueden administrar antihistaminicos, antipiréticos o corticoesteroides para
prevenir o reducir las RAP. Sin embargo, aun pueden producirse RAP en los

pacientes después de recibir el tratamiento previo.

Los pacientes con una enfermedad subyacente aguda en el momento de la perfusion
de Myozyme® pueden tener un mayor riesgo de RAP. Los pacientes con enfermedad
de Pompe avanzada pueden tener una funcién cardiaca y respiratoria
comprometida, lo que puede predisponerlos a un mayor riesgo de complicaciones

graves por las reacciones asociadas a la perfusion.

Los pacientes con una funcién cardiaca o respiratoria deteriorada tienen el riesgo
de una hipervolemia relacionada con la perfusidon que puede provocar un deterioro
grave de la afeccidon cardiaca o respiratoria hasta el punto de insuficiencia

cardiorrespiratoria.

Los pacientes deben ser monitorizados después de la perfusién durante un periodo

de tiempo definido por el profesional sanitario prescriptor del tratamiento.
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3.3.2 ACCIONES RECOMENDADAS PARA EL MANEJO DE LAS REACCIONES
ADVERSAS

La mayoria de las RAP y las reacciones de hipersensibilidad notificadas fueron leves o
moderadas y se trataron con practicas clinicas estandar (consulte la FT del medicamento

para obtener mas detalles) [1].

Deben aplicarse las medidas adecuadas para el apoyo y la monitorizacién de urgencias
segun lo determine el profesional sanitario prescriptor del tratamiento de acuerdo con el

plan de urgencia individual del paciente.

Si el paciente experimenta RAP, incluidas reacciones de hipersensibilidad y anafilacticas
durante la perfusién domiciliaria, el proceso de perfusion debe interrumpirse
inmediatamente, pero no eliminarse, y se deben seguir las medidas indicadas en el plan
de urgencia individual basandose en la gravedad de la RAP, es decir, suspension temporal

o completa, e inicio de tratamiento médico adecuado si es necesario.

Véanse la Figura 1 y la Figura 2 para conocer el tratamiento clinico ilustrativo de los

acontecimientos adversos leves/moderados o severos.

Es posible que las perfusiones posteriores tengan que realizarse en un hospital o en un
entorno adecuado de atencion ambulatoria hasta que no se produzca dicha reaccién
adversa y el profesional sanitario responsable del tratamiento determine que es aceptable

volver a las perfusiones domiciliarias.

La dosis y la velocidad de perfusion no deben cambiarse para las perfusiones posteriores

sin consultarlo con el profesional sanitario prescriptor del tratamiento.
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Figura 1: Tratamiento clinico de reacciones leves a moderadas.

REACCION
LEVE/MODERADA
PERFUSION TRATAMIENTO
Detener
temporalmente la
perfusion
/ \ Siga las directrices
locales de su institucion
P —
MEJORA PERSISTE
Algunas opciones de
tratamiento son:
Reanudar la

velocidad de
perfusion a la
mitad de la
velocidad durante
30 min, seguido de
un incremento de
la velocidad de
perfusion del 50 %
durante 15 a
30 minutos.

Esperar, al menos,
30 minutos mas a
que desaparezcan
los sintomas de la
RAP antes de
decidir detener la
perfusion durante
el resto del dia.

l

NO PERSISTE

Incrementar la velocidad de perfusion a la
velocidad a la que se produjeron las RAP y
considerar continuar incrementando la
velocidad de forma progresiva hasta la
velocidad de perfusion prescrita maxima.

Antipiréticos:
reacciones febriles.
Antihistaminicos
Considerar la
administraciéon de
corticoesteroides
intravenosos (i.v.)

20



Figura 2: Tratamiento clinico de reacciones graves, p. €j., reacciones de

hipersensibilidad/anafilacticas

REACCION GRAVE

PERFUSION

Interrumpir el
tratamiento

Si hay perfusiones posteriores:
Considerar procedimientos de
desensibilizacién

TRATAMIENTO

Seguir las guias locales* Advertencia:
Iniciar medidas de reanimacién
cardiopulmonar avanzada, si procede.

Algunas opciones de tratamiento son:

- Epinefrina i.m.: reaccién anafilactica

- Para sintomas significativos como
broncoespasmo, desaturacion de oxigeno,
cianosis, disnea o sibilancias, considerar
la posibilidad de administrar oxigeno o
flujo moderado a alto mediante mascarilla
o canula nasal o un agonista beta (p. €j.,
salbutamol) mediante inhalador de dosis
medida o nebulizador.

- Si los sintomas respiratorios persisten o
empeora la gravedad, considerar la
administracién subcutanea de epinefrina
en la extremidad superior o en el muslo.
El uso de epinefrina debe sopesarse
cuidadosamente en pacientes con
enfermedad cerebrovascular o
cardiovascular subyacente.

- Administrar liquidos i.v. segun sea
necesario para mantener la normalidad de
las constantes vitales (p. ej., presion
arterial).

*Las contraindicaciones siempre deben sopesarse frente al beneficio o la necesidad de usar
adrenalina para salvar la vida en caso de reacciones anafilacticas amenazantes para la vida.
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3.4 NOTIFICACION DE SOSPECHAS DE REACCIONES ADVERSAS

Se recuerda la importancia de notificar las sospechas de reacciones adversas al Centro
Autondmico de Farmacovigilancia correspondiente o del formulario electronico disponible
en https://www.notificaRAM.es.

O poniéndose en contacto con Farmacovigilancia de Sanofi en:

es-farmacovigilancia@sanofi.com o llamando al nimero local de Sanofi 934859400.
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