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Qalsody (tofersen)
Przeglad wiedzy na temat leku Qalsody i uzasadnienie udzielenia pozwolenia
na dopuszczenie do obrotu w UE

Czym jest lek Qalsody i w jakim celu sie go stosuje

Qalsody to lek stosowany w leczeniu oséb dorostych ze stwardnieniem zanikowym bocznym (ang.
amyotrophic lateral sclerosis, ALS) wywotanym przez mutacje (defekt) genu odpowiedzialnego za
wytwarzanie enzymu o nazwie dysmutaza nadtlenkowa (SOD1). ALS jest postepujaca chorobg ukfadu
nerwowego, w przebiegu ktérej komoérki nerwowe w mozgu i rdzeniu kregowym kontrolujace
dobrowolne ruchy miesni ulegajg stopniowemu uszkodzeniu, co prowadzi do utraty czynnosci i
porazenia miesni.

Ze wzgledu na to, ze ALS uznano za chorobe rzadko wystepujaca, w dniu 29 sierpnia 2016 r. lek
Qalsody uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach). ALS spowodowane mutacjg w
genie SOD1 stanowi okoto 2% przypadkow ALS. Wiecej informacji na temat przyznania statusu leku
sierocego mozna znalez¢ na stronie internetowej EMA.

Substancja czynng zawartg w leku Qalsody jest tofersen.

Jak stosowac lek Qalsody

Lek wydawany na recepte. Leczenie powinien rozpoczyna¢ wytacznie lekarz majacy doswiadczenie w
leczeniu SLA.

Lek Qalsody podaje sie bezposrednio do ptynu mdzgowo-rdzeniowego (ptyn otaczajacy rdzen kregowy i
mozg) poprzez wstrzykniecie pomiedzy kregami w dolnej czesci plecow (wstrzykniecie dooponowe).

Leczenie rozpoczyna sie od trzech dawek podawanych w odstepie 2 tygodni, a nastepnie podaje sie
jedng dawke co 4 tygodnie. Lekarz bedzie regularnie badat potrzebe kontynuowania podawania leku
Qalsody na postawie objawdw wystepujacych u pacjentéw i odpowiedzi na leczenie.

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

U niektorych pacjentow ALS jest spowodowane mutacjg w genie odpowiedzialnym za produkcje biatka
SOD1. Z powodu tej mutacji nieprawidtowe biatko SOD1 jest toksyczne dla komédrek nerwowych i
powoduje obumieranie komédrek. Lek Qalsody sktada sie z niewielkiego pasma materiatu genetycznego
(zwanego antysensownym oligonukleotydem) wykonanego w laboratorium, ktére wigze sie z
materiatem genetycznym SOD1 w komdrce nerwowej i blokuje wytwarzanie nieprawidiowego SOD1.
Oczekuje sie, ze poprzez zmniejszenie ilosci nieprawidtowego SOD1 lek ten przyczyni sie do
ztagodzenia objawdw ALS spowodowanego mutacjg w genie SOD1.

Korzysci ze stosowania leku Qalsody wykazane w badaniach

W badaniu gtéwnym z udziatem pacjentéw z ALS zwigzanym z mutacjg genu SOD1 72 pacjentow
otrzymywato lek Qalsody, a 36 pacjentéw otrzymywato placebo (leczenie pozorowane) przez 28
tygodni. Gtéwnym kryterium oceny skutecznosci byto tempo nasilenia objawow choroby u pacjenta w
trakcie badania. Oceny dokonano za pomocg standardowej skali oceny zwanej skorygowang skalq
oceny czynnosciowej w stwardnieniu zanikowym bocznym (ALSFRS-R), ktéra stuzy do pomiaru
aspektow fizycznego funkcjonowania pacjenta, takich jak trudnosci z méwieniem, oddychaniem,
jedzeniem i wykonywaniem innych normalnych czynnosci codziennych. kaczny wynik miesci sie w
zakresie od 0 (brak funkcji) do 48 (prawidtowa funkcja).

Po 28 tygodniach wynik ALSFRS-R zmniejszyt sie o 4,5 pkt u pacjentéw otrzymujacych lek Qalsody w
poréwnaniu z 5,8 pkt u pacjentéw otrzymujacych placebo; rdznica ta nie byta jednak statystycznie
istotna, co oznacza, ze moze wynikac z przypadku.

Inne pomiary, zwtaszcza dane dtugoterminowe, wykazaty, ze lek Qalsody moze spowolni¢ przebieg
choroby. Ponadto wyniki wykazaty zmniejszenie stezenia biatka SOD1 u pacjentéw, ktérzy otrzymywali
lek Qalsody, w poréwnaniu z pacjentami, ktorzy otrzymywali placebo, co potwierdza oczekiwany
sposéb dziatania leku. Zaobserwowano réwniez zmniejszenie stezenia biatka zwanego tancuchem
lekkim neurofilamentu (ang. neurofilament chain, NfL - wskaznik uszkodzenia nerwow), co sugeruje
zmniejszenie uszkodzenia nerwdw.

Ryzyko zwigzane ze stosowaniem leku Qalsody

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

Najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Qalsody (mogace wystapic¢ czesciej
niz u 1 na 10 pacjentéw) to: bol plecéw, ramion, ndg, miesni lub stawow, zmeczenie, zwiekszone
stezenie biatka lub biatych krwinek w ptynie mézgowo-rdzeniowym i goraczka.

Najczestsze powazne dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Qalsody obejmuja
zapalenie rdzenia kregowego (stan zapalny rdzenia kregowego), zwiekszone cisnienie wokdt mdézgu,
obrzek nerwu wzrokowego (obrzek nerwu faczacego oczy z moézgiem), zapalenie korzeni nerwowych
(podraznienie i uszkodzenie korzeni nerwowych) oraz aseptyczne zapalenie opon moézgowo-
rdzeniowych (zapalenie wyscidtki wokoét mézgu i rdzenia kregowego).

Podstawy dopuszczenia do obrotu leku Qalsody w UE

W momencie wydania pozwolenia na stosowanie leku Qalsody mozliwosci leczenia pacjentéw z ALS
byty bardzo ograniczone. Chociaz gtéwne wyniki badania przeprowadzonego u pacjentow z ALS
zwigzanym z mutacjg w genie SOD1 nie wykazaty dziatania leku po 28 tygodniach leczenia, inne
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pomiary potwierdzity oczekiwany sposob dziatania leku i wskazaty, ze lek Qalsody moze spowolnic
przebieg choroby.

Jezeli chodzi o bezpieczenstwo, lek Qalsody moze powodowaé powazne dziatania niepozadane
dotyczace uktadu nerwowego, takie jak zapalenie rdzenia kregowego, jednak mozna je kontrolowac za
pomocg odpowiedniego leczenia.

Europejska Agencja Lekdw uznata zatem, ze korzysci ptynace ze stosowania leku Qalsody przewyzszajg
ryzyko i moze on by¢ dopuszczony do stosowania w UE.

Lek Qalsody dopuszczono do obrotu w wyjatkowych okolicznosciach. Wynika to z faktu, ze uzyskanie
wyczerpujacych informacji na temat leku nie byto mozliwe ze wzgledu na rzadko$¢ wystepowania
choroby, zwiaszcza postaci ALS zwigzanej z mutacjg genu SOD1, poniewaz wystepuje ona jedynie u
2% wszystkich pacjentéw z ALS.

Firma wprowadzajaca do obrotu lek Qalsody musi dostarczy¢ dalsze dane na temat dtugoterminowego
bezpieczenstwa i skutecznosci leku u pacjentéw z ALS zwigzanym z mutacjg genu SOD1. Nalezy
rowniez zbadac dziatanie leku u pacjentéw, u ktérych objawy choroby jeszcze nie wystepuja. Nalezy
prowadzi¢ rejestr pacjentdéw przyjmujacych lek Qalsody, a firma musi corocznie dostarcza¢ dane z tego
rejestru.

Co roku Agencja dokona przegladu wszelkich nowych informacji, ktére beda dostepne na temat leku
Qalsody.

Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego
stosowania leku Qalsody

W celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego stosowania leku Qalsody w Charakterystyce Produktu
Leczniczego i w Ulotce dla pacjenta zawarto zalecenia i $rodki ostroznosci przeznaczone dla personelu
medycznego i pacjentéw.

Tak jak w przypadku wszystkich lekow, dane o stosowaniu leku Qalsody sg stale monitorowane.
Podejrzewane dziatania niepozadane leku Qalsody sg starannie oceniane i podejmowane sg wszelkie
czynnosci konieczne do ochrony pacjentéw.

Inne informacje dotyczace leku Qalsody

Dalsze informacje na temat leku Qalsody znajduja sie na stronie internetowej Agencji pod adresem:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/qgalsody.
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