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Qalsody (tofersenas)
Qalsody apzvalga ir kodél jis buvo registruotas Europos Sajungoje (ES)

Kas yra Qalsody ir kam jis vartojamas?

Qalsody - tai vaistas, kuriuo gydomi suaugusieji, sergantys $onine amiotrofine skleroze (SAS), kurig
sukelia geno, atsakingo uz fermento, vadinamo superoksido dismutaze 1 (angl. superoxide dismutase
1, SOD1), gamyba, mutacija (defektas). SAS yra progresuojanti nervy sistemos liga, kuria sergant
galvos ir stuburo smegeny nervinés lgstelés, kontroliuojancios valingus judesius, laipsniskai
degeneruoja, dél to silpnéja raumeny funkcija ir iSsivysto paralyZzius.

SAS laikoma reta liga, todel 2016 m. rugpjicio 29 d. Qalsody buvo priskirtas ,retujy vaisty" (retoms
ligoms gydyti skirty vaisty) kategorijai. SOD1 geno mutacijos sukeliama SAS serga mazdaug 2 proc.
pacienty, kuriems diagnozuojama SAS. Daugiau informacijos apie priskyrima retiesiems vaistams
galima rasti EMA interneto svetainéje.

Qalsody sudétyje yra veikliosios medziagos toferseno.

Kaip vartoti Qalsody?

Qalsody galima jsigyti tik pateikus recepta. Gydyma gali pradéti tik SAS gydymo patirties turintis
gydytojas.

Qalsody leidZziamas | cerebrospinalinj skystj (stuburo ir galvos smegenis supantj skystj), atliekant
injekcija tarp stuburo kauly apatinéje nugaros dalyje (injekcijq | povoratinkline ertme).

Gydymas pradedamas nuo 3 doziy, kurios suleidziamas dviejy savaiciy intervalais, véliau kas 4
savaites suleidziama po vieng vaisto doze. Gydytojas reguliariai perzilrés, ar reikia testi gydyma
Qalsody, atsizvelgdamas | pacientui pasireiskiancius simptomus ir jo atsakg | gydyma.

Daugiau informacijos apie Qalsody vartojima ieskokite pakuotés lapelyje arba kreipkités | gydytoja
arba vaistininka.

Kaip veikia Qalsody?

Kai kuriy pacienty, kuriems diagnozuojama SAS, liga sukelia geno, atsakingo uZ baltymo SOD1
gamyba, mutacija. Dél Sios mutacijos pakites baltymas SOD1 Siy pacienty organizme yra toksiskas
nervy lasteléms ir jos galiausiai Zista. Qalsody sudarytas iS laboratorijoje pagamintos nedidelés
genetinés medziagos gijos (vadinamojo prieSprasminio oligonukleotido), kuri jungiasi su nervy lgsteléje
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esancia SOD1 genetine medziaga ir slopina pakitusio SOD1 gamybg. Sumazindamas pakitusio SOD1
kiekj, $is vaistas turéty palengvinti SOD1 geno mutacijos sukeliamus SAS simptomus.

Kokia Qalsody nauda nustatyta tyrimy metu?

Atliekant pagrindinj tyrimg, kuriame dalyvavo pacientai, sergantys su SOD1 geno mutacija siejama
SAS, 28 savaites 72 pacientai vartojo Qalsody, o 36 pacientai — placeba (netikrg vaista). Pagrindinis
veiksmingumo rodiklis buvo pacientams pasireiskianciy ligos simptomy progresavimo greitis tyrimo
laikotarpiu. Tai buvo vertinama pagal standartine vertinimo skale, vadinamg patikslinta serganciuyjy
SAS funkcijy vertinimo skale (angl. ALS functional rating scale revised, ALSFRS-R), pagal kurig
vertinami tam tikri paciento fizinés funkcijos aspektai, pvz., kalbéjimo, kvépavimo, valgymo funkcijy
sutrikimai ir atliekant kasdienius darbus patiriami sunkumai. Bendras baly skaicius svyruoja nuo 0
(néra funkcijos) iki 48 (normali funkcija).

Po 28 savaiciy Qalsody gydyty pacienty vertinimas pagal ALSFRS-R sumazéjo 4,5 balo, o placebq
vartojusiy pacienty - 5,8 balo; taciau Sis skirtumas nebuvo statistiSkai reikSmingas, o tai reiskia, kad jj
galéjo lemti atsitiktinumas.

Kiti rodikliai, visy pirma ilgalaikiai duomenys, rodo, kad Qalsody taip pat gali sulétinti ligos
progresavima. Be to, iS rezultaty matyti, kad, palyginti su placebg vartojusiais pacientais, Qalsody
vartojusiy pacienty organizme sumazéjo baltymo SOD1 kiekis, o tai patvirtina, kad vaistas veikia taip,
kaip jis turéty veikti. Be to, sumazéjo baltymo, vadinamo neurafilamenty lengvaja grandine

(angl. neurofilament light chain, NfL), kiekis (nervy pazeidimo rodiklis), o tai rodo mazesnj nervy
pazeidima.

Kokia rizika susijusi su Qalsody vartojimu?

ISsamy visy Qalsody Salutinio poveikio reiskiniy ir apribojimy sarasg galima rasti pakuotés lapelyje.

Dazniausias Qalsody Salutinis poveikis (galintis pasireiksti daugiau kaip 1 Zzmogui i$ 10) yra nugaros,
ranky, kojy, raumeny arba sgnariy skausmas, nuovargis, padidéjes baltymo ir (arba) baltujy kraujo
Iasteliy kiekis cerebrospinaliniame skystyje ir karsciavimas.

Dazniausias sunkus Qalsody Salutinis poveikis yra mielitas (stuburo smegeny uzdegimas), padidéjes
spaudimas aplink galvos smegenis, papiledema (akj ir galvos smegenis jungiancio nervo paburkimas),
radikulitas (nervy Sakneliy sudirginimas ir pazeidimas) ir aseptinis meningitas (galvos ir stuburo
smegeny dangaly uzdegimas).

Kodél Qalsody buvo registruotas ES?

Qalsody registracijos procediiros metu SAS sergantys pacientai turéjo labai mazai vaisty pasirinkimo
galimybiy. Nors pagrindiniais rezultatais, kurie gauti atlikus tyrimg su pacientais, serganciais su SOD1
geno mutacija siejama SAS, vaisto veiksmingumo po 28 gydymo savaiciy nepavyko jrodyti, kiti
rodikliai patvirtino, kad vaistas veikia taip, kaip tikétasi, ir rodo, kad Qalsody gali sulétinti Sios ligos
progresavima.

Kalbant apie sauguma, Qalsody gali sukelti sunky Salutinj poveikj nervy sistemai, pvz., stuburo
smegeny uzdegima, taciau tokius reiskinius galima kontroliuoti atitinkamu gydymu.

Todél Europos vaisty agentira nusprende, kad Qalsody nauda yra didesné uz jo keliama rizika ir jis gali
bati registruotas vartoti ES.
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Qalsody registruotas iSimtinémis aplinkybémis, nes dél ligos ir ypac dél Sios su SOD1 geno mutacija
siejamos SAS formos retumo - ji nustatoma tik 2 proc. visy SAS sergandiy pacienty — nebuvo
imanoma gauti visos informacijos apie $j vaista.

Be to, Qalsody prekiaujanti bendrové privalo pateikti daugiau duomeny apie vaisto ilgalaikj sauguma ir
veiksminguma gydant su SOD1 geno mutacija siejama SAS sergancius pacientus. Bendrové taip pat
turi istirti vaisto poveikj pacientams, kuriems dar nepasireiskia ligos simptomai. Qalsody gydyti
pacientai turi bati jtraukti | registrg, o bendroveé turi kasmet pateikti Sio registro duomenis.

Agentlira kasmet perzilirés visg naujai gautg informacijg apie Qalsody.

Kokios priemonés taikomos siekiant uztikrinti saugy ir veiksminga Qalsody
vartojima?

1 preparato charakteristiky santrauka ir pakuotés lapelj jtrauktos saugaus ir veiksmingo Qalsody
vartojimo rekomendacijos ir atsargumo priemonés, kuriy turi imtis sveikatos priezitros specialistai ir
pacientai.

Kaip ir visy vaisty, Qalsody vartojimo duomenys nuolatos stebimi. [tariamas Qalsody Salutinis poveikis
yra kruopsciai vertinamas ir imamasi visy reikiamy priemoniy pacientams apsaugoti.

Kita informacija apie Qalsody

Daugiau informacijos apie Qalsody rasite Agentiros tinklalapyje adresu:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/qgalsody.
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