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1.RESUMEN

Zavesca® es un medicamento que contiene como principio activo miglustat. Fue
designado medicamento huérfano. El miglustat es un inhibidor de la enzima
glucosilceramida sintasa, se utiliza para el tratamiento de dos enfermedades hereditarias
que afectan al modo en el que el organismo procesa las grasas: adultos con enfermedad
de Gaucher tipo 1 leve o moderada, a los que no puede administrarseles el tratamiento
habitual de sustitucion enzimatica y a pacientes de todas las edades, con la enfermedad
de Niemann-Pick tipo c. Estas dos enfermedades estan catalogadas como enfermedades
raras, en ambas se produce la acumulacion de sustancias en el organismo, llamadas

glucoesfingolipidos.

Objetivo: Mejora de la atencion farmacéutica, a nivel hospitalario, en pacientes tratados

con Zavesca® (miglustat).

Metodologia: Se ha realizado en base a una revision bibliografica de articulos de

actualidad, bases de datos y ficha técnica del medicamento.

Resultados: Para incrementar la atencion farmacéutica a nivel hospitalario en los
pacientes tratados con miglustat, desde el servicio de pacientes externo de farmacia, se
llevaran a cabo dos acciones. Por un lado, se le proporcionard informacion verbal al
paciente, que acaba de iniciar tratamiento, acerca de todo lo pertinente a éste y por otro,
se le proporcionara un folleto informativo, a modo resumen, con los datos mas

relevantes que no debe olvidar.

Conclusion: Se trata de dos enfermedades genéticas, que acompanardn al paciente
durante toda su vida y al tratarse de enfermedades catalogadas como raras, con una
prevalencia tan escasa, los conocimientos acerca de la patologia son limitados. El
principal problema del tratamiento son los numerosos efectos secundarios, entre ellos
cabe destacar la diarrea, que se produce en la mayoria de los casos. Este hecho dificulta

notablemente la adherencia al tratamiento.
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2. INTRODUCCION
,Qué es la enfermedad de Gaucher tipol?

La enfermedad de Gaucher es una enfermedad hereditaria, autosomica y recesiva. Se ha
subdividido en varias formas clinicas, de las cuales la tipo I es la mas frecuente. Esta
patologia se caracteriza por un defecto genético en el catabolismo de los
glucoesfingolipidos. Se produce por la deficiencia de la enzima beta-
glucocerebrosidasa acida, enzima encargada de metabolizar a los glucocerebrésidos en
glucosa y ceramida. Como consecuencia, se produce la acumulacion de este lipido
(depositos de glucocerebrdsidos insolubles) en los macrdéfagos tisulares, las células
diana que sufren las consecuencias directas del defecto enzimatico. Los macrdéfagos se
congestionan y agrandan pasando a denominarse “células de Gaucher”. Estas células se
encuentran principalmente en higado, bazo y médula ésea, apareciendo de forma
esporadica en pulmon, rifiones e intestino. El macréfago activado por este deposito de
glucoceramida es iniciador de una cascada inflamatoria global. Si no se sintetiza
suficiente glucosilceramida hidrolasa (beta-glucosidasa), la glucosilceramida se deposita
en el sistema reticuloendotelial (bazo, higado y médula dsea) dando lugar a
manifestaciones clinicas. Con frecuencia se produce afectacion oOsea. También
hepatomegalia, esplenomegalia y anemia. A su vez, aunque en raras ocasiones, pueden
incluir complicaciones renales y pulmonares.

La enfermedad de Gaucher tipo 1 afecta tanto a mujeres como hombres, sin distincion
de edad, aunque cabe destacar, que muchos de los pacientes se encuentran al final de la

pubertad.

v" Antecedentes historicos

La enfermedad de Gaucher fue descrita por primera vez, en 1882, por un dermatélogo
francés llamado Phillipe Charles Ernst Gaucher. En 1924 el médico aleméan H. Lieb,
aisl6 un componente graso particular del bazo de personas con enfermedad de Gaucher.
Diez afios mas tarde, un médico francés A. Aghion identificoé este compuesto como un
glucocerebrosido, componente de la membrana celular de los globulos rojos y blancos

de la sangre. Groen en el afio 1948, fue primero en describir la transmision genética de
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este trastorno, sugiriendo que se trataba de una enfermedad con cardcter autosémico
recesivo y cuya anomalia de base se hallaba localizada en el cromosoma 1. En 1965, el
médico norteamericano Roscoe O. Brady y sus colaboradores demostraron que la
acumulacion del glucocerebrésido resulta de la deficiencia de la enzima

glucocerebosidasa.

v Epidemiologia

Su incidencia aproximada en la poblacion general es de 1/100.000 habitantes. Desde un
punto de vista étnico, los judios de origen Ashkenazi, son la poblacion de mayor

incidencia, 1/500-1/1000, siendo portadores 1 de cada 10-12 personas sanas.

En Espafia la frecuencia de esta enfermedad es baja, se estima del orden de 1 entre
200.00 o 400.00. Es importante destacar, que debido a la alta proporcion de sujetos

asintomaticos, la frecuencia real podria ser de al menos el doble de la observada.

,Qué es la enfermedad de Niemann-pick C?

La enfermedad de Niemann-Pick tipo C (NP-C) es una afeccion hereditaria, autosémica
y recesiva asociada a dos genes: el NPC1 y NPC2, situados en los cromosomas 18 y 14
respectivamente. El 90% de los pacientes presentan mutacion en el gen NPCI1. Los
productos de la expresion génica de NPC1 y NPC2 son importantes para el transporte

normal del colesterol.

Esta enfermedad se caracteriza por la existencia de un defecto peculiar del transporte
celular de los lipidos, lo cual conlleva a una acumulacion de estos lipidos en los
lisosomas que varia entre los diversos tejidos. En los tejidos periféricos como la piel,
predomina la acumulaciéon de colesterol no esterificado. En el higado y el bazo se
acumulan diversos lipidos como el colesterol no esterificado, glucoesfingolipidos,
fosfolipidos y esfingomielina. La acumulacién de glucoesfingolipidos se produce
principalmente en el sistema nervioso central, incluido el cerebro. De manera habitual la
enfermedad de Niemann-Pick tipo ¢ se manifiesta clinicamente entre la mitad y el final
de la infancia, también puede manifiestarse en lactantes y en edad adulta. Los sintomas
clinicos mas caracteristicos son: torpeza, dificultad de aprendizaje, ataxia, disfagia,
disartria, cataplexia gelastica, disfuncion respiratoria, epilepsia, problemas de suefio,

problemas de audicion, trastornos psiquiatricos...
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v"  Antecedentes

La enfermedad de Niemann-Pick c, se describid por primera vez en 1914 por el pediatra
aleman Albert Niemann, en unos nifios de origen judio (Askenazes), grupo étnico de
centro y este de Europa. En el afio 1927 Ludwig Pick realizé un estudio tisular y
diferencio esta patologia de la enfermedad de Gaucher. Crocker, en 1961, diferencio los
cuatro tipos de la enfermedad, A, B, C Y D. En el afio 1966, Brady, aislé la enzima

lisosomal esfingomielinasa, cuyo déficit produce los tipos A y B.

v Epidemiologia

Existen muy pocos datos epidemioldgicos sobre la enfermedad de Niemann-Pick tipo C.
En la region occidental de Europa, se ha calculado una prevalencia de 1:150.000. En
Australia, se ha calculado una prevalencia de 1:211.000. En general se piensa que NP-C
se presenta con una frecuencia similar en todo el mundo, no obstante, se ha demostrado
que es mas frecuente en algunas poblaciones aisladas y sujetas a endogamia como la
arcadiana francesa de Nueva Escocia (Canadd). Se ha subestimado la prevalencia de
NP-C, en particular en los nifios pequefios debido a las distintas formas de presentacion

clinica y a la elevada mortalidad de los lactantes.

.Qué es Zavesca ®?

Zavesca ® es un medicamento que contiene miglustat como principio activo. Se trata
de un farmaco huérfano. El miglustat es un inhibidor de la enzima glucosilceramida
sintasa. Esta enzima es responsable del primer paso de la sintesis de la mayor parte de
los glucoesfingolipidos, mediando la degradacion de la glucosilceramida. Los
glucoesfingolipidos participan en procesos de crecimiento y diferenciacion celular,
organizacion de la membrana celular y sefializacion bioquimica. Ademas de ser, éstos,
elementos estructurales esenciales para la sintesis de esfingolipidos, son también
moléculas de sefializacion. La glucosilceramida al no ser degradada, se almacena dentro
de los macréfagos tisulares. Estos macréfagos se encuentran usualmente en el higado, el
bazo y la médula dsea; de forma ocasional, se almacenan en pulmon, rifién e intestino.

El miglustat actia como un inhibidor competitivo y reversible El objetivo del
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tratamiento con miglustat, es reducir la tasa de la biosintesis de glucoesfingolipidos, de
manera, que la cantidad de sustrato de los mismos, se reduzca a un nivel que permita la

actividad residual de la enzima glucocerebrosidasa.

Debido a su mecanismo de acciéon, Zavesca® es un farmaco con numerosos efectos
secundarios. Los principales efectos adversos son a nivel gastrointestinal, la mayor parte
de pacientes sufren diarrea al comienzo del tratamiento, y en ocasiones, durante el
transcurso de éste. No existen datos que afirmen posibles interacciones con otros
farmacos, a excepcion del principio activo imiglucerasa. Utilizar farmacos que
contengan imiglucerasa de forma concomitante con Zavesca®, puede disminuir las

concentraciones plasmaticas de éste ultimo.

El miglustat est4 indicado en el tratamiento oral de pacientes adultos con la enfermedad
de Gaucher tipo 1 leve o moderada, unicamente, en aquellos casos en los que no sea
adecuado el tratamiento enzimatico sustitutivo; y para el tratamiento de las
manifestaciones neuroldgicas progresivas en pacientes adultos y pacientes pediatricos

con enfermedad de Niemann-Pick C.

3. METODOLOGIA

Se ha realizado una revision bibliografica. Para ello se han utilizado diversas fuentes de
informacion. Por un lado, fuentes primarias (articulos), fuentes secundarias (Pubmed) y

fuentes terciarias (Harrison, principios de medicina interna)

4. OBJETIVOS

El objetivo principal es la mejora de la atencion farmacéutica, a nivel hospitalario, en

pacientes tratados con miglustat.
Como objetivos secundarios se buscara:

v' Mejorar de la adherencia al tratamiento, proporcionando la informacion

necesaria para el completo conocimiento de éste.
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v" Evitar posibles interacciones farmacodinamicas.

v’ Evitar o minimizar efectos adverso. Para ello, serd necesario, que el paciente se

adhiera al tratamiento, evitar posibles interacciones farmacodinamicas y evitar o

reducir los posibles efectos secundarios y reacciones adversas.

5. RESULTADOS

Con el fin de mejorar la atencion farmacéutica, cuando el paciente comience el

tratamiento, en el servicio de farmacia, el farmacéutico, le proporcionard informacion

verbal con todos los detalles acerca de su tratamiento y un folleto informativo a modo

de resumen, con aquello més importante que debe de recordar.

5.1 Informacion verbal

5.1.1

.Qué mediacién voy a comenzar a tomar?

El nombre comercial del medicamento es Zavesca ®, laboratorio
Actelion. El nombre genérico es miglustat. Cada cépsula dura, contiene
100 mg de principio activo, miglustat. Las cépsulas son de color blanco,
llevan impreso “OGT 918” en negro en la tapa y “100” en negro en el
cuerpo de la capsula. Las capsulas estan envasadas en tiras blister de
ACLAR/ALU y se comercializan en una caja con un total de 84 capsulas

repartidas en 4 tiras de blister, con 21 cépsulas en cada.

. Cémo debo de tomar la medicacién?

Para extraer la cépsula, en primer lugar, se separard por la linea
b b

perforada, se retira el papel segun indiquen las flechas y se extrae

presionando a través del aluminio. Las cépsulas deberan de tragarse

enteras con un vaso de agua, sin masticar ni triturar.
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v" Posologia para pacientes con enfermedad de Gaucher tipo 1
La dosis es de 100mg tres veces al dia. Una capsula en el desayuno, otra en
la comida y una ultima en la cena. En caso de diarrea, su médico, puede
reducir la dosis a 100mg una o dos veces al dia.

v" Posologia para pacientes con enfermedad de Niemann-Pick ¢

- Adultos: La dosis es de 200mg tres veces al dia. Dos capsulas en el
desayuno, comida y cena.

- Poblacion pediatrica: El tratamiento en pacientes adolescentes de 12 afios o
mas, corresponde a una dosis de 200mg tres veces al dia. Desayuno, comida
y cena. La dosis en pacientes de menos de 12 afios, debe de ajustarse segiin
la superficie corporal. A una superficie corporal mayor de 0,88 m2,
corresponde una dosis de 200mg. Si la superficie corporal es inferior a 0,88
m2, la dosis que corresponde es de 100mg dos veces al dia.
Puede ser necesario reducir la dosis por aparicion de diarrea. En este caso,
debe de ponerse en contacto con su médico para ajustar la nueva dosis, si

precisa.

5.1.3 ;Qué debo de saber, pues probablemente me sucedera al tomar este

medicamento?

Es probable que sufra alguno de estos efectos secundarios:

v’ Trastornos gastrointestinales

El trastorno principal es la diarrea, o bien al inicio del tratamiento, o de forma
intermitente durante el transcurso de este. Se produce en un 80%
aproximadamente de casos. El mecanismo mas probable es la inhibicion de
disacaridasas intestinales como la sacarasa-isomaltasa en el tracto
gastrointestinal, lo que da lugar a una menor absorcion de los disacaridos. En

algunos pacientes puede ser necesaria la reduccion temporal de la dosis.

v Temblores
Aproximademnte el 58% de los pacientes con enfermedad Niemann-Pick C y el

37% de los pacientes con enfermedad de Gaucher tipo 1, padecen temblores. Se

9
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trata de un temblor fisiologico exagerado de las manos. Los temblores suelen
aparecer al principio del tratamiento durante el primer mes y suelen cesar

durante el tratamiento. Disminuir la dosis puede disminuir esta afectacion.

v’ Efectos sobre la espermatogénesis

Los pacientes varones deberdn mantener una anticoncepcion eficaz mientras
dure el tratamiento. El miglustat tiene un efecto adverso sobre la
espermatogénesis y parametros espermaticos, disminuye la fertilidad. Los
pacientes varones deberan suspender el tratamiento antes de realizar intentos de
concepcion y mantener métodos anticonceptivos fiables durante los tres meses

siguientes a la suspension.

5.1.4 ;Qué precauciones debo de tomar si pertenezco a alguno de estos

grupos?

V' Poblaciones especiales

Teniendo en cuenta la experiencia limitada que existe con el tratamiento, debera
emplearse con cautela en pacientes con insuficiencia renal o hepatica. Existe una
estrecha relacion entre la funcion renal y el aclaramiento de miglustat, del
mismo modo que existe un importante aumento en la exposicion al miglustat en
pacientes con insuficiencia renal grave. No se recomienda el uso de miglustat en
pacientes con insuficiencia renal grave (aclaramiento de creatinina <

30ml/min/1,73m2).

v Embarazo
El miglustat atraviesa la placenta, no se debe de emplear durante el embarazo.

Las mujeres en edad fértil deben de usar métodos anticonceptivos.
v Lactancia

No se sabe con certeza si el farmaco se excreta o no, por la leche materna. No se

recomienda el uso de este medicamento durante la lactancia.

10
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v Otras recomendaciones

- Se recomienda un control regular de los niveles de vitamina Bl,
debido a la alta prevalencia de déficit de vitamina B12 en pacientes
con enfermedad de Gaucher tipo 1.

- Deberan someterse todos los pacientes, a evaluacion neurologica
basal y periddica. Los pacientes que desarrollan sintomas de
entumecimiento y hormigueo deberdn someterse nuevamente a una
evaluacion exhaustiva de los riesgos y beneficios del tratamiento,
pudiendo resultar necesaria la interrupcion del mismo.

- Se han comunicado casos aislados de disfuncion cognitiva durante
los ensayos clinicos en la enfermedad de Gaucher tipo 1. Se
recomienda una evaluaciéon basal y periddica de las funciones

cognitivas en todos los pacientes tratados con este medicamento.

5.1.5 ;Qué efectos adversos puedo sufrir?

v Trombocitopenia

Se trata de una reaccion adversa frecuente, entre 1 de cada 100 y 1 de cada 10
personas. Se produce una disminucion de la cantidad de plaquetas circulantes, en
el torrente sanguineo, por debajo de los niveles normales. Se trata del principal

trastorno linfatico, pero pueden producirse otras afectaciones hematologicas.

v’ Pérdida de apetito y peso
Son trastornos que se producen con elevada frecuencia, 1 de cada 10 personas

tratadas.

v’ Trastornos del sistema nervioso

Son muy frecuentes los temblores, al menos,1 de cada 10 personas lo sufren.
Frecuentemente, entre 1 de cada 100 y 1 de cada 10, se producen trastornos
como neuropatia periférica, ataxia, amnesia, parestesia, hipostesia, cefalea,

marco.

11
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v' Trastornos gastrointestinales
Con elevada frecuencia, mas de 1 de cada 10 personas, se produce diarrea,
flatulencia y dolor abdominal. Con frecuencia, se producen nauseas, vomitos,

distension y/o molestia abdominal, estrefiimiento y dispepsia.

v Espasmos musculares y debilidad muscular
Se producen con frecuencia, entre 1 persona de cada 100 y 1 de cada 10

personas.
v’ Trastornos generales
Frecuentes, afectando a entre 1 de cada 100 y 1 de cada 10. Fatiga, astenia,

escalofrios y sensacion de malestar.

5.1.6 ;Existen contraindicaciones?

Puede desarrollar hipersensibilidad al principio activo o a alguno de los

excipiente.

Cada capsula contiene 100 mg de miglustat y excipientes.

- Contenido de las cépsulas: Almidon glicolato sédico, povidona
(K30), estearato magnésico.

- Cépsula: Gelatina, agua, dioéxido de titanio (E171).

- Tinta de impresion: 6xido de hierro negro (E172) y goma laca.

5.1.7 ;Existen interacciones con otros farmacos?

Existen datos limitados que sugieren que la administracion simultanea de
miglustat e imiglucerasa puede dar lugar a una disminucion de
exposicion al miglustat. Pueden disminuir la cantidad de miglustat en su
cuerpo si ha utilizado o estd utilizando Cerezyme®, u otros
medicamentos que contengan imiglucerasa, que en ocasiones se usan de
forma concomitante con miglustat. Informe a su médico o farmacéutico
si esta utilizando o ha utilizado recientemente otros medicamentos,

incluso los adquiridos sin receta.

12
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5.1.8

.Cémo debo modificar mi alimentacidén? Pautas alimentarias a seguir:

El tratamiento con miglustat, de forma ocasional y principalmente en las
etapas iniciales, puede provocar intolerancias alimentarias. Las
intolerancias alimentarias las producen los hidratos de carbono,
especialmente un tipo de azlicares llamados disacaridos. Es importante
recordar que cada persona tiene una capacidad de tolerancia distinta.

Se recomienda iniciar la dieta al comienzo del tratamiento para reducir la
probabilidad de sintomas gastrointestinales. Se seguiran tres fases en la
dieta. La primera fase sera restrictiva en lactosa, en la segunda se
introduciran disacaridos sencillos y finalmente, en la tercera, se incluird

el disacarido lactosa.

v’ Primera fase de la pauta alimentaria

La duracién aproximada de esta fase es un mes. Para asegurar una correcta

tolerancia digestiva, se caracterizard por una dieta restrictiva de lactosa y

muy baja en disacaridos.

Alimentos permitidos y desaconsejados

ALIMENTOS PERMITIDOS DESACONSEJADOS
Leche Leche baja en lactosa Leche de vaca/oveja/cabra
Leche en polvo sin lactosa | Leche semidesnatada y
desnatada
Leche condensada
Bebidas Bebidas de soja Bebidas con lactosa
Batido de almendras
Quesos Queso curado o Queso fresco
semicurado
Tofu
Yogures Yogur de soja Yogur entero natural y
frutas
Yogur desnatado natural y
frutas
Yogures pasteurizados
después de la fermentacion.
Postres lacteos Ninguno Postres elaborados con
leche
(natillas, crema catalana..)
Fruta Toda Citricos con moderacion

13
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Helados Helados caseros Helados cremosos de
cualquier sabor
Helados de hielo.
Salsas Bechamel (preparada con
leche permitida)
Pasteleria Elaborados con batido de Pasteleria elaborada con
soja. leche.
Galletas de soja.
Otros Tofu Frutos secos

Dieta a seguir
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Desayuno - Leche sin lactosa (200cc= 1 taza)
con azucar

- Queso semicurado 50g
(equivalente)

- Fruta (1 pieza)

> Mafana - Queso semicurado 50g
(equivalente)
- Carne de membrillo

Almuerzo - Arroz (45g en cocido)
(equivalente) con verdura

- Carne (sin restriccion) con
guarnicion de verdura

- Fruta (1 pieza)

Merienda - Yogur de soja (1 pieza)
- Fruta (1 pieza)
Cena - Patata (50 g en crudo)

(equivalente) con verdura

- Pescado (sin restriccion) con
guarnicion de verdura

- Aceite sin restriccion

- Fruta (1 pieza)

Antes de acostarse - Yogur de soja (1 unidad)
(equivalente)
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v’ Segunda fase de la pauta alimentaria
Se podré introducir mas cantidad de disacdridos en forma de arroz, pasta
italiana, legumbres, pan, frutos secos... Siempre y cuando la tolerancia a la

fase inicial sea correcta y las deposiciones estables.
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v’ Tercera fase de la pauta alimentaria
Esta fase se caracteriza por la inclusion de la lactosa, disacéarido de la leche,
en la dieta. Previamente verificada la tolerancia, se podra introducir la

lactosa en forma de yogur de leche de vaca, observando la tolerancia

digestiva. Si tolera dos yogures al dia, puede introducir leche, por la tarde,

acompafiada de otros alimentos ya tolerados.

Otras recomendaciones dietéticas:

Hidratacion: Es muy importante vigilar la hidrataciéon. Debe de ingerir 1 litro

de agua al dia. En caso de diarrea, 1,5 litros de agua o bebida isotonica.

Control de peso: Se debe de realizar un control de peso una vez a la semana. En

no se hace responsable de la informacion contenida en el mi

caso de pérdida comunicarselo a su médico. Es muy importante no perder peso.

5.1.9 ;Qué debo de hacer si tomo mas cantidad de Zavesca ® de la prescrita?

Si toma mas capsulas de las que se le indico, debe consultarlo con su
médico de inmediato. En ensayos clinicos se ha empleado Zavesca a
dosis diez veces superiores a la dosis recomendada, esto causd una
reducciéon de los leucocitos sanguineos y otros efectos secundarios

similares a los ya descritos.

5.1.10 ;Qué debo hacer si olvido tomar una dosis?

Tome la siguiente cépsula cuando corresponda. No debe de tomar una

dosis doble para compensar las dosis olvidadas.

Este trabajo tiene una finalidad docente. La Facultad de Fa
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5.1.11 ;Qué ocurre si interrumpe el tratamiento?

No interrumpa el tratamiento con miglustat sin consultar con su médico.
Si tiene cualquier otra duda sobre el uso de este medicamento, pregunte a

su médico o farmacéutico.

5.1.12 ;Cbémo debo de almacenarlo?

Se debe de mantener fuera del alcance y de la vista de los nifios. No
utilice miglustat después de la fecha de caducidad que aparece en el
envase. Se debe de conservar a temperatura inferior a 30°C.Pregunte a su
farmacéutico como deshacerse de los envases y de los medicamentos que
no necesita.

5.2 Informacion escrita:

Se le entregara al paciente, en la consulta de la farmacia, un folleto informativo
con aquellos datos mas importantes, acerca del tratamiento que debe recordar.

Ver anexo 1.

6. CONCLUSION

El comité decidié que los beneficios de Zavesca® (miglustat) son mayores que
sus riesgos y recomendo autorizar su comercializacion. En un principio, fue
autorizado bajo circunstancias “excepcionales”, ya que, al tratarse de una
enfermedad rara, se disponia de informacion limitada sobre el medicamento en

el momento de su autorizacion.

En el estudio de la enfermedad de Gaucher tipo 1, se observaron después de un
afio, disminuciones moderadas en el volumen del higado (12%) y en el volumen
del bazo (19%). También se registraron ligeras mejoras en los recuentos
sanguineos. En los pacientes con enfermedad de Niemann-Pick c, se observaron
signos de mejoria en la capacidad de tragar y en la actividad intelectual, asi

como una estabilizacion de la tasa en la que los sintomas empeoraban.
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La mejora de la atencion farmacéutica en pacientes tratados con Zavesca® es un
pilar fundamental para el éxito terapéutico. Por un lado, se trata de enfermedades
huérfanas, afectan a un pequefio porcentaje de la poblacion y como tal, los
pacientes afectados se tienen que enfrentar a problemas como: la desinformacién
sobre especialistas o centros médicos, el desconocimiento del origen de la
enfermedad, la inexistencia de protocolo, escasos medicamentos... Por otro

lado, al tratarse de enfermedades genéticas, estan presentes durante toda la

vida del paciente, incluso si los sintomas no aparecen inicialmente.

Se trata de un fArmaco con numerosos efectos adversos: pérdida de peso, pérdida
de apetito, temblores, diarrea, flatulencias, dolor abdominal... Al inicio del
tratamiento, y en numerosas ocasiones, durante el transcurso de éste, los
pacientes sufren diarrea. Por este motivo suele ser necesario reducir la dosis de
farmaco, incluso llegar a suprimirla. Este hecho afecta notablemente a la
adherencia del tratamiento y por lo tanto al éxito terapéutico. Por otro lado, la
necesidad de una modificaciéon en la dieta y la supresion de alimentos tan

extendidos como puede ser la leche de vaca, afecta al dia a dia habitual del

paciente.
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¢QUE ES ZAVESCA®?

Se trata de un inhibidor de Iz enzima glucosilc ida sintasa.

Evita la acumulacién de gluc

fingelidos en el org:
Se utiliza para el tratamiento de:

* Enfermedad de Gaucher tipo |
* Enfermedad de Niemann-Pick tipo C

ASPECTO

Las chpsulas son de color blanco. Llevan impreso “OGT 918" en
negro en la tapa y “100” en el cuerpo de la capsula. La cajs
contiene un total de 84 cdpsulas repartidas en 4 tiras de blister
con 21 cépsulas en cada una.

POSOLOGIA

Comprimidos a tomar para una dosis de__

mg/__h
\\ll’ m
- ¢
g

100 mg

200 mg

£COMO SE ADMINISTRA?

Las capsulas deben de tragarse ENTERAS con
un vaso de agua SIN MASTICAR NI TRITURAR.

EFECTOS ADVERSOS

¢ Pérdida de apetito y peso.

* Diarrea, flatulencia y dolor abdominal.

¢ Temblores

*  Espasmos musculares y debilidad muscular.

¢ Trombocitopenia (disminucion cantidad de
plaquetas)

ALIMENTOS PROHIBIDOS

¢ Leches con lactosa

*  Yoguresy postres lacteos con lactosa
¢ Queso fresco

¢ Pasteleria elaborada con leche

ANEXO I

ANEXO L

INFORMACION AL PACIENTE

MIGLUSTAT

N—

) ZAVESCAw0.

(miglustat) capsules -

Servicio de Farmacia
Unidad de Atencion Farmacéutica

Pacientes Externos

¢QUE HACER SI OLVIDO TOMAR UNA DOSIS?

Se debe tomar la siguiente cdpsula cuando corresponda, NUNCA se
debe tomar DOSIS SOBLE para compensar la dosis olvidada.

¢QUE HACER S| TOMO MAS CANTIDAD DE LA PRESCRITA?

Debe consultar a su médico de inmediato.

CONSERVACION

Se debe conservar a temperatura inferior a 302C. No consumir
después de la fecha de caducidad.

OTRAS CONSIDERACIONES

En caso de duda consulte con su farmacéutico.

Antes de iniciar el tratamiento debe de informar si se
encuentra embarazada, cree poder estarlo o pretende
quedarse en estado.

Debe evitar la lactancia si estd tomando Zavesca®.

Debe vigilar su hidratacion, se recomienda ingerir al menos 1L
de agua al dia.

Es necesario llevar a cabo un control semanal del peso.
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