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Zolgensma (onasemnogene abeparvovec)
Um resumo sobre Zolgensma e porque esta autorizado na UE

O que é Zolgensma e para que é utilizado?

Zolgensma € um medicamento de terapia genética para o tratamento da atrofia muscular espinal
(AME), uma doenca grave dos nervos que provoca atrofia e fraqueza muscular.

Destina-se a doentes com mutagdes hereditarias que afetam um gene conhecido por SMN1, que
tenham sido diagnosticados com AME de Tipo 1 (tipo mais grave) ou que tenham até 3 cdpias de outro
gene denominado SMN2.

A atrofia muscular espinal é uma doenca rara, e Zolgensma foi designado medicamento 6rfdo
(medicamento utilizado em doencgas raras) a 19 de junho de 2015. Mais informag0es sobre a
designagdo 6rfd podem ser encontradas aqui: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu3151509.

Zolgensma contém a substancia ativa onasemnogene abeparvovec.
Como se utiliza Zolgensma?

Zolgensma € administrado por perfusdo (gota a gota) numa veia, com a duracdo aproximada de
1 hora. A perfusdo deve ser realizada numa clinica ou num hospital sob a supervisdo de um médico
com experiéncia na gestao da atrofia muscular espinal.

Antes e depois de receber a perfusdo, o doente fard uma série de analises, incluindo analises ao figado
€ ao sangue, e receberd medicamentos corticosteroides para reduzir o risco de efeitos secundarios. O
medicamento sé pode ser obtido mediante receita médica. Para mais informagdes sobre a utilizacdo de
Zolgensma, consulte o Folheto Informativo ou contacte o seu médico ou farmacéutico.

Como funciona Zolgensma?

Os doentes com atrofia muscular espinal apresentam um defeito num gene conhecido por SMN1, do
qual o organismo necessita para produzir uma proteina essencial para o funcionamento normal dos
nervos que controlam os movimentos musculares. A substancia ativa em Zolgensma, onasemnogene
abeparvovec, contém uma cdpia funcional deste gene. Quando injetada, passa para os nervos € a
partir dai fornece o gene correto para produzir proteina em quantidade suficiente, repondo, assim, a
fungdo nervosa.
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Quais os beneficios demonstrados por Zolgensma durante os estudos?

Um estudo principal demonstrou que Zolgensma reduz a necessidade de ventilacdo artificial em bebés
com atrofia muscular espinal. Neste estudo, 20 dos 22 bebés que receberam Zolgensma estavam vivos
e a respirar sem ventilador permanente apds 14 meses, ao passo que, nhormalmente, apenas um
quarto dos doentes nao tratados sobrevive sem necessitar de ventilador.

O estudo demonstrou também que Zolgensma pode ajudar os bebés a ficarem sentados sem apoio
durante, pelo menos, 30 segundos. Dos 22 bebés que receberam Zolgensma, 14 eram capazes de ficar
sentados sem apoio apds 18 meses, um marco que nunca foi atingido em bebés ndo tratados com
formas graves de doenca.

Quais sao os riscos associados a Zolgensma?

Os efeitos secundarios mais frequentes associados a Zolgensma sdo enzimas hepaticas aumentadas,
lesGes no figado (hepatotoxicidade), niveis baixos de plaquetas sanguineas (trombocitopenia), niveis
elevados de troponina (uma medida que indica danos no musculo cardiaco), febre e vémitos.

Para a lista completa das restricées de utilizagdo e dos efeitos secundarios comunicados relativamente
a Zolgensma, consulte o Folheto Informativo.

Porque esta Zolgensma autorizado na UE?

O estudo principal de Zolgensma demonstrou que uma perfusdo Unica pode melhorar a sobrevivéncia
nestes doentes e reduzir a necessidade de um ventilador permanente para respirar. Pode também
ajudar os doentes a atingir os marcos de desenvolvimento. Em termos de seguranca, os efeitos
secundarios de Zolgensma sdo considerados controlaveis. O efeito secundario mais frequente no
estudo, o aumento das enzimas produzidas pelo figado, exigiu tratamento com um esteroide. Por
conseguinte, a Agéncia Europeia de Medicamentos concluiu que os beneficios de Zolgensma sdo
superiores aos seus riscos e o medicamento pode ser autorizado para utilizacdo na UE.

Foi inicialmente concedida a Zolgensma uma autorizacao condicional. Isto significa que se aguardavam
dados adicionais sobre este medicamento. Dado a empresa ter apresentado a informagdo adicional
necessaria, a autorizagdo passou de condicional a plena.

Que medidas estdao a ser adotadas para garantir a utilizacao segura e eficaz
de Zolgensma?

A empresa que comercializa Zolgensma ira fornecer materiais informativos aos prestadores de
cuidados com informacdes sobre a utilizacdo segura do medicamento, os riscos associados ao
medicamento e como identificar e comunicar efeitos secundarios. Realizara igualmente um estudo
sobre a segurancga e a eficacia do medicamento a longo prazo.

No Resumo das Caracteristicas do Medicamento e no Folheto Informativo foram igualmente incluidas
recomendacdes e precaucdes a observar pelos profissionais de salide e pelos doentes para a utilizacdo
segura e eficaz de Zolgensma.

Tal como para todos os medicamentos, os dados sobre a utilizagdo de Zolgensma sdo continuamente
monitorizados. Os efeitos secundérios comunicados com Zolgensma sdo cuidadosamente avaliados e
sdo tomadas quaisquer agées necessarias para proteger os doentes.

Zolgensma (onasemnogene abeparvovec)
EMA/678785/2022 Pagina 2/3



Outras informacgoes sobre Zolgensma

A 18 de maio de 2020, Zolgensma recebeu uma Autorizacdo de Introducao no Mercado condicional,
valida para toda a UE. A 17 de maio de 2022, a autorizagdo passou a autorizagdo plena.

Mais informacGes sobre Zolgensma podem ser encontradas no sitio da internet da Agéncia:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/zolgensma

Este resumo foi atualizado pela ultima vez em 08-2022.
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