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Qalsody (tofersen)

Prezentare generala a Qalsody si motivele autorizarii medicamentului in UE

Ce este Qalsody si pentru ce se utilizeaza?

Qalsody este un medicament pentru tratarea adultilor cu un tip de scleroza laterala amiotrofica (SLA),
cauzata de o mutatie (defect) a (al) genei responsabile pentru producerea unei enzime numite
superoxid dismutaza 1 (SOD1). SLA este o boala progresiva a sistemului nervos, in care celulele
nervoase din creier si din maduva spinarii care controleaza miscarea voluntara se deterioreaza treptat,
cauzand pierderea functiei musculare si paralizie.

SLA este rarg, iar Qalsody a fost desemnat ,medicament orfan” (medicament utilizat in boli rare) la
29 august 2016. Aproximativ 2 % din pacientii cu SLA sufera de SLA cauzata de o mutatie a genei
SOD1. Mai multe informatii despre medicamentele desemnate orfane se pot gasi pe site-ul EMA.

Qalsody contine substanta activa tofersen.

Cum se utilizeaza Qalsody?

Qalsody se poate obtine numai pe baza de prescriptie medicala. Tratamentul trebuie initiat numai de
un medic cu experienta in abordarea terapeutica a SLA.

Qalsody se administreaza in lichidul cefalorahidian (lichid care inconjoara maduva spinarii si creierul)
printr-o injectie intre oasele coloanei vertebrale din partea inferioara a spatelui (injectie intratecald).

Tratamentul incepe cu 3 doze administrate la interval de 2 saptamani, urmate de cate o doza o data la
4 saptamani. Medicul va reexamina periodic necesitatea de a continua tratamentul cu Qalsody, pe baza
simptomelor pacientilor si a raspunsului la tratament.

Pentru informatii suplimentare cu privire la utilizarea Qalsody, cititi prospectul sau adresati-va
medicului dumneavoastra sau farmacistului.

Cum actioneaza Qalsody?

La unii pacienti cu SLA, afectiunea este cauzata de o mutatie a genei responsabile pentru producerea
proteinei SOD1. Din cauza acestei mutatii, proteina anormala SOD1 de la acesti pacienti este toxica
pentru celulele nervoase, cauzand in cele din urma moartea celulelor. Qalsody este realizat dintr-un
mic fragment de material genetic (numit oligonucleotida antisens), realizat in laborator, care se leaga
de materialul genetic SOD1 din celula nervoasa si blocheaza productia de SOD1 defecta. Prin reducerea
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cantitatii de SOD1 defecta, se preconizeaza ca acest medicament va ameliora simptomele SLA cauzate
de o mutatie a genei SOD1.

Ce beneficii a prezentat Qalsody pe parcursul studiilor?

Intr-un studiu principal care a cuprins pacienti cu SLA asociatd cu o mutatie a genei SOD1, 72 de
pacienti au primit Qalsody, iar 36 au primit placebo (un preparat inactiv) timp de 28 de saptamani.
Principala masura a eficacitatii a fost rata de agravare a simptomelor bolii la un pacient in timpul
studiului. Acest lucru a fost evaluat folosind o scala de evaluare standard intitulata ,Scala de evaluare
functionald SLA - revizuita” (ALSFRS-R), care masoara aspecte legate de functionarea fizica a unui
pacient, cum ar fi dificultatea de a vorbi, de a respira, de a manca si de a efectua alte activitati zilnice
normale. Scorul total variaza intre 0 (nicio functie) si 48 (functie normala).

Dupa 28 de saptamani, scorul ALSFRS-R a scazut cu 4,5 puncte la pacientii carora li s-a administrat
Qalsody, comparativ cu 5,8 puncte la pacientii carora li s-a administrat placebo; aceasta diferenta nu a
fost totusi semnificativa din punct de vedere statistic, ceea ce inseamna ca ar putea fi intdmplatoare.

Alte m&suratori, in special date pe termen lung, au indicat c& Qalsody poate incetini evolutia bolii. In
plus, rezultatele au demonstrat reducerea nivelurilor proteinei SOD1 la pacientii carora li s-a
administrat Qalsody, comparativ cu cei carora li s-a administrat placebo, confirmand modul in care ar
trebui sa actioneze medicamentul. De asemenea, au existat reduceri ale nivelurilor unei proteine
numite lant usor neurofilamentar (NfL, un indicator al leziunilor nervoase), ceea ce sugereaza o
reducere a leziunilor nervoase.

Care sunt riscurile asociate cu Qalsody?

Pentru lista completa a reactiilor adverse si a restrictiilor asociate cu Qalsody, cititi prospectul.

Cele mai frecvente reactii adverse asociate cu Qalsody (care pot afecta mai mult de 1 persoana din 10)
sunt dureri in spate, brate, picioare, muschi sau articulatii, oboseala, niveluri crescute de proteine
si/sau de globule albe in lichidul cefalorahidian si febra.

Cele mai frecvente reactii adverse grave asociate cu Qalsody sunt mielita (inflamarea maduvei
spinarii), presiune crescuta in jurul creierului, edem papilar (umflarea nervului optic de la nivelul
ochiului), radiculita (iritatii si leziuni ale radacinilor nervoase) si meningita aseptica (inflamarea
mucoasei din jurul creierului si maduvei spinarii).

De ce a fost autorizat Qalsody in UE?

La momentul autorizarii Qalsody, optiunile de tratament pentru pacientii cu SLA erau foarte limitate.
Desi rezultatele principale ale unui studiu pe pacienti cu SLA asociata cu o mutatie a genei SOD1 nu au
reusit sa demonstreze un efect al medicamentului dupa 28 de saptamani de tratament, alte masuratori
au confirmat modul in care ar trebui sa actioneze medicamentul si au indicat ca Qalsody poate incetini
evolutia bolii.

in ceea ce priveste siguranta, Qalsody poate genera reactii adverse grave care implicd sistemul nervos,
cum ar fi inflamarea maduvei spinarii; totusi, acestea pot fi gestionate printr-un tratament adecvat.

Prin urmare, Agentia Europeana pentru Medicamente a hotarat ca beneficiile Qalsody sunt mai mari
decat riscurile asociate si acest medicament poate fi autorizat pentru utilizare in UE.

Qalsody a fost autorizat in ,conditii exceptionale”. Aceasta inseamna cd, din cauza raritatii bolii si a
formei de SLA asociate cu o mutatie a genei SOD1 in special, deoarece aceasta este prezenta numai la
2 % din totalul pacientilor cu SLA, nu s-au putut obtine informatii complete despre medicament.
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Compania care comercializeaza Qalsody trebuie sa furnizeze date suplimentare privind siguranta si
eficacitatea pe termen lung a medicamentului la pacientii cu SLA asociata cu o mutatie a genei SOD1.
De asemenea, compania trebuie sa investigheze efectul medicamentului la pacientii care nu prezinta
inca simptome. Pacientii tratati cu Qalsody trebuie urmariti intr-un registru, iar compania trebuie sa
furnizeze date din acest registru in fiecare an.

in fiecare an, agentia va analiza informatiile nou ap&rute despre Qalsody.

Ce masuri se iau pentru utilizarea sigura si eficace a Qalsody?

In Rezumatul caracteristicilor produsului si in prospect au fost incluse recomandéri si masuri de
precautie pentru utilizarea sigura si eficace a Qalsody, care trebuie respectate de personalul medical si
de pacienti.

Ca pentru toate medicamentele, datele cu privire la utilizarea Qalsody sunt monitorizate continuu.
Reactiile adverse suspectate raportate pentru Qalsody sunt evaluate cu atentie si sunt luate toate
masurile necesare pentru protectia pacientilor.

Alte informatii despre Qalsody

Mai multe informatii despre Qalsody se pot gasi pe site-ul agentiei:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/qgalsody.
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