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Itvisma (onaszemnogén abeparvovek)

”or

Az Itvisma-ra vonatkozé kozérthetd attekintés és az EU-ban vald
engedélyezésének indoklasa

Milyen tipusd gydgyszer az Itvisma és milyen betegségek esetén
alkalmazhato?

Az Itvisma az SMN1 gén 6roklott mutacidit (elvaltozasait) hordozd, 2 éves kort bet6ltétt személyeknél
az idegsejtek (neuronok) izomsorvadast és izomgyengeséget okozd sllyos betegsége, a spinalis
muszkularis atréfia (SMA) kezelésére alkalmazott génterapias gyogyszer.

Mivel az SMA ,ritkanak” mindsll, ezért az Itvisma-t 2015. junius 19-én ,ritka betegség elleni
gydgyszerré” (orphan drug) mindsitették. Tovabbi informaciok a ritka betegség elleni (orphan)
statusszal rendelkez6 gydgyszerekrol itt talalhatdk: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu3151509.

Az Itvisma hatdanyaga az onaszemnogén abeparvovek.
Hogyan kell alkalmazni az Itvisma-t?

Az Itvisma csak receptre kaphatd, és a kezelést az SMA kezelésében tapasztalattal rendelkez6
orvosnak kell megkezdenie, beadnia és felligyelnie.

A gydgyszer oldatos injekcié formajaban kaphatd. A gydgyszert csak egyszer, intratekalis injekcid
formajaban (a hat alsé teriiletére, kdzvetlenll a gerincvel6t korilvevd folyadékba) adja be kdrhazban
az eljaras elvégzésében tapasztalt orvos. Az Itvisma alkalmazasa el6tt szlikséges lehet a betegek
szedaldsa (gydgyszer alkalmazdasa a betegek megnyugtatasa céljabol).

A betegek az Itvisma beadasa el6tt 24 6raval szajon at alkalmazott prednizolont (vagy egy masik
kortikoszteroidot) is kapnak. A napi kortikoszteroid-kezelés az Itvisma beadasat kévetden kortlbelll

2 hdénapig, vagy addig fog tartani, amig a beteg majenzimszintje elfogadhatd szintre nem csokken. A
kezelGorvos lassan fogja csokkenteni a kortikoszteroid adagjat, amig a kortikoszteroid-kezelés teljesen
le nem allithatd.

Az Itvisma alkalmazéasaval kapcsolatban tovabbi informacidért olvassa el a betegtdjékoztatot, illetve
kérdezze meg kezelGorvosat vagy gyogyszerészét.
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Hogyan fejti ki hatasat az Itvisma?

Az SMA-ban szenvedl betegeknél hibas az SMN1 nevil gén, amelyre a szervezetnek ahhoz van
szliksége, hogy az alsé motoros neuronok, azaz a gerincvel6bdl az izommozgasokat szabalyozd
idegsejtek tuléléséhez és normalis miikodéséhez nélkilozhetetlen fehérjét elGallitsa. Az Itvisma
hatdéanyaga, az onaszemnogén abeparvovek e gén egy funkcionalis masolatat tartalmazza.
Befecskendezéskor bejut a motoros neuronokba, ahol a megfelelé gént biztositja a fehérje elegendd
mennyiségének eléallitdsahoz, és ezdltal javitja a motoros funkciét.

Milyen elonyei voltak az Itvisma alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

Egy f6 vizsgalat, amelyben 126, SMA-ban szenvedd, 2 és kevesebb, mint 18 év kdzotti olyan gyermek
vett részt, akiket korabban nem kezeltek mas SMA-gydgyszerekkel, és akik képesek voltak tilni, de
soha nem tudtak 6nalléan jarni, azt igazolta, hogy az Itvisma placebdval (hatéanyag nélkaili
injekcioval) 6sszehasonlitva hatasosan javitja a motoros funkciot.

A hatdsossag f6 mutatdja a motoros funkcié valtozésa volt, amelyet az Itvisma beadasat kévetéen egy
év elteltével a HFMSE (Hammersmith funkcionalis motoros skala - expandalt) nev( skalaval értékeltek.
A HFMSE-pontszam valtozasa 2,4 volt az Itvisma-val kezelt betegeknél, szemben a placebdval kezelt
betegeknél mért 0,5-del. Ez azt jelzi, hogy a kezelt betegek motoros képességei — példaul testtartasuk
megvaltoztatdsa vagy karjuk mozgatasa — egy év elteltével javultak.

Az Itvisma-val végzett vizsgalatok részletesebb leirdsa a gydgyszer értékels jelentésében talalhato.

Milyen mellékhatasokkal és korlatozasokkal jar az Itvisma alkalmazasa?

Az Itvisma alkalmazasaval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatas és a korlatozasok teljes
felsorolasa a betegtajékoztatdban talalhato.

Az Itvisma leggyakoribb mellékhatasai (10 beteg kozil tobb mint 1-nél jelentkezhet) a fels6 1éguti
fert6zés (orr- és torokfertézés), a laz, a hanyas és a fejfajas. Egyéb gyakori mellékhatas (10 beteg
kozll legfeljebb 1-nél jelentkezhet) a majenzimek megemelkedett szintje.

Egyes mellékhatasok sulyosak lehetnek. A leggyakoribbak (10 beteg kozul legfeljebb 1-nél
jelentkezhet) a hanyas, a majenzimek megemelkedett szintje, a fejfajas és a laz.

Miért engedélyezték az Itvisma forgalomba hozatalat az EU-ban?

A vizsgalatok igazoltak, hogy az Itvisma a motoros funkcié klinikailag jelentds javulasat eredményezi
SMA-ban szenvedd, 2 éves és idGsebb betegeknél (gyermekek, serdildk és felnéttek). A mellékhatasok
hasonldak voltak egy masik, ugyanazt a hatéanyagot tartalmazd gyogyszer mellékhatasaihoz, és
kezelhetének mindsiiltek. Az Eurdpai Gyogyszerligyntkség ezért megallapitotta, hogy az Itvisma
alkalmazasanak elényei meghaladjak a kockazatokat, és igy a gydgyszer alkalmazasa az EU-ban
engedélyezhetd.

Milyen intézkedések vannak folyamatban az Itvisma biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabal?

Az Itvisma-t forgalmazod vallalat oktatéanyagokat fog biztositani az egészségligyi szakemberek, a
betegek és a gondozok szamara, amelyekben tajékoztatast nyujt az SMA-rdl, a gydgyszer biztonsagos
alkalmazasarol, a gyogyszerhez kapcsolddo kockazatokrdl, valamint a mellékhatasok azonositasanak
és jelentésének modjardl.
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Ezeket az anyagokat az illetékes nemzeti hatdsagok rendelkezésre bocsatjak a honlapjukon. E nemzeti
forrasok listaja elérhet6é az EMA honlapjan.

Az Itvisma biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségligyi szakemberek és a
betegek altal kovetendd ajanlasok és ovintézkedések szintén feltiintetésre kerliltek az alkalmazasi
elGirdsban és a betegtajékoztatdban.

Az Itvisma alkalmazéasaval kapcsolatban felmeril6 informacidkat — hasonléan minden mas
gydgyszerhez - folyamatosan figyelemmel kisérik. Az Itvisma alkalmazasaval 6sszefliggésben jelentett
feltételezett mellékhatdsokat gondosan értékelik, és a biztonsagos és hatékony alkalmazas érdekében
a szliikséges intézkedéseket meghozzak.

Az Itvisma-val kapcsolatos egyéb informacio

-an/-én az Itvisma az Eurdpai Unid egész teriiletére érvényes forgalombahozatali engedélyt kapott.

Az Itvisma-val kapcsolatban tovabbi informaciok, a betegtajékoztatot és az értékeld jelentést is
beleértve, az Ugyndkség honlapjén taldlhatok: ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/itvisma.

Amennyiben tajékozddni szeretne arrél, hogy a gydgyszer elérheté-e az On orszdgaban, vegye fel a
kapcsolatot az illetékes nemzeti hatésaggal.
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