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Zolgensma (onasemnogene abeparvovec)
Harsa generali lejn Zolgensma u ghalfejn huwa awtorizzat fl-UE

X’inhu Zolgensma u ghal xiex jintuza?

Zolgensma huwa medicina ta’ terapija tal-geni ghall-kura ta’ atrofija muskolari tas-sinsla, kundizzjoni
serja tan-nervituri li tikkawza li I-muskoli jinxtorbu u jiddghajfu.

Huwa mahsub ghall-pazjenti b’'mutazzjonijiet li jintirtu u li jaffettwaw lil gene maghruf bhala SMN1, li
jew gew dijanjostikati b’'SMA tat-tip 1 (l-aktar tip sever) jew ghandhom sa 3 kopji ta’ gene iehor
maghruf bhala SMN2.

L-atrofija muskolari tas-sinsla hija rari, u Zolgensma gie denominat bhala “medicina orfni” (medicina li
tintuza f'mard rari) fid-19 ta’ Gunju 2015. Aktar informazzjoni dwar id-denominazzjoni orfni tinstab
hawn: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3151509.

Zolgensma fih is-sustanza attiva onasemnogene abeparvovec.
Kif jintuza Zolgensma?

Zolgensma jinghata darba bhala infuzjoni (dripp) gol-vina ghal madwar siegha. L-infuzjoni ghandha
ssehh fi klinika jew fi sptar taht is-supervizjoni ta’ tabib b'esperjenza fil-gestjoni ta’ atrofija muskolari
tas-sinsla.

Qabel ma jircievi I-infuzjoni u wara li jirceviha, lill-pazjent se jsirulu ghadd ta’ testijiet, inkluzi testijiet
tal-fwied u tad-demm u se jinghata medicini kortikosterojdi biex jitnaggas ir-riskju ta’ effetti
sekondarji. Il-medicina tista’ tinkiseb biss b’ricetta ta’ tabib. Ghal iktar informazzjoni dwar |-uzu ta’
Zolgensma, ara I-fuljett ta’ taghrif jew ikkuntattja lit-tabib jew lill-ispizjar tieghek.

Kif jahdem Zolgensma?

Il-pazjenti b’atrofija muskolari tas-sinsla ghandhom difett fil-gene maghruf bhala SMN1, li I-gisem
jehtieg biex jipproduci proteina essenzjali ghall-funzjonament normali tan-nervituri li jikkontrollaw il-
movimenti tal-muskoli. Is-sustanza attiva f"Zolgensma, I-onasemnogene abeparvovec, fiha kopja
funzjonali ta’ dan il-gene. Meta tigi injettata, tghaddi ghal gon-nervituri minn fejn tipprovdi I-gene
korrett biex tigi prodotta bizzejjed proteina u b’hekk terga’ tigi stabbilita I-funzjoni tan-nervituri.
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X'inhuma I-beneficcji ta’ Zolgensma li hargu mill-istudji?

Studju ewlieni wera li Zolgensma jnaqqgas il-bzonn ta’ ventilazzjoni artifi¢jali fi trabi b’atrofija muskolari
tas-sinsla. F'dan I-istudju, 20 mit-22 tarbija li nghataw Zolgensma kienu hajjin u jiehdu n-nifs minghajr
ventilatur permanenti wara 14-il xahar, meta normalment kwart biss ta’ pazjenti mhux ikkurati jibgghu
hajjin minghajr ma jkun hemm bzonn ta’ ventilatur.

L-istudju wera wkoll li Zolgensma jista’ jghin lit-trabi joqoghdu bilgieghda minghajr ghajnuna ghal mill-
ingas 30 sekonda. 14 mit-22 tarbija li nghataw Zolgensma setghu jaghmlu dan wara 18-il xahar,
stadju importanti li gatt ma jinkiseb fi trabi b’forom severi tal-marda li ma jkunux gew ikkurati.

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

L-effetti sekondarji [-aktar komuni b’Zolgensma huma zieda fl-enzimi tal-fwied, hsara fil-fwied
(epatotossicita), livelli baxxi tal-pjastrini tad-demm (trombocitopenja), livelli gholjin ta’ troponin (kejl li
jindika hsara fil-muskolu tal-galb), deni u rimettar.

Ghal-lista shiha tar-restrizzjonijiet u |-effetti sekondarji ta’ Zolgensma, ara I-fuljett ta’ taghrif.

Ghaliex Zolgensma gie awtorizzat fl-UE?

L-istudju ewlieni ta’ Zolgensma wera li infuzjoni ta’ darba tista’ ttejjeb is-sopravivenza f'dawn il-
pazjenti u tnagqgas il-bzonn ta’ ventilatur permanenti ghat-tehid tan-nifs. Jista’ jghinhom ukoll jilhqu
stadji importanti tal-izvilupp. Fir-rigward tas-sigurta tieghu, |-effetti sekondarji ta’ Zolgensma huma
kkunsidrati maniggabbli; |-effett sekondarju I-aktar komuni fl-istudju, zieda fl-enzimi tal-fwied, kellu
bzonn il-kura bi sterojde. L-Agenzija Ewropea ghall-Medicini ghaldagstant iddecidiet li I-beneficcji ta’
Zolgensma huma akbar mir-riskji tieghu u li jista’ jigi awtorizzat ghall-uzu fl-UE.

Originarjament Zolgensma nghata "awtorizzazzjoni kkundizzjonata", minhabba li kien ghad hemm
aktar evidenza x’tinghata dwar il-medic¢ina. Peress li I-kumpanija forniet I-informazzjoni addizzjonali
mehtiega, |-awtorizzazzjoni ma bagghetx kkundizzjonata u saret shiha.

X'mizuri qeghdin jittiehdu biex jigi zgurat I-uzu sigur u effettiv ta’
Zolgensma?

Il-kumpanija li tgieghed Zolgensma fis-suq se tipprovdi materjal edukattiv lil dawk li jiehdu hsieb il-
pazjenti b’'informazzjoni dwar kif il-medicina tintuza b’mod sigur, ir-riskji assoc¢jati mal-medicina u kif
jigu identifikati u rrappurtati effetti sekondarji. Se twettaq ukoll studju dwar is-sigurta u I-effikacja tal-
medicina fit-tul.

Fis-sommarju tal-karatteristici tal-prodott u fil-fuljett ta’ taghrif gew inkluzi wkoll ir-
rakkomandazzjonijiet u I-prekawzjonijiet li ghandhom ikunu segwiti mill-professjonisti fil-qasam tal-
kura tas-sahha u mill-pazjenti ghall-uzu sigur u effettiv ta’ Zolgensma.

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

Informazzjoni ohra dwar Zolgensma

Zolgensma rcieva awtorizzazzjoni kkundizzjonata ghat-tgeghid fis-suq valida fl-UE fit-18 ta’ Mejju
2020. Din inbidlet ghal awtorizzazzjoni ghat-tgeghid fis-suq shiha fis-17 ta’ Mejju 2022.
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Aktar informazzjoni dwar Zolgensma tinstab fis-sit web tal-Agenzija:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/zolgensma

Din il-harsa generali giet aggornata |-ahhar f'08-2022.
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