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Zolgensma (onasemnogenas abeparvovekas)
Zolgensma apzvalga ir kodél jis buvo registruotas Europos Sajungoje

Kas yra Zolgensma ir kam jis vartojamas?

Zolgensma yra geny terapijos vaistas, kuriuo gydoma spinaliné raumeny atrofija (SRA) - sunki nervy
liga, sukelianti raumeny nykima ir silpnuma.

Jis skirtas pacientams, kurie turi paveldéty geno SMN1 mutacijy ir kuriems diagnozuota I (sunkiausio)
tipo SRA arba iki 3 geno SMN2 kopijy.

Spinaliné raumeny atrofija laikoma reta, todél 2015 m. birzelio 19 d. Zolgensma buvo priskirtas ,retujy
vaisty" (retoms ligoms gydyti skirty vaisty) kategorijai. Daugiau informacijos apie priskyrimg
retiesiems vaistams rasite ¢ia: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3151509.

Zolgensma sudétyje yra veikliosios medziagos onasemnogeno abeparvoveko.

Kaip vartoti Zolgensma?

Zolgensma vartojamas j veng, atliekant mazdaug 1 valandos trukmeés infuzijg. Infuzija turi bati

v —

patirties.

Pries infuzijg ir po jos pacientui bus atlikti keli tyrimai, jskaitant kepeny ir kraujo tyrimus, ir skiriama
kortikosteroidy Salutinio poveikio rizikai sumazinti. Vaisto galima jsigyti tik pateikus recepta. Daugiau
informacijos apie Zolgensma vartojima ieskokite pakuotés lapelyje arba kreipkités | gydytojq arba
vaistininka.

Kaip veikia Zolgensma?

Spinaline raumeny atrofija sergantys pacientai turi geno SMN1 defekta. Sis genas organizme leidZia
gaminti baltyma, blting normaliai nervy, kontroliuojanciy raumeny judesius, funkcijai palaikyti.
Veikliosios Zolgensma medZziagos onasemnogeno abeparvoveko sudétyje yra Sio geno funkciné kopija.
Susvirksta ji patenka | nervus ir virsta tinkamu genu, leidzianciu pagaminti pakankamai baltymo ir taip
atkurti nervy funkcija.
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Kokia Zolgensma nauda nustatyta tyrimy metu?

Pagrindinis tyrimas parodé, kad Zolgensma spinaline raumeny atrofija sergantiems ktdikiams mazina
dirbtinés plauciy ventiliacijos poreiki. Siame tyrime po 14 menesiy 20 i$ 22 Zolgensma vartojusiy,
kidikiy buvo gyvi ir kvépavo neprijungti prie nuolatinio plauciy ventiliatoriaus, nors paprastai be
ventiliatoriaus iSgyventy tik ketvirtadalis negydyty pacienty.

Tyrimas taip pat parodé, kad Zolgensma gali padéti kiidikiams savarankiskai iSsédéti bent
30 sekundziy. Po 18 ménesiy tiek laiko savarankiskai sédéti pajégeé 14 iS 22 Zolgensma gydyty
kudikiy, o negydyti sunkia liga sergantys kudikiai tokio rezultato niekada nepasieké.

Kokia rizika susijusi su Zolgensma vartojimu?

Dazniausias Zolgensma Salutinis poveikis yra padidéjes kepeny fermenty kiekis, kepeny pazeidimas
(hepatotoksiskumas), sumazéjes trombocity kiekis kraujyje (trombocitopenija), padidéjes troponino
kiekis (rodiklis, rodantis Sirdies raumens pazeidima), karsciavimas ir vémimas.

ISsamy Zolgensma vartojimo apribojimy, ir Salutinio poveikio reiskiniy sarasg galima rasti pakuotés
lapelyje.

Kodél Zolgensma buvo registruotas ES?

Pagrindinis Zolgensma tyrimas parodé, kad vienkartiné infuzija gali pailginti Siy pacienty iSgyvenimo
trukme ir sumazinti nuolatinio plauciy ventiliavimo, padedancio kvépuoti, poreikj. Ji taip pat gali padéti
pacientams pasiekti pagrindinius raidos rodiklius. Dél Zolgensma saugumo laikytasi nuomonés, kad
Salutinj poveikj galima kontroliuoti; pasireiSkus dazniausiai tyrime pastebétam Salutiniam poveikiui,
padidéjusiam kepeny fermenty kiekiui, reikéjo taikyti gydyma steroidiniu vaistu. Todél Europos vaisty
agentlra nusprendé, kad Zolgensma nauda yra didesné uz keliama rizikg, ir jis gali bti registruotas
vartoti ES.

IS pradziy Zolgensma registracija buvo salyginé, kadangi apie $j vaistg turéjo biti pateikta daugiau
duomeny. Bendrovei pateikus reikalaujama papildomg informacija, salyginé registracija buvo pakeista j
iprastine.

Kokios priemonés taikomos siekiant uztikrinti saugy ir veiksminga
Zolgensma vartojima?

Zolgensma prekiaujanti bendrové slaugytojams pateiks mokomajg medziagg su informacija, kaip
saugiai vartoti vaistg, kokia rizika siejama su vaistu ir kaip nustatyti Salutinj poveikj ir apie jj pranesti.
Ji taip pat atliks ilgalaikio vaisto saugumo ir veiksmingumo tyrima.

1 preparato charakteristiky santraukg ir pakuotes lapelj taip pat jtrauktos saugaus ir veiksmingo
Zolgensma vartojimo rekomendacijos ir atsargumo priemoneés, kuriy turi imtis sveikatos prieziliros
specialistai ir pacientai.

Kaip ir visy vaisty, Zolgensma vartojimo duomenys yra nuolatos stebimi. Zolgensma Salutinis poveikis
yra kruopsciai vertinamas ir imamasi visy, reikiamy priemoniy, pacientams apsaugoti.

Kita informacija apie Zolgensma

Zolgensma buvo registruotas sglyginiu bidu visoje ES 2020 m. geguzés 18 d. Salyginé registracija
pakeista | jprastine 2022 m. geguzés 17 d.
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Daugiau informacijos apie Zolgensma rasite Agenturos tinklalapyje adresu:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/zolgensma

Si santrauka paskutinj karta atnaujinta 2022-08.
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