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Zolgensma (onasemnogen abeparvovek)
Sammanfattning av Zolgensma och varfér det ar godkant inom EU

Vad ar Zolgensma och vad anvands det for?

Zolgensma ar ett genterapildkemedel fér behandling av spinal muskelatrofi, en allvarlig nervsjukdom
som orsakar muskelfértvining och muskelsvaghet.

Zolgensma &r avsett fér patienter som har nedarvda mutationer som paverkar genen SMN1 och som
antingen har diagnostiserats med spinal muskelatrofi typ 1 (den allvarligaste typen) eller har upp till 3
kopior av en annan gen som kallas SMN2.

Spinal muskelatrofi ar séllsynt och Zolgensma klassificerades som sarlakemedel (ett I1dkemedel som
anvands vid sallsynta sjukdomar) den 19 juni 2015. Mer information om klassificeringen som
sarlakemedel finns hdr: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3151509.

Zolgensma innehadller den aktiva substansen onasemnogen abeparvovek.
Hur anvands Zolgensma?

Zolgensma ges som en infusion (dropp) i en ven under ungefér en timme. Infusionen ska &ga rum pa
en klinik eller ett sjukhus under 6verinseende av en ldkare med erfarenhet av att behandla spinal
muskelatrofi.

Fére och efter infusionen kommer patienten att fa ta ett antal prover, inklusive lever- och blodprover,
och patienten kommer att fa kortikosteroidlakemedel fér att minska risken fér biverkningar.
Lakemedlet ar receptbelagt. Fér mer information om hur du anvander Zolgensma, lds bipacksedeln
eller tala med ldkare eller apotekspersonal.

Hur verkar Zolgensma?

Patienter med spinal muskelatrofi har en defekt i en gen som kallas SMN1 och som kroppen behdver
for att bilda ett protein som ar viktigt for att de nerver som styr muskelrdrelserna ska fungera normalt.
Den aktiva substansen i Zolgensma, onasemnogen abeparvovek, innehaller en funktionell kopia av
denna gen. N&r den injiceras gar den in i nerverna, varifrén den framstéller ratt gen fér att producera
tillrackligt med protein och darmed 3terstalla nervfunktionen.
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Vilka fordelar med Zolgensma har visats i studierna?

I en huvudstudie visades att Zolgensma minskar behovet av artificiell ventilation hos spadbarn med
spinal muskelatrofi. Av de 22 spadbarn som fick Zolgensma levde och andades 20 utan permanent
ventilator efter 14 manader i denna studie, ndr normalt sett endast en fjdrdedel av de obehandlade
patienterna 6verlever utan att de behdver en ventilator.

Studien visade ocksa att Zolgensma kan hjélpa barnen att sitta utan stéd i minst 30 sekunder. Av de
22 spadbarn som fick Zolgensma kunde 14 géra det efter 18 manader, en milstolpe som aldrig
uppnatts hos obehandlade spadbarn med allvarliga former av sjukdomen.

Vilka ar riskerna med Zolgensma?

De vanligaste biverkningarna som orsakas av Zolgensma ar férhéjda leverenzymer, leverskada
(levertoxicitet), 1dga nivaer av blodplattar (trombocytopeni), férhéjda nivaer av troponin (ett matt som
tyder pa skada pa hjartmuskeln), feber och krakningar.

En fullstandig férteckning dver restriktioner och biverkningar for Zolgensma finns i bipacksedeln.

Varfor ar Zolgensma godkant i EU?

Huvudstudien av Zolgensma visade att en engdngsinfusion kan férbéattra dverlevnaden hos dessa
patienter och minska behovet av en permanent ventilator for att andas. Den kan ocksa hjalpa dem att
na stora foérbattringar. Vad géller Zolgensmas sikerhet anses dess biverkningar vara hanterbara. Den
vanligaste biverkningen i studien, férhéjda leverenzymer, upphérde efter behandling med en steroid.
Europeiska ldakemedelsmyndigheten (EMA) fann darfor att férdelarna med Zolgensma ar storre an
riskerna och att Zolgensma kan godkannas for férsaljning i EU.

Zolgensma fick ursprungligen ett villkorat godkannande eftersom fler uppgifter om ldkemedlet skulle
komma. Eftersom féretaget har lamnat den ytterligare information som kravdes har godkannandet
andrats fran villkorat till fullstandigt godkdnnande.

Vad gors for att garantera saker och effektiv anvandning av Zolgensma?

Foretaget som marknadsfér Zolgensma kommer att férse vardare med utbildningsmaterial med
information om hur ldkemedlet anvands p% ett sakert satt, om riskerna med ldkemedlet och om hur
man identifierar och rapporterar biverkningar. Féretaget kommer ocksd att genomféra en studie av
lskemedlets sakerhet och effekt pa I&ng sikt.

Rekommendationer och férsiktighetsatgarder som halso- och sjukvardspersonal och patienter ska
iaktta for sdker och effektiv anvdndning av Zolgensma har ocksa tagits med i produktresumén och
bipacksedeln.

Liksom for alla lakemedel 6vervakas de vetenskapliga uppgifterna for Zolgensma kontinuerligt.
Biverkningar som har rapporterats fér Zolgensma utvédrderas noggrant och ndédvéndiga dtgérder vidtas
for att skydda patienterna.

Mer information om Zolgensma

Den 18 maj 2020 beviljades Zolgensma ett villkorat godkannande fér forsaljning som galler i hela EU.
Den 17 maj 2022 andrades detta godkannande till ett fullstandigt godkdannande for forsaljning.

Mer information om Zolgensma finns pa EMA:s webbplats:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/zolgensma

Zolgensma (onasemnogen abeparvovek)
EMA/678785/2022 Sida 2/3


http://www.ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/zolgensma

Denna sammanfattning uppdaterades senast 08-2022.
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