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

Czym jest lek Itvisma i w jakim celu sie go stosuje

Itvisma jest lekiem terapii genowej stosowanym w leczeniu rdzeniowego zaniku miesni (ang. spinal
muscular atrophy, SMA), powaznego schorzenia komoérek nerwowych (neuronéw), ktére powoduje
wyniszczenie i ostabienie miesni, u oséb w wieku od 2 lat z dziedzicznymi mutacjami (zmianami) w
genie SMN1.

Ze wzgledu na to, ze SMA jest chorobg rzadko wystepujaca, w dniu 19 czerwca 2015 r. lek Itvisma
uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach). Wiecej informacji o przyznaniu statusu
leku sierocego mozna znalez¢ tutaj: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu3151509.

Substancja czynng zawartg w leku Itvisma jest onasemnogen abeparwowek.

Jak stosowac lek Itvisma

Lek wydawany na recepte. Leczenie powinien rozpoczynac, podawac i nadzorowac lekarz majacy
doswiadczenie w leczeniu SMA.

Lek jest dostepny w postaci roztworu do wstrzykiwan. Lek podaje sie jednorazowo we wstrzyknieciu
dooponowym (w dolng czes¢ plecéw, bezposrednio do ptynu otaczajacego rdzen kregowy) w
warunkach szpitalnych przez lekarza majacego doswiadczenie w wykonywaniu tego zabiegu. Przed
podaniem leku Itvisma pacjenci mogq potrzebowac sedacji (podania leku uspokajajacego).

Pacjentom podaje sie réwniez prednizolon (lub inny kortykosteroid) doustnie, 24 godziny przed
otrzymaniem leku Itvisma. Codzienne leczenie kortykosteroidami bedzie trwato przez okoto 2 miesigce
po podaniu dawki leku Itvisma lub do czasu obnizenia stezenia enzymdw watrobowych pacjenta do
dopuszczalnego poziomu. Lekarz bedzie stopniowo zmniejszat dawke kortykosteroidu az do
catkowitego zakonczenia leczenia.

Wiecej informacji o sposobie stosowania leku Itvisma znajduje sie w ulotce dla pacjenta lub udzieli ich
lekarz lub farmaceuta.
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Jak dziata lek Itvisma

U pacjentéw z SMA wystepuje wada genu o nazwie SMN1, ktory organizm potrzebuje do wytwarzania
biatka niezbednego do przezycia i prawidtowego funkcjonowania dolnych neuronéw ruchowych -
komorek nerwowych w rdzeniu kregowym kontrolujacych ruchy miesni. Substancja czynna leku
Itvisma, onasemnogen abeparwowek, zawiera funkcjonalng kopie tego genu. Po podaniu we
wstrzyknieciu substancja czynna przenika do neuronéw ruchowych, gdzie dostarcza prawidtowg kopie
genu, umozliwiajac wytwarzanie odpowiedniej ilosci biatka, a tym samym poprawe funkcji ruchowych.

Korzysci ze stosowania leku Itvisma wykazane w badaniach

W badaniu gtéwnym z udziatem 126 dzieci z SMA w wieku od 2 do ponizej 18 lat, ktére wczesniej nie
otrzymywaty innych lekéw stosowanych w SMA oraz potrafity samodzielnie siedzie¢, ale nigdy
samodzielnie nie chodzity, wykazano, ze lek Itvisma skutecznie poprawia funkcje ruchowe w
poréwnaniu z placebo (wstrzyknieciem pozorowanym).

Gtownym kryterium oceny skutecznosci byta zmiana funkcji ruchowych oceniana za pomoca
Rozszerzonej Skali Sprawnosci Motorycznej Hammersmith (ang. Hammersmith Functional Motor Scale
- Expanded, HFMSE) po uptywie 1 roku od otrzymania leku Itvisma. Zmiana wyniku w skali HFMSE
wyniosta 2,4 punktu u pacjentow otrzymujacych lek Itvisma, w poréwnaniu z 0,5 punktu u pacjentéw
otrzymujacych placebo. Wyniki te wskazujg na poprawe zdolnosci ruchowych, takich jak zmiana pozycji
ciata czy poruszanie ramionami, u leczonych pacjentéw po roku od podania leku.

Badania dotyczace leku Itvisma opisano bardziej szczegétowo w sprawozdaniu oceniajacym lek.

Dziatania niepozadane i ograniczenia zwigzane ze stosowaniem leku
Itvisma

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

Najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Itvisma (mogace wystapic¢ czesciej
niz u 1 na 10 pacjentéw) to: zakazenie gornych drég oddechowych (zakazenie nosa i gardta),
goraczka, wymioty i bdl gtowy. Inne czeste dziatania niepozgdane (mogace wystapi¢ u 1 na 10
pacjentow) to podwyzszone stezenie enzymow watrobowych.

Niektdre dziatania niepozgdane mogq by¢ powazne. Najczestsze powazne dziatania niepozadane
(mogace wystapi¢ u 1 na 10 pacjentow) to: wymioty, podwyzszony poziom enzymow watrobowych, bél
gtowy i goraczka.

Podstawy dopuszczenia leku Itvisma do obrotu w UE

Wykazano, ze lek Itvisma prowadzi do klinicznie istotnej poprawy funkcji ruchowych u pacjentéw w
wieku od 2 lat z SMA (dzieci, mtodziezy i dorostych). Dziatania niepozgdane byty podobne do
obserwowanych w przypadku innego leku zawierajacego te sama substancje czynna i zostaty uznane
za mozliwe do opanowania. Europejska Agencja Lekow uznata zatem, ze korzysci ze stosowania leku
Itvisma przewyzszajg ryzyko i moze on by¢ dopuszczony do stosowania w UE.
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Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego
stosowania leku Itvisma

Firma, ktéra wprowadza lek Itvisma do obrotu, przekaze materiaty edukacyjne dla personelu
medycznego, pacjentéw i opiekundéw, zawierajgce informacje na temat SMA, bezpiecznego stosowania
leku, zagrozen zwigzanych z lekiem oraz sposobdw identyfikacji i zgtaszania dziatan niepozadanych.

Materiaty te mogq zosta¢ udostepnione przez witasciwe organy krajowe na ich stronach
internetowych. Wykaz repozytoriow krajowych jest dostepny na stronie internetowej EMA.

W celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego stosowania leku Itvisma 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 lekdw, dane o stosowaniu leku Itvisma sq stale monitorowane.
Podejrzewane dziatania niepozadane leku Itvisma sg starannie oceniane i podejmowane sg wszelkie
czynnosci konieczne do ochrony pacjentow.

Inne informacje o leku Itvisma

Lek Itvisma otrzymat pozwolenie na dopuszczenie do obrotu, wazne w catej UE od dnia jego wydania.

Dalsze informacje o leku Itvisma, w tym ulotka dla pacjenta i sprawozdanie oceniajace, znajduja sie na
stronie internetowej Agencji pod adresem: ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/itvisma.

W celu uzyskania informacji o dostepnosci tego leku w danym kraju nalezy skontaktowac sie
z wiasciwym organem krajowym.
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