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Tegsedi (inotersen)
Um resumo sobre Tegsedi e porque esta autorizado na UE

O que é o Tegsedi e para que é utilizado?

O Tegsedi € um medicamento utilizado para tratar lesGes causadas aos nervos pela amiloidose
associada a transtirretina hereditaria (ATTRh), uma doenca na qual as proteinas designadas amiloides
se acumulam em tecidos no organismo, incluindo em torno dos nervos.

O Tegsedi é utilizado em doentes adultos nos primeiros dois estadios das lesdes nos nervos (estadio 1,
quando o doente é capaz de caminhar sem ajuda, e estadio 2, quando o doente ainda consegue
caminhar, mas necessita de ajuda).

A ATTRh é uma doenca rara, e o Tegsedi foi designado medicamento 6rfao (medicamento utilizado em
doencas raras) a 26 de marco de 2014. Mais informacdes sobre a designacao 6rfa podem ser
encontradas aqui: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.

Como se utiliza o Tegsedi?

O Tegsedi s6 pode ser obtido mediante receita médica e o tratamento deve ser iniciado e
supervisionado por um médico com experiéncia no tratamento de doentes com ATTRh.

O medicamento esta disponivel na forma de solucdo para injecdo sob a pele em seringas pré-cheias
(284 mg). A dose recomendada € uma injecdo uma vez por semana, administrada sob a pele na
barriga, zona superior da coxa ou zona superior do braco. A primeira injecdo deve ser administrada
sob a supervisdo de um profissional de saude qualificado, e os doentes ou prestadores de cuidados
podem administrar as injecdes seguintes apds receberem formacéo adequada.

Dado que o Tegsedi pode causar uma reducdo no nimero de plaguetas do sangue (representando um
risco de hemorragia), as contagens de plaquetas do sangue tém de ser monitorizadas durante o
tratamento com Tegsedi, e a dose do medicamento e a frequéncia da sua administracdo ajustadas em
conformidade.

Para mais informacdes sobre a utilizacdo de Tegsedi, consulte o Folheto Informativo ou contacte o seu
médico ou farmacéutico.
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Como funciona o Tegsedi?

Em doentes com ATTRh, uma proteina chamada transtirretina que circula no sangue apresenta defeitos
e decompde-se facilmente. A proteina decomposta forma depdsitos amiloides nos tecidos e 6rgédos no
organismo, incluindo em torno dos nervos, onde interfere com as suas fungdes normais.

A substancia ativa do Tegsedi, o inotersen, € um «oligonucleétido antissentido», um fragmento muito
pequeno de material genético sintético que foi concebido para se ligar a célula responsavel por
produzir a transtirretina e bloquear o seu material genético. Esta acdo reduz a producao de
transtirretina, reduzindo assim a formacgédo de amiloides e aliviando os sintomas da amiloidose ATTRh.

Quais os beneficios demonstrados por Tegsedi durante os estudos?

Num estudo principal envolvendo 173 doentes com ATTRh com lesdes nos nervos de estadio 1 ou 2, o
Tegsedi demonstrou ser mais eficaz que o placebo (um tratamento simulado) a abrandar as lesdes nos
nervos causadas pela doenca. As principais medidas de eficicia foram as altera¢gdes nas lesdes nos
nervos e na qualidade de vida dos doentes, conforme medidas utilizando escalas padrdo denominadas
«mMNIS+7» e «Norfolk QoL-DN», respetivamente. Apds 15 meses de tratamento, a pontuacao da
mNIS+7, utilizada para avaliar as les6es nos nervos, piorou em menor escala com Tegsedi (cerca de
11 pontos) do que com placebo (cerca de 25 pontos). A qualidade de vida, medida pela pontuacéo
Norfolk QoL-DN, piorou em cerca de 4 pontos em doentes tratados com Tegsedi, em compara¢ado com
cerca de 13 pontos em doentes a receber placebo.

Quais séao os riscos associados ao Tegsedi?

Os efeitos secundarios mais frequentes associados ao Tegsedi (que podem afetar mais de 1 em 10
pessoas) sdo reacgdes no local da injecdo, nauseas (sentir-se indisposto), nivel baixo de glébulos
vermelhos, dor de cabeca, febre, edema periférico (inchacgo, especialmente dos tornozelos e pés),
arrepios, vomitos e contagens baixas de plaquetas que podem resultar em hemorragia e hematomas.
Para a lista completa dos efeitos secundarios comunicados relativamente a Tegsedi, consulte o Folheto
Informativo.

O Tegsedi ndo pode ser utilizado em doentes com contagens baixas de plaquetas (menos de
100x10°%/1), e por doentes com problemas renais ou hepéticos graves. Para a lista completa de
restricdes de utilizacdo, consulte o Folheto Informativo.

Porque esta o Tegsedi autorizado na UE?

O Tegsedi demonstrou ser eficaz no tratamento de lesdes nos nervos de estadio 1 ou estadio 2 com
ATTRh; os dados disponiveis ndo foram suficientes para assumir um efeito benéfico em doentes com
estadio 3 (os doentes confinados a uma cadeira de rodas). Em face da necessidade médica nédo
colmatada, o perfil de seguranca do Tegsedi foi considerado aceitavel e os riscos controlaveis com
monitorizagéo especifica, reducdo da dose e regras de paragem.

Por conseguinte, a Agéncia Europeia de Medicamentos concluiu que os beneficios do Tegsedi sdo
superiores aos seus riscos e que o medicamento pode ser autorizado para utilizacdo na UE.

Que medidas estao a ser adotadas para garantir a utilizacdo segura e eficaz
do Tegsedi?

A empresa que comercializa o Tegsedi ira fornecer um cartdo de alerta com informagéo sobre a
seguranca do medicamento e como controlar os efeitos secundarios.
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No Resumo das Caracteristicas do Medicamento e no Folheto Informativo foram igualmente incluidas
recomendac0Oes e precaucdes a observar pelos profissionais de salde e pelos doentes para a utilizagdo

segura e eficaz do Tegsedi.

Tal como para todos os medicamentos, os dados sobre a utilizacdo do Tegsedi sdo continuamente
monitorizados. Os efeitos secundarios comunicados com o Tegsedi sdo cuidadosamente avaliados e sédo
tomadas todas as medidas necessarias para proteger os doentes.

Outras informagoes sobre o Tegsedi

Mais informacdes sobre o Tegsedi podem ser encontradas no sitio da internet da
Agéncia: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports.
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