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Qalsody (tofersen)

Harsa generali lejn Qalsody u ghalfejn huwa awtorizzat fl-UE

X’inhu Qalsody u ghal xiex jintuza?

Qalsody huwa medicina ghat-trattament tal-adulti b’tip ta’ sklerozi laterali amijotrofika (ALS) ikkawzata
minn mutazzjoni (difett) fil-gene responsabbli ghall-produzzjoni ta’ enzima msejha superoxide
dismutase 1 (SOD1). L-ALS hija marda progressiva tas-sistema nervuza, fejn i¢-celloli tan-nervituri fil-
mohh u fis-sinsla tad-dahar li jikkontrollaw il-moviment volontarju jiddeterjoraw gradwalment, u
jikkawzaw telfien tal-funzjoni tal-muskoli u paralizi.

ALS hija rari, u Qalsody gie denominat bhala “medicina orfni” (medicina li tintuza f'mard rari) fid-
29 ta’ Awwissu 2016. ALS ikkawzata minn mutazzjoni fil-gene SOD1 tirrapprezenta madwar 2 % tal-
pazjenti bl-ALS. Aktar informazzjoni dwar id-denominazzjoni orfni tinstab fuq is-sit web tal-EMA.

Qalsody fih is-sustanza attiva tofersen.
Kif jintuza Qalsody?

Qalsody jista’ jinkiseb biss b'ricetta ta’ tabib. It-trattament ghandu jinbeda biss minn tabib
b’esperjenza fl-immaniggjar tal-ALS.

Qalsody jitwassal fil-fluwidu cerebrospinali (fluwidu li jic¢irkonda is-sinsla tad-dahar u I-mohh) permezz
ta’ injezzjoni bejn I-ghadam spinali fin-naha ta’ isfel tad-dahar (injezzjoni intratekali).

It-trattament jibda bi 3 dozi moghtija gimaghtejn ‘il boghod minn xulxin, segwiti minn doza wahda kull
4 gimghat. It-tabib se jirriezamina regolarment il-htiega li jitkompla t-trattament b’Qalsody, abbazi
tas-sintomi tal-pazjenti u r-rispons ghat-trattament.

Ghal iktar informazzjoni dwar I-uzu ta’ Qalsody, ara |-fuljett ta’ taghrif jew ikkuntattja lit-tabib jew lill-
ispizjar tieghek.

Kif jahdem Qalsody?

F’xi pazjenti bl-ALS, il-kundizzjoni taghhom hija kkawzata minn mutazzjoni fil-gene responsabbli ghall-
produzzjoni tal-proteina SOD1. Minhabba din il-mutazzjoni, il-proteina anormali SOD1 f'dawn il-
pazjenti hija tossika ghac-celloli tan-nervituri, u eventwalment tikkawza I-mewt tac-celloli. Qalsody
huwa maghmul minn filament zghir ta’ materjal genetiku (imsejjah antisense oligonucleotide)
maghmul f'laboratorju li jehel mal-materjal genetiku ta’ SOD1 fi¢-Cellola tan-nervituri u jimblokka I-
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produzzjoni ta’ SOD1 difettuz. Billi thagqgas I-ammont ta’ SOD1 difettuz, din il-medic¢ina hija mistennija
li ttejjeb is-sintomi tal-ALS ikkawzati minn mutazzjoni fil-gene SOD1.

X'inhuma I-beneficcji ta’ Qalsody li hargu mill-istudji?

Fi studju ewlieni li involva pazjenti b’ALS assoc¢jata ma’ mutazzjoni fil-gene SOD1, 72 pazjent ircevew
Qalsody u 36 ircevew placebo (trattament fint) ghal 28 gimgha. Il-kejl ewlieni tal-effikacja kien ir-rata
li biha s-sintomi tal-marda ta’ pazjent marru ghall-aghar matul I-istudju. Din giet ivvalutata bl-uzu ta’
skala ta’ klassifikazzjoni standard maghrufa bhala “skala ta’ klassifikazzjoni funzjonali tal-ALS riveduta”
(ALSFRS-R), li tkejjel aspetti tal-funzjonament fiziku ta’ pazjent, bhal diffikulta biex jitkellem, jiehu n-
nifs, jiekol u jwettaq attivitajiet normali ohra ta’ kuljum. Il-puntedg totali jvarja minn O (I-ebda
funzjoni) sa 48 (funzjoni normali).

Wara 28 gimgha, il-puntegg tal-ALSFRS-R naqas b’4.5 punti f'pazjenti li rcevew Qalsody meta mqgabbel
ma’ 5.8 f'pazjenti li nghataw placebo; madankollu, din id-differenza ma kinitx statistikament sinifikanti,
li jfisser li setghet tkun dovuta ghal ¢ans.

Kejl iehor, b'mod partikolari data fit-tul, indika li Qalsody jista’ jnagqgas ir-ritmu tal-marda. Barra minn
hekk, ir-rizultati wrew tnaqgqis fil-livelli tal-proteina SOD1 f'pazjenti li rcevew Qalsody meta mqgabbla
ma' dawk li rcevew placebo, u dan jikkonferma I-mod kif il-medic¢ina hija mistennija li tahdem. Kien
hemm ukoll tnaqgqis fil-livelli ta’ proteina msejha katina tad-dawl newrofilament (NfL, indikatur ta’
hsara fin-nervituri), li jissuggerixxi tnaqgqis fil-hsara fin-nervituri.

X’inhuma r-riskji assoc¢jati ma’ Qalsody?

Ghal-lista shiha tal-effetti sekondarji u r-restrizzjonijiet b’Qalsody, ara |-fuljett ta’ taghrif.

L-effetti sekondariji I-aktar komuni b’Qalsody (li jistghu jaffettwaw aktar minn persuna 1 minn kull 10)
jinkludu wgigh fid-dahar, id-dirghajn, ir-riglejn, il-muskoli jew il-gogi, gheja, zieda fil-livelli ta’ proteina
u/jew ta’ celloli bojod tad-demm fil-fluwidu ¢erebrospinali, u deni.

L-effetti sekondarji serji I-aktar komuni b’Qalsody jinkludu mijelite (infjammazzjoni tas-sinsla tad-
dahar), zieda fil-pressjoni madwar il-mohh, papilloedema (nefha tan-nerv li tghaqqgad I-ghajnejn mal-
mohh), radikulite (irritazzjoni u korriment tal-gheruq tan-nervituri) u meningite assetika
(inffammazzjoni tar-rita madwar il-mohh u s-sinsla tad-dahar).

Ghaliex Qalsody gie awtorizzat fl-UE?

Fiz-zmien tal-awtorizzazzjoni ta’ Qalsody, kien hemm ghazliet ta’ trattament limitati hafna ghall-
pazjenti bl-ALS. Ghalkemm ir-rizultati ewlenin minn studju f'pazjenti bl-ALS assoc¢jati ma’ mutazzjoni
fil-gene SOD1 nagsu milli juru effett tal-medicina wara 28 gimgha ta’ trattament, kejl iehor ikkonferma
I-mod kif il-medicina hija mistennija li tahdem u indika li Qalsody jista’ jnaqqgas ir-ritmu tal-marda.

F'termini ta’ sigurta, Qalsody jista’ jkollu effetti sekondarji serji li jinvolvu s-sistema nervuza, bhal
inffammazzjoni tas-sinsla tad-dahar; madankollu, dawn jistghu jigu mmaniggjati bi trattament xieraq.

L-Agenzija Ewropea ghall-Medicini ghaldagstant iddecidiet li I-benefi¢¢ji ta’ Qalsody huma akbar mir-
riskji tieghu u li jista’ jigi awtorizzat ghall-uzu fl-UE.

Qalsody gie awtorizzat taht “cirkostanzi eccezzjonali”. Dan minhabba |li ma kienx possibbli li tinkiseb
informazzjoni kompluta dwar il-medicina minhabba r-rarita tal-marda, u I-forma tal-ALS assocjata ma’
mutazzjoni fil-gene SOD1 b’mod partikolari, peress li din tinstab biss fi 2 % tal-pazjenti kollha bl-ALS.
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II-kumpanija li tgieghed Qalsody fis-suq trid tipprovdi aktar data dwar is-sigurta u |-effikacja fit-tul tal-
medicina f'‘pazjenti b’ALS assocjata ma’ mutazzjoni fil-gene SOD1. Din trid tinvestiga wkoll I-effett tal-
medicina f'pazjenti li ghad ma ghandhomx sintomi. Il-pazjenti ttrattati b'Qalsody ghandhom jigu
segwiti f'registru u I-kumpanija ghandha tipprovdi data minn dan ir-registru fug bazi annwali.

Kull sena, I-Agenzija se tirriezamina kull informazzjoni gdida li ssir disponibbli fug Qalsody.
X'mizuri qeghdin jittiehdu biex jigi zgurat I-uzu sigur u effettiv ta’ Qalsody?

Ir-rakkomandazzjonijiet u I-prekawzjonijiet li ghandhom jigu segwiti mill-professjonisti fil-qasam tal-
kura tas-sahha u mill-pazjenti ghall-uzu sigur u effettiv ta' Qalsody gew inkluzi fis~sommarju tal-
karatteristici tal-prodott u fil-fuljett ta’ taghrif.

Bhal fil-kaz tal-medicini kollha, id-data dwar |-uzu ta' Qalsody hija ssorveljata kontinwament. L-effetti
sekondarji ssuspettati rrapportati b’Qalsody huma evalwati bir-reqga u kull azzjoni mehtiega hi
mehuda biex tipprotegi lill-pazjenti.

Informazzjoni ohra dwar Qalsody

Aktar informazzjoni dwar Qalsody tinstab fis-sit web tal-Agenzija:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/qalsody.
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