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Qalsody (tofersen)

En oversigt over Qalsody, og hvorfor det er godkendt i EU

Hvad er Qalsody, og hvad anvendes det til?

Qalsody er et leegemiddel til behandling af voksne med en type amyotrofisk lateral sklerose (ALS), som
skyldes en mutation (defekt) i det gen, der er ansvarligt for at producere enzymet superoxiddismutase
1 (SOD1). ALS er en progressiv sygdom i nervesystemet, hvor nervecellerne i hjernen og rygmarven,
der kontrollerer de frivillige bevaegelser, gradvist forringes. Det medfgrer tab af muskelfunktion og
lammelse.

ALS er sjaelden, og Qalsody blev udpeget som "leegemiddel til sjaeldne sygdomme" den 29. august
2016. Ca. 2 % af alle ALS-patienter har den type, som skyldes en mutation i SOD1-genet. Der findes
mere information om lsegemidler til sjeeldne sygdomme pd EMA's websted.

Qalsody indeholder det aktive stof tofersen.

Hvordan anvendes Qalsody?

Qalsody fas kun pa recept. Behandling bgr kun indledes af en laege med erfaring inden for behandling
af ALS.

Qalsody indgives i cerebrospinalveesken (den vaeske, der omgiver rygmarven og hjernen) ved en
indsprgjtning mellem rygmarvsknoglerne i lzenden (intratekal injektion).

Behandlingen indledes med 3 doser med 2 ugers mellemrum, efterfulgt af én dosis hver 4. uge. Laegen
vil regelmaessigt vurdere behovet for at fortsaette behandlingen med Qalsody p& grundlag af
patienternes symptomer og reaktion pa behandlingen.

Hvis du gnsker mere information om anvendelsen af Qalsody, kan du lzese indlaegssedlen eller
kontakte laegen eller apotekspersonalet.

Hvordan virker Qalsody?

Hos nogle ALS-patienter skyldes deres sygdom en mutation i det gen, der er ansvarligt for at fremstille
proteinet SOD1. P& grund af denne mutation er det unormale SOD1-protein hos disse patienter giftigt
for nervecellerne, og far til sidst cellerne til at dg. Qalsody er fremstillet af en lille streng af
laboratoriefremstillet genetisk materiale (kaldet antisense-oligonukleotid), som binder sig til det
genetiske SOD1-materiale i nervecellen og blokerer produktionen af defekt SOD1. Ved at reducere
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maengden af defekt SOD1 forventes laegemidlet at forbedre symptomerne pa ALS fordrsaget af en
mutation i SOD1-genet.

Hvilke fordele viser studierne, at der er ved Qalsody?

I et hovedstudie, der omfattede patienter med ALS forbundet med en mutation i SOD1-genet, fik 72
patienter Qalsody, og 36 fik placebo (en uvirksom behandling) i 28 uger. Virkningen blev hovedsagelig
bedgmt pa, hvor hurtigt patientens sygdomssymptomer blev vaerre i Igbet af studiet. Dette blev
vurderet ved hjeelp af en standardskala kaldet "ALS-funktionsvurderingsskala revideret" (ALSFRS-R),
som maler aspekter af patientens fysiske funktion, f.eks. besvaer med at tale, treekke vejret, spise og
udfgre andre normale daglige aktiviteter. Den samlede score varierer fra 0 (ingen funktion) til 48
(normal funktion).

Efter 28 uger faldt ALSFRS-R-scoren med 4,5 point hos patienter, der fik Qalsody, sammenlignet med
5,8 hos patienter, der fik placebo. Denne forskel var dog ikke statistisk signifikant, hvilket betyder, at
den kunne skyldes tilfaeldigheder.

Andre malinger, navnlig langtidsdata, indikerede, at Qalsody kan bremse sygdommens fremadskriden.
Desuden viste resultaterne et fald i indholdet af SOD1-proteinet hos patienter, der fik Qalsody,
sammenlignet med dem, der fik placebo, hvilket bekrzefter den made, laegemidlet forventes at virke.
Der sds ogsa fald i niveauet af proteinet neurofilament light chain (NfL, en markgr for nerveskade),
hvilket tyder p& reduceret nerveskade.

Hvilke risici er der forbundet med Qalsody?

Den fuldstaendige liste over bivirkninger og begraensninger ved Qalsody fremgar af indlaegssedlen.

De mest almindelige bivirkninger ved Qalsody (som kan forekomme hos mere end 1 ud af 10
personer) omfatter smerter i ryg, arme, ben, muskler eller led, traethed, forhgjet indhold af protein
og/eller hvide blodlegemer i cerebrospinalvaesken samt feber.

De mest almindelige alvorlige bivirkninger ved Qalsody er myelitis (betaendelse i rygmarven), forhgjet
tryk omkring hjernen, papillgdem (haevelse af nerven, der forbinder gjnene med hjernen), radikulitis
(irritation og beskadigelse af nervergdder) og aseptisk meningitis (betaendelse i slimhinden omkring
hjernen og rygmarven).

Hvorfor er Qalsody godkendt i EU?

P tidspunktet for godkendelsen af Qalsody var der meget begraensede behandlingsmuligheder for
patienter med ALS. Selvom hovedresultaterne af et studie hos patienter med ALS forbundet med en
mutation i SOD1-genet ikke viste en virkning af laagemidlet efter 28 ugers behandling, bekraeftede
andre malinger, hvordan laegemidlet forventes at virke, og tydede pa, at Qalsody kan bremse
sygdommens fremadskriden.

Hvad sikkerheden angar, kan Qalsody have alvorlige bivirkninger, der omfatter nervesystemet, sdsom
betzendelse i rygmarven. Disse kan dog handteres med passende behandling.

Det Europziske Laegemiddelagentur konkluderede derfor, at fordelene ved Qalsody opvejer risiciene,
og at det kan godkendes til anvendelse i EU.

Qalsody er blevet godkendt under "saerlige omstaendigheder”. Det skyldes, at det ikke har vaeret
muligt at indhente fyldestggrende oplysninger om laegemidlet grundet sygdommens sjeeldenhed og
navnlig den form for ALS, der er forbundet med en mutation i SOD1-genet, da dette kun findes hos
2 % af alle patienter med ALS.
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Den virksomhed, der markedsfgrer Qalsody, skal fremlaagge yderligere data om laegemidlets sikkerhed
og virkning pa lang sigt hos patienter med ALS forbundet med en mutation i SOD1-genet. Den skal
0gsa se naermere pa laegemidlets virkning hos patienter, der endnu ikke har symptomer. Patienter, der
behandles med Qalsody, skal fglges i et register, og virksomheden skal fremlaegge data fra dette
register en gang om aret.

Hvert ar gennemgar agenturet alle nye oplysninger, der bliver tilgeengelige om Qalsody.

Hvilke foranstaltninger traeffes der for at sikre, at Qalsody anvendes sikkert
og effektivt?

Der er anfgrt anbefalinger og forholdsregler i produktresuméet og indleegssedlen, som patienter og
sundhedspersonale skal fglge for at sikre, at Qalsody anvendes sikkert og effektivt.

Som for alle laegemidler bliver data vedrgrende anvendelsen af Qalsody Isbende overvdget. De
formodede bivirkninger ved Qalsody vurderes omhyggeligt, og der treeffes de ngdvendige
forholdsregler for at beskytte patienterne.

@vrig information om Qalsody

Yderligere information om Qalsody findes p& agenturets websted:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/qgalsody.
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