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Prehled pro pripravek Qalsody a pro¢ byl pripravek registrovan v EU
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Co je pripravek Qalsody a k ¢emu se pouziva?

Qalsody je lécCivy pripravek uréeny k [éCbé dospélych s typem amyotrofické lateralni sklerdzy (ALS),
ktery je zplisoben mutaci (defektem) genu zodpovédného za produkci enzymu zvaného superoxid
dismutdza 1 (SOD1). ALS je progresivni onemocnéni nervového systému, kdy se funkce nervovych
bun&k v mozku a mide, které ovladaji volni pohyby, postupné zhorduje, coz zplsobuje ztratu funkce
svall a paralyzu (ochrnuti).

ALS je vzacné onemocnéni a pripravek Qalsody byl oznacen dne 29. srpna 2016 jako ,lécCivy pFipravek
pro vzacna onemocnéni®. ALS zplsobena mutaci v genu SOD1 pfedstavuje asi 2 % pacientd s ALS.
Dalsi informace o tomto vzacném onemocnéni naleznete na internetovych strankach agentury EMA.

Pripravek Qalsody obsahuje ucinnou latku tofersen.

Ve

Jak se pripravek Qalsody pouziva?

Vydej pripravku Qalsody je vazan na lékarsky predpis. LéCbu by mél zahajit pouze IékaF se
zkusenostmi s IéCbou ALS.

Pfipravek Qalsody se podava do mozkomisniho moku (tekutina, kterd obklopuje michu a mozek)
injekci mezi paterni kosti v dolni ¢asti zad (intratekalni injekce).

Lécba se zahajuje 3 dadvkami podavanymi s odstupem 2 tydnl, poté nasleduje jedna davka kazdé 4
tydny. Lékar bude pravidelné pfezkoumavat potfebu pokracovat v l1éCbé pripravkem Qalsody na
zakladé pacientovych ptiznakl a reakce na lé¢bu.

Vice informaci o pouzivani pfipravku Qalsody naleznete v pfibalové informaci nebo se obratte na svého
|ékare ¢i lékarnika.

Jak pripravek Qalsody plisobi?

U nékterych pacientl s ALS je pfi¢inou jejich onemocnéni mutace genu zodpovédného za produkci
proteinu SOD1. V disledku této mutace je abnormalni protein SOD1 u téchto pacientd toxicky pro
nervové buriky, coZ nakonec zplsobi jejich odumieni. Piipravek Qalsody je tvofen malym vlidknem
genetického materialu (tzv. antisense oligonukleotidem) vyrobenym v laboratofi, ktery se vaze na
geneticky materidl SOD1 v nervové burice a blokuje produkci defektniho SOD1. Ocekava se, Ze tento
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lé¢ivy pripravek snizi mnozstvi defektniho SOD1, a zlepsi tak piiznaky ALS zplsobené mutaci v genu
SOD1.

Jaké pfFinosy pripravku Qalsody byly prokazany v pribéhu studii?

V hlavni studii zahrnujici pacienty s ALS spojenou s mutaci v genu SOD1 dostavalo 72 pacientt
piipravek Qalsody a 36 pacientl placebo (nelcinny pFipravek) po dobu 28 tydn{. Hlavnim méfitkem
ucinnosti byla mira, s jakou se béhem studie zhorsily pfiznaky onemocnéni pacienta. To bylo
hodnoceno pomoci standardni hodnotici Skaly znamé jako ,revidovana stupnice funkéniho hodnoceni
amyotrofické lateralni sklerézy" (ALSFRS-R), ktera méri aspekty fyzického fungovani pacienta, jako
jsou potize s mluvenim, dychanim, jidlem a provadénim dalSich béZnych dennich Cinnosti. Celkové
skore se pohybuje od 0 (zadna funkce) do 48 (normalni funkce).

Po 28 tydnech se skére ALSFRS-R snizilo o0 4,5 bodu u pacientd, kterym byl podavan pFipravek
Qalsody, ve srovnani s 5,8 bodu u pacientd, kterym bylo podavéno placebo. Tento rozdil véak nebyl
statisticky vyznamny, coZ znamena, ze mohl byt zplsoben nahodou.

Dalsi mé&teni, zejména dlouhodobé tdaje, naznadily, ze pFipravek Qalsody miZe zpomalit pribéh
onemocnéni. Kromé toho vysledky ukézaly snizeni hladiny proteinu SOD1 u pacientl, ktefi dostavali
piipravek Qalsody, ve srovnani s pacienty, ktefi dostavali placebo, coz potvrzuje zplsob, jakym by mél
lé¢ivy pripravek plsobit. Snizily se také hladiny proteinu zvaného lehky fetézec neurofilament (NfL,
ukazatel poskozeni nervi), coz naznacuje snizeni poskozeni nervd.

Jaka rizika jsou spojena s pripravkem Qalsody?

Uplny seznam nezadoucich G¢inkd a omezeni pripravku Qalsody je uveden v p¥ibalové informaci.

Mezi nejcastéjsi nezadouci Ucinky pfipravku Qalsody (které mohou postihnout vice nez 1 z 10 osob)
patfi bolest zad, rukou, nohou, svall nebo kloubl, Gnava, zvy$end hladina bilkovin a/nebo bilych
krvinek v mozkomisnim moku a horecka.

Mezi nejcastéjsi zadvazné nezadouci Ucinky pFipravku Qalsody patii myelitida (zanét michy), zvyseny
tlak v okoli mozku, edém papily (otok nervu, ktery spojuje o¢i s mozkem), radikulitida (podrazdéni a
poskozeni nervovych kofenl) a aseptickd meningitida (zanét vystelky kolem mozku a michy).

Na zakladé ceho byl pripravek Qalsody registrovan v EU?

V dobé& schvaleni pripravku Qalsody byly moznosti 1é¢by pacientll s ALS velmi omezené. Piestoze
hlavni vysledky studie u pacientl s ALS spojenou s mutaci v genu SOD1 neprokézaly tcinek Ié¢ivého
piipravku po 28 tydnech |é¢by, dal$i méFeni potvrdila predpokladany zplsob Gcinku 1é&ivého pripravku
a naznacdila, ze ptipravek Qalsody miZe zpomalit prib&h onemocnéni.

Z hlediska bezpeénosti miize mit pripravek Qalsody zavazné nezadouci Ucinky tykajici se nervového
systému, jako je zanét michy, které vsak lze vhodnou lé¢bou zvladnout.

Evropska agentura pro |écivé pripravky proto rozhodla, Ze pfinosy pripravku Qalsody prevysuji jeho
rizika, a mlZe tak byt registrovan k pouZiti v EU.

Pfipravek Qalsody byl registrovan za ,vyjimeénych okolnosti*, nebot vzhledem ke vzacné povaze
tohoto onemocnéni a zejména formé ALS spojené s mutaci v genu SOD1, ktera se vyskytuje pouze u 2
% v3ech pacientl s ALS, nebylo mozné o ptipravku ziskat GpIné informace.

Spolecnost, ktera pripravek Qalsody uvadi na trh, musi poskytnout dalsi idaje o dlouhodobé
bezpeénosti a Ucinnosti 1é¢ivého pripravku u pacientl s ALS spojenou s mutaci v genu SOD1. Musi také
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zkoumat Ucinek lé¢ivého pripravku u pacientd, ktefi je$té& nemaji ptiznaky. Pacienti Ié&eni pFipravkem
Qalsody musi byt sledovani v registru a spolecnost musi kazdoro¢né poskytovat Udaje z tohoto
registru.

Agentura kazdoroc¢né vyhodnoti jakékoli nové informace o pfipravku Qalsody.

va

Jaka opatreni jsou uplatnovana k zajisténi bezpecného a ucinného
pouzivani pripravku Qalsody?

Do souhrnu Gdajl o ptipravku a pFibalové informace byla zahrnuta doporuéeni a opatfeni pro bezpeéné
a ucinné pouzivani pfipravku Qalsody, kterd by méla byt dodrzovana zdravotnickymi pracovniky
i pacienty.

Jako u vdech Ié&ivych ptipravkd jsou Udaje o pouZivani pFipravku Qalsody priibé&zné sledovany.
Podezfeni na nezadouci ucinky nahlasena v souvislosti s pfipravkem Qalsody jsou peclivé hodnocena a
jsou u¢inéna veskera nezbytna opatfeni, aby bylo chranéno zdravi pacientd.

Dalsi informace o pripravku Qalsody

Dalsi informace o pfipravku Qalsody jsou k dispozici na internetovych strankach agentury na adrese
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/qgalsody.
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