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Zolgensma (onaszemnogén abeparvovek)
A Zolgensma-ra vonatkozé attekintés és az EU-ban valé engedélyezésének
indoklasa

Milyen tipusl gyogyszer a Zolgensma és milyen betegségek esetén
alkalmazhaté?

A Zolgensma egy génterapias gydgyszer az idegek sulyos megbetegedése, a gerincizom atrofia
kezelésére, amely izomsorvadast és izomgyengeséget okoz.
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Mivel a gerincizom atroéfia ritkdnak mindsiil, ezért a Zolgensma-t 2015. junius 19-én ,ritka betegség
elleni gyogyszerré” (orphan drug) minésitették. Tovabbi informacié a ritka betegség elleni (orphan)
statusszal rendelkezé gyogyszerekrdl itt taldlhatd: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu3151509.

A Zolgensma hatbéanyagként onaszemnogén abeparvoveket tartalmaz.

Hogyan kell alkalmazni a Zolgensma-t?

A Zolgensma-t kortlbelll 1 éran at tartd, egyszeri vénas infuzidoként, klinikai kozpontban vagy
kérhazban, a gerincizom atroéfia kezelésében tapasztalt szakorvos felliigyelete mellett kell beadni.

Az inflzié beadasa el6tt és utdn a betegnek szamos vizsgalaton, igy maj- és vérvizsgalaton kell
atesnie, és a mellékhatdsok kockazatanak csokkentésére kortikoszteroid gyogyszereket kell kapnia. A
gydgyszer csak receptre kaphatd. A Zolgensma alkalmazasaval kapcsolatban tovabbi informacidért
olvassa el a betegtajékoztatot, illetve kérdezze meg kezel6orvosat vagy gyogyszerészét.

Hogyan fejti ki hatasat a Zolgensma?

A gerincizom atréfiaban szenved6 betegek esetében az izommozgast szabalyozd, normalisan m(ikodd
idegek szamara nélkulozhetetlen fehérje el6allitdsahoz szlikséges SMN1 nev(i gén hibds. A Zolgensma
hatéanyaga, az onaszemnogén abeparvovek e gén egy funkcionalis masolatat tartalmazza.
Befecskendezéskor bejut az idegekbe, ahol a megfelelé gént biztositja a fehérje elegendd
mennyiségének ellGallitdsahoz, és ezaltal helyreéllitja az idegfunkcioét.
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Milyen el6nyei voltak a Zolgensma alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

Egy f6 vizsgalat kimutatta, hogy a Zolgensma cstkkenti a mesterséges |lélegeztetés szlikségességét a
gerincizom atrofidban szenved6 kisgyermekeknél. Ebben a vizsgalatban 14 hdnap elteltével a
Zolgensma-t kapo 22 kisgyermek kozill 20 életben volt és allandd Iélegeztetés nélkil Iélegzett. A nem
kezelt betegeknek altalaban csak egynegyede marad életben lélegeztet6gép nélkdl.

A vizsgalat azt is kimutatta, hogy a Zolgensma hatasara a kisgyermekek legalabb 30 masodpercig
tudnak segitség nélkill Glni. 18 honap utan a Zolgensma-val kezelt 22 kisgyermek ko6zil 14 meg tudta
ezt tenni, ami olyan mérfoldkének szamit, amit soha nem siker(lt elérni a betegség sulyos formait
mutatd, nem kezelt csecsemonél.

Milyen kockazatokkal jar a Zolgensma alkalmazasa?

A Zolgensma leggyakoribb mellékhatdsai a megemelkedett majenzimszintek, a majkarosodas
(hepatotoxicitas), a vérlemezkék alacsony szintje (trombocitopénia), a troponin emelkedett szintje (a
szivizom karosodasat jelz6 mérGszam), laz és hanyas.

A Zolgensma alkalmazésaval kapcsolatban jelentett 6sszes korlatozas és mellékhatas teljes felsorolasa
a betegtajékoztatéban talalhatd.

Miért engedélyezték a Zolgensma forgalomba hozatalat az EU-ban?

A Zolgensma-val végzett f6 vizsgalat igazolta, hogy az egyszeri inflzi6 javithatja a betegek tulélését és
csOkkentheti az allando lélegeztetés sziikségességét. A javulas mérfoldkoveinek elérésében is segithet.
Biztonsagossagat tekintve a Zolgensma mellékhatasai kezelhetének mindsilnek; a vizsgalatban
megfigyelt leggyakoribb mellékhatas (a majenzimek megemelkedett szintje) szteroidos kezelés mellett
megszlint. Az Eurdpai Gydgyszerligynokség megallapitotta, hogy a Zolgensma alkalmazasanak elényei
meghaladjak a kockazatokat, ezért a gyogyszer alkalmazasa az EU-ban engedélyezhetd.

A Zolgensma-t eredetileg ,feltételes forgalombahozatali engedéllyel” engedélyezték, mivel a
gydgyszerrel kapcsolatban tovabbi bizonyitékok voltak varhatdk. Mivel a vallalat benyUjtotta a
szlikséges kiegészitd informacidkat, a forgalombahozatali engedélyt ,feltételesrdl” ,teljes érvénylire”

modositottak.

Milyen intézkedések vannak folyamatban a Zolgensma biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabol?

A Zolgensma-t forgalmazdé vallalat oktatéanyagokat fog biztositani a gondozdék szamara, amelyben
tajékoztatast nyujt a gydgyszer biztonsagos alkalmazasardl, a gydgyszerrel kapcsolatos kockazatokrol,
valamint a mellékhatdsok azonositdsanak és jelentésének maédjarol. A vallalat hosszu tavon a
gydgyszer biztonsagossagara és hatasossagara vonatkozo vizsgalatot is el fog végezni.

A Zolgensma biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségligyi szakemberek és a
betegek altal kovetend6 ajanlasok és ovintézkedések szintén feltlintetésre kertltek az alkalmazasi
elGirasban és a betegtéjékoztatoban.

A Zolgensma alkalmazasaval kapcsolatban felmeriild informacidkat - hasonléan minden mas
gyogyszerhez - folyamatosan figyelemmel kisérik. A Zolgensma alkalmazasaval 0sszefliggésben
jelentett mellékhatdsokat gondosan értékelik és a biztonsagos és hatékony alkalmazas érdekében a
szlikséges intézkedéseket meghozzak.
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A Zolgensma-val kapcsolatos egyéb informacio

2020. majus 18-an a Zolgensma az Eurdpai Unid egész terliletére érvényes feltételes forgalomba
hozatali engedélyt kapott. A feltételes engedély 2022. majus 17-én valt teljes érvényd
forgalombahozatali engedéllyé.

A Zolgensma-val kapcsolatban tovabbi informacié az Eurdpai Gyogyszerligynokség honlapjan talalhato:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/zolgensma

Az attekintés utolsé aktualizalasa: 08-2022.
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