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Tegsedi (inotersen)
Przeglad wiedzy na temat leku Tegsedi i uzasadnienie udzielenia Pozwolenia
na dopuszczenie do obrotu w UE

Co to jest lek Tegsedi i w jakim celu sie go stosuje

Tegsedi jest lekiem stosowanym w leczeniu uszkodzenia nerwdéw wywotanego rodzinng amyloidozg
transtyretynowg (hATTR), chorobg, w przebiegu ktorej biatka zwane amyloidami odktadajg sie w
tkankach w catym organizmie, w tym w okolicy nerwéw.

Tegsedi stosuje sie u dorostych pacjentéw w pierwszych dwoch stadiach uszkodzenia nerwéw (stadium
1, gdzie pacjent nie wymaga pomocy w chodzeniu, oraz stadium 2, gdzie pacjent nadal moze chodzic,
ale wymaga pomocy).

hATTR jest chorobg rzadko wystepujaca, zatem w dniu 26 marca 2014 r. Tegsedi uznano za lek sierocy
(lek stosowany w rzadkich chorobach). Wiecej informacji na temat przyznania statusu leku sierocego
mozna znalez¢ tutaj: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.

Jak stosowac¢ lek Tegsedi

Lek Tegsedi jest wydawany wytgcznie na recepte, a terapie powinien rozpoczynac i nadzorowac lekarz
z doswiadczeniem w leczeniu pacjentow z hATTR.

Lek jest dostepny w postaci roztworu do wstrzyknie¢ podskérnych w amputko-strzykawkach (284 mg).
Zalecana dawka to jedno wstrzykniecie raz na tydzien; podaje sie jg pod skdre brzucha, gérnej czesci
uda lub goérnej czesci ramienia. Pierwsze wstrzykniecie nalezy podac pod nadzorem wykwalifikowanego
personelu medycznego, a kolejne wstrzykniecia mogg by¢ podawane samodzielnie przez pacjentéw lub
opiekundéw po odpowiednim przeszkoleniu.

Z uwagi na to, ze lek Tegsedi moze powodowac zmniejszenie liczby ptytek we krwi (co stwarza ryzyko
krwawienia), w trakcie leczenia nalezy monitorowac liczbe ptytek krwi i stosownie do niej korygowacd
dawke leku i czestos¢ jego podawania.

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

U pacjentow z hATTR biatko o nazwie transtyretyna, ktére krazy we krwi, jest wadliwe i tatwo ulega
rozktadowi. Roztozone biatko tworzy substancje zwang amyloidem, ktéra odktada sie w tkankach i
narzadach w catym organizmie, w tym wokdt nerwéw, gdzie zaburza ich normalne dziatanie.

Substancja czynna leku Tegsedi, inotersen, jest ,,oligonukleotydem antysensownym”, bardzo krétkim
fragmentem syntetycznego materiatu genetycznego, ktéry zaprojektowano w taki sposéb, aby
przytaczat sie do materiatu genetycznego komérki odpowiedzialnego za wytwarzanie transtyretyny i
blokowat go. Powoduje to zmniejszenie produkcji transtyretyny, a co za tym idzie ograniczenie
tworzenia amyloidéw i ztagodzenie objawow amyloidozy hATTR.

Korzysci ze stosowania leku Tegsedi wykazane w badaniach

W jednym badaniu gtéwnym z udziatem 173 pacjentéw z hATTR w stadium 1 lub 2 uszkodzenia
nerwow wykazano, ze lek Tegsedi byt skuteczniejszy niz placebo (leczenie pozorowane) pod wzgledem
opdznienia uszkodzenia nerwdéw wywotanego choroba. Gtéwnym kryterium oceny skutecznosci byty
zmiany uszkodzenia nerwdw u pacjentdéw oraz jakosci zycia, na podstawie pomiaru wedtug
standardowych skal o nazwie ,mNIS+7” i ,,Norfolk QoL-DN”. Po 15 miesigcach leczenia wskaznik
mNIS+7, wykorzystywany do oceny uszkodzenia nerwow, ulegt pogorszeniu w mniejszym zakresie w
przypadku stosowania leku Tegsedi (okoto 11 punktéw) niz w przypadku placebo (okoto 25 punktdéw).
Jakos¢ zycia, oceniana na podstawie wskaznika Norfolk QoL-DN, ulegta pogorszeniu o okoto 4 punkty u
pacjentéw otrzymujacych lek Tegsedi, w poréwnaniu z okoto 13 punktami u 0sdb stosujacych placebo.

Ryzyko zwigzane ze stosowaniem leku Tegsedi

Najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Tegsedi (mogace wystapic¢ u wiecej
niz 1 na 10 pacjentéw) to: reakcje w miejscu wstrzykniecia, nudnosci (mdtosci), niski poziom krwinek
czerwonych, bél gltowy, goraczka, obrzek obwodowy (opuchlizna, zazwyczaj kostek i stép), dreszcze,
wymioty i mata liczba ptytek krwi, co moze spowodowac krwawienie i powstawanie siniakow. Petny
wykaz dziatan niepozadanych zwigzanych ze stosowaniem leku Tegsedi znajduje sie w ulotce dla
pacjenta.

Leku Tegsedi nie wolno stosowac¢ u pacjentéw z matg liczbg ptytek krwi (ponizej 100x10°%/1) oraz u
pacjentéw z ciezkimi zaburzeniami czynnosci nerek lub watroby. Petny wykaz ograniczen znajduje sie
w ulotce dla pacjenta.

Podstawy dopuszczenia do obrotu leku Tegsedi w UE

Wykazano, ze lek Tegsedi jest skuteczny w leczeniu stadium 1 lub stadium 2 uszkodzenia nerwéw u
pacjentdw z hATTR; dostepne dane byty niewystarczajace, aby zatozy¢ korzystne dziatanie u pacjentéw
w stadium 3 (osoby poruszajgce sie na wdzku inwalidzkim). Wobec niespetnionej potrzeby medycznej
profil bezpieczenstwa leku Tegsedi uznano za akceptowalny, a ryzyko za mozliwe do opanowania w
przypadku zastosowania specjalnych zasad monitorowania, zmniejszania dawki i przerwania
stosowania leku.

Europejska Agencja Lekow (EMA) uznata zatem, ze korzysci ptynace ze stosowania leku Tegsedi
przewyzszaja ryzyko i moze on by¢ dopuszczony do stosowania w UE.
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Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego
stosowania leku Tegsedi

Firma, ktora wprowadza lek Tegsedi do obrotu, przekaze karte ostrzegawcza dla pacjentéw z
informacjami na temat bezpieczenstwa leku i sposobu postepowania w przypadku dziatan
niepozadanych.

W celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego stosowania leku Tegsedi w Charakterystyce Produktu
Leczniczego i w Ulotce dla pacjenta zawarto réwniez zalecenia i srodki ostroznosci przeznaczone dla
personelu medycznego i pacjentow.

Tak jak w przypadku wszystkich lekéw, dane o stosowaniu leku Tegsedi sg stale monitorowane.
Zgtaszane dziatania niepozadane leku Tegsedi sg starannie oceniane i podejmowane sg wszystkie
czynnosci konieczne do ochrony pacjentéw.

Inne informacje dotyczace leku Tegsedi

Dalsze informacje na temat leku Tegsedi znajdujg sie na stronie internetowej Agencji pod
adresem: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports.
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