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Zolgensma (onasemnogen abeparvovec)
Prezentare generala a Zolgensma si motivele autorizarii medicamentului in
UE

Ce este Zolgensma si pentru ce se utilizeaza?

Zolgensma este un medicament pentru terapie genica utilizat pentru tratarea atrofiei musculare
spinale, o boala grava a nervilor care cauzeaza atrofierea muschilor si slabiciune musculara.

Este indicat la pacienti cu mutatii ereditare care afecteaza o gena numitd SMN1 si care au fost
diagnosticati cu atrofie musculara spinala (AMS) de tip 1 (forma cea mai grava) sau au pana la 3 copii
ale altei gene, numite SMN2.

Atrofia musculara spinald este rara, iar Zolgensma a fost desemnat ,medicament orfan” (un
medicament utilizat in boli rare) la 19 iunie 2015. Informatii suplimentare cu privire la medicamentele
desemnate orfane pot fi gasite aici: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu3151509.

Zolgensma contine substanta activa onasemnogen abatevovec.

Cum se utilizeaza Zolgensma?

Zolgensma se administreaza in doza unica, sub forma de perfuzie (picurare in venad) timp de
aproximativ 1 ord. Perfuzia trebuie administrata intr-o clinica sau intr-un spital, sub supravegherea
unui medic cu experienta in gestionarea terapeutica a atrofiei musculare spinale.

Inainte si dup& administrarea perfuziei, pacientul va face o serie de teste, inclusiv analize hepatice si
de sédnge, si va primi corticosteroizi pentru a reduce riscul de reactii adverse. Medicamentul se poate
obtine numai pe baza de prescriptie medicala. Pentru informatii suplimentare cu privire la utilizarea
Zolgensma, cititi prospectul sau adresati-va medicului dumneavoastra sau farmacistului.

Cum actioneaza Zolgensma?

Pacientii cu atrofie musculara spinala prezinta un defect al genei numite SMN1, care este necesara
organismului pentru a produce o proteina esentiala pentru functionarea normala a nervilor care
controleaza miscarile musculare. Substanta activa din Zolgensma, onasemnogen abeparvovecul,
contine o copie functionala a acestei gene. Cand este injectatd, aceasta trece in nervi unde produce
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gena corecta necesara pentru a furniza o cantitate suficienta de proteina, restabilind astfel functia
nervoasa.

Ce beneficii a prezentat Zolgensma pe parcursul studiilor?

Un studiu principal a aratat ca Zolgensma reduce nevoia de ventilatie artificiala la nou-nascuti cu
atrofie musculard spinald. In acest studiu, dup& 14 luni, 20 din cei 22 de nou-ndscuti carora li s-a
administrat Zolgensma au supravietuit si au putut respira fara ventilatie mecanicd permanenta, desi, in
mod normal, doar un sfert dintre pacientii netratati ar supravietui fara a avea nevoie de ventilatie
mecanica.

De asemenea, studiul a aratat cd Zolgensma poate ajuta nou-ndscutii sa stea in sezut, fara ajutor, cel
putin 30 de secunde. Din cei 22 de nou-nascuti carora li s-a administrat Zolgensma, 14 au putut face
acest lucru dupa 18 luni, un reper care nu este niciodatd atins de nou-nascutii netratati, cu forme
severe ale bolii.

Care sunt riscurile asociate cu Zolgensma?

Cele mai frecvente reactii adverse asociate cu Zolgensma sunt valori ridicate ale enzimelor hepatice,
leziuni ale ficatului (hepatotoxicitate), numar mic de trombocite (trombocitopenie), valori ridicate ale
troponinei (o masura care indica leziuni ale muschiului cardiac), febra si varsaturi.

Pentru lista completa a restrictiilor si a reactiilor adverse asociate cu Zolgensma, cititi prospectul.

De ce a fost autorizat Zolgensma in UE?

Studiul principal privind Zolgensma a aratat ca o perfuzie administrata o singura data poate imbunatati
supravietuirea la acesti pacienti si poate reduce nevoia de ventilatie mecanica permanenta pentru a
respira. De asemenea, {i poate ajuta s3 atingd reperele de dezvoltare. In ceea ce priveste siguranta,
reactiile adverse ale Zolgensma sunt considerate gestionabile terapeutic; cele mai frecvente reactii
adverse din acest studiu, valori ridicate ale enzimelor hepatice, au necesitat tratament cu un steroid.
Prin urmare, Agentia Europeana pentru Medicamente a hotarat ca beneficiile Zolgensma sunt mai mari
decéat riscurile asociate si acest medicament poate fi autorizat pentru utilizare in UE.

Zolgensma a primit initial ,autorizare conditionata” deoarece se asteptau dovezi suplimentare despre
acest medicament. Intrucat compania a furnizat informatiile suplimentare necesare, autorizatia a fost
transformata din autorizatie conditionata in autorizatie normala.

Ce masuri se iau pentru utilizarea sigura si eficace a Zolgensma?

Compania care comercializeaza Zolgensma va furniza ingrijitorilor materiale educationale care contin
informatii privind modul de utilizare a medicamentului in conditii de siguranta, riscurile asociate
medicamentului si modul de identificare si de raportare a reactiilor adverse. De asemenea, compania
va realiza un studiu privind siguranta si eficacitatea medicamentului pe termen lung.

In Rezumatul caracteristicilor produsului si In prospect au fost incluse, de asemenea, recomandari si
masuri de precautie pentru utilizarea sigura si eficace a Zolgensma, care trebuie respectate de
personalul medical si de pacienti.

Ca pentru toate medicamentele, datele cu privire la utilizarea Zolgensma sunt monitorizate continuu.
Reactiile adverse raportate pentru Zolgensma sunt evaluate cu atentie si sunt luate masurile necesare
pentru protectia pacientilor.
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Alte informatii despre Zolgensma

Zolgensma a primit autorizatie de punere pe piata conditionata, valabila pe intreg teritoriul UE, la 18
mai 2020. Aceasta a fost transformata in autorizatie normala de punere pe piata la 17 mai 2022.

Informatii suplimentare cu privire la Zolgensma sunt disponibile pe site-ul agentiei:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/zolgensma

Aceasta prezentare generala a fost actualizata ultima data in 08-2022.
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