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Zolgensma (onasemnogen abeparwowek)
Przeglad wiedzy na temat leku Zolgensma i uzasadnienie udzielenia
pozwolenia na dopuszczenie do obrotu w UE

Czym jest lek Zolgensma i w jakim celu sie go stosuje

Zolgensma jest lekiem terapii genowej do leczenia rdzeniowego zaniku miesni (ang. spinal muscular
atrophy, SMA), ciezkiej choroby nerwéw powodujacej zanikanie i ostabienie miesni.

Lek jest przeznaczony dla pacjentéw z odziedziczonymi mutacjami majacymi wptyw na gen o nazwie
SMN1, u ktérych zdiagnozowano SMA typu 1 (najpowazniejszy typ) lub ktérzy majg do 3 kopii innego
genu o nazwie SMN2.

Ze wzgledu na to, ze rdzeniowy zanik miesni uznano za chorobe rzadko wystepujaca, w dniu 19
czerwca 2015 r. lek Zolgensma uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach). Wiecej
informacji na temat przyznania statusu leku sierocego mozna znalez¢ tutaj:
ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3151509.

Substancjg czynng zawartg w leku Zolgensma jest onasemnogen abeparwowek.

Jak stosowac lek Zolgensma

Lek Zolgensma podaje sie jednorazowo we wlewie dozylnym trwajacym ok. 1 godziny. Wlew powinien
odbywac sie w osrodku klinicznym lub szpitalu pod nadzorem lekarza z doswiadczeniem w leczeniu
rdzeniowego zaniku miesni.

Przed wlewem i po jego otrzymaniu pacjent przejdzie szereg badan, w tym badania watroby i krwi, i
otrzyma leki kortykosteroidowe w celu zmniejszenia ryzyka dziatan niepozadanych. Lek wydawany na
recepte. Wiecej informacji o sposobie stosowania leku Zolgensma znajduje sie w Ulotce dla pacjenta
lub udzieli ich lekarz lub farmaceuta.

Jak dziata lek Zolgensma

Pacjenci z rdzeniowym zanikiem miesni maja wade w genie o nazwie SMN1, ktérego organizm
potrzebuje do wytwarzania biatka istotnego dla normalnego funkcjonowania nerwéw kontrolujacych
ruchy miesni. Substancja czynna leku Zolgensma, onasemnogen abeparwowek, zawiera funkcjonalng
kopie tego genu. Po jej wstrzyknieciu wnika ona w nerwy, gdzie umozliwia wiasciwemu genowi
wyprodukowanie wystarczajgcej ilosci biatka, a tym samym przywrdcenie funkcji nerwow.
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Korzysci ze stosowania leku Zolgensma wykazane w badaniach

W badaniu gtéwnym wykazano, ze lek Zolgensma ogranicza potrzebe sztucznej wentylacji u niemowlat
cierpigcych na rdzeniowy zanik miesni. W badaniu tym 20 z 22 niemowlat, ktéorym podano lek
Zolgensma, zyto i oddychato bez statego wentylatora po 14 miesiqcach, podczas gdy zazwyczaj tylko
jedna czwarta nieleczonych pacjentéw przezytaby bez koniecznosci stosowania wentylatora.

W badaniu wykazano réwniez, ze lek Zolgensma moze pomdc niemowletom w siedzeniu bez pomocy
przez co najmniej 30 sekund. 14 z 22 niemowlat, ktérym podano lek Zolgensma, byto w stanie uczynic¢
to po 18 miesigcach, co stanowi kluczowy etap nigdy nieosiggalny w przypadku nieleczonych
niemowlat z ciezkimi postaciami choroby.

Ryzyko zwigzane ze stosowaniem leku Zolgensma

Najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Zolgensma to: podwyzszone stezenie
enzymdw watrobowych, uszkodzenie watroby (hepatotoksycznos¢), niski poziom ptytek krwi
(matoptytkowosc), podwyzszone stezenie troponiny (miara, ktéra wskazuje na uszkodzenie miesnia
sercowego), goraczka i wymioty.

Petny wykaz ograniczen i dziatan niepozadanych zwigzanych ze stosowaniem leku Zolgensma znajduje
sie w Ulotce dla pacjenta.

Podstawy dopuszczenia do obrotu leku Zolgensma w UE

W badaniu gtéwnym leku Zolgensma wykazano, ze jednorazowy wlew moze poprawic¢ przezywalnosc
tych pacjentow i zmniejszy¢ zapotrzebowanie na staty wentylator do wspomagania oddychania. Moze
rowniez pomac im w osiggnieciu kluczowych etapéw rozwojowych. Co do bezpieczenstwa stosowania
dziatania niepozadane leku Zolgensma uznano za mozliwe do kontrolowania; najbardziej powszechne
dziatanie niepozadane w badaniu - podwyzszone stezenie enzyméw watrobowych - ustgpito po

zastosowaniu leku sterydowego. Europejska Agencja Lekow (EMA) uznata zatem, ze korzysci ptynace
ze stosowania leku Zolgensma przewyzszajq ryzyko i moze on by¢ dopuszczony do stosowania w UE.

Pierwotnie lek Zolgensma otrzymat warunkowe dopuszczenie do obrotu, gdyz spodziewano sig, ze bedq
gromadzone dodatkowe informacje na temat tego leku. Jako ze firma dostarczyta dodatkowe
wymagane informacje, pozwolenie zmieniono z warunkowego na peifne.

Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego
stosowania leku Zolgensma

Firma, ktéra wprowadza lek Zolgensma do obrotu, dostarczy materiaty edukacyjne dla opiekundéw
zawierajace informacje na temat bezpiecznego stosowania leku, zagrozen zwigzanych z lekiem oraz
sposobdw identyfikacji i zgtaszania dziatan niepozadanych. Firma przeprowadzi réwniez badanie
dotyczace bezpieczenstwa stosowania i skutecznosci leku w perspektywie dtugoterminowej.

W celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego stosowania leku Zolgensma w Charakterystyce
Produktu Leczniczego i w Ulotce dla pacjenta zawarto réwniez zalecenia i $rodki ostroznosci
przeznaczone dla personelu medycznego i pacjentow.

Tak jak w przypadku wszystkich lekow, dane na temat stosowania leku Zolgensma sq stale
monitorowane. Zgtaszane dziatania niepozadane leku Zolgensma sg starannie oceniane i podejmowane
sq wszystkie czynnosci konieczne do ochrony pacjentéw.
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Inne informacje dotyczace leku Zolgensma

Lek Zolgensma otrzymat warunkowe pozwolenie na dopuszczenie do obrotu, wazne w catej UE od dnia
18 maja 2020 r. W dniu 17 maja 2022 r. pozwolenie warunkowe zmieniono na petne pozwolenie na
dopuszczenie do obrotu.

Dalsze informacje na temat leku Zolgensma znajduja sie na stronie internetowej Agencji pod adresem:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/zolgensma

Data ostatniej aktualizacji: 08.2022.
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