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Qalsody (tofersen)

Prehlad o lieku Qalsody a pre¢o bol povoleny v EU

Co je liek Qalsody a na ¢o sa pouziva?

Qalsody je liek na liecbu dospelych s typom amyotrofickej laterdinej sklerdzy (ALS) zapricinenej
mutaciou (poruchou) v géne, ktory je zodpovedny za tvorbu enzymu nazyvaného superoxiddismutéaza-
1 (SOD1). ALS je progresivne ochorenie nervovej sustavy, pri ktorom nervové bunky v mozgu

a mieche, ktoré riadia mimovolny pohyb, postupne degenerujui, ¢o spésobuje stratu svalovej funkcie

a paralyzu.

ALS je zriedkavé ochorenie, a preto bol liek Qalsody 29. augusta 2016 oznaceny za tzv. liek na
ojedinelé ochorenia. ALS sp&sobend mutaciou v géne SOD1 predstavuje priblizne 2 % pacientov s ALS.
Dalsie informéacie o oznaceni lieku za liek na ojedinelé ochorenia sa nach&dzaji na webovej stranke
EMA.

Liek Qalsody obsahuje liecivo tofersen.

Ako sa liek Qalsody pouziva?

Vydaj lieku Qalsody je viazany na lekarsky predpis. Lie¢bu ma zacdat iba lekar, ktory méa skdsenosti
s lieCbou ALS.

Liek Qalsody sa podava do mozgovomiechového moku (tekutiny, ktord obklopuje miechu a mozog)
prostrednictvom injekcie medzi kosti chrbtice v dolnej Casti chrbta (intratekalnej injekcie).

LieCba sa zacina tromi davkami podanymi v dvojtyZzdfnovom odstupe, a potom sa podava jedna davka
kazdé styri tyzdne. Lekar bude na zaklade symptémov pacientov a odpovede na lieCbu pravidelne
prehodnocovat potrebu pokradovat v lie¢be liekom Qalsody.

Viac informacii o pouzivani lieku Qalsody si precitajte v pisomnej informacii pre pouzivatela alebo
kontaktujte svojho lekara alebo lekarnika.

Akym sposobom liek Qalsody ucinkuje?

U niektorych pacientov s ALS je ochorenie sp6sobené mutaciou génu zodpovedného za tvorbu proteinu
SOD1. Z dovodu tejto mutdcie je abnormalny protein SOD1 u tychto pacientov toxicky pre nervové
bunky, ¢o v kone¢nom dosledku sp6sobuje odumretie buniek. Liek Qalsody je vytvoreny z malého
retazca genetického materialu (nazyvaného protismerny (antisense) oligonukleotid) vytvoreného
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v laboratériu, ktoré sa viaze na geneticky materidl SOD1 v nervovych bunkach a blokuje tvorbu
chybnej SOD1. Predpoklada sa, ze znizenim mnoZstva chybnej SOD1 tento liek zlepsi priznaky ALS
sp6sobené mutdaciou génu SOD1.

Aké prinosy lieku Qalsody boli preukazané v stadiach?

V hlavnej Studii, na ktorej sa zucastnili pacienti s ALS spojenou s mutaciou génu SOD1, 72 pacientov
dostavalo liek Qalsody a 36 dostavalo placebo (zdanlivy liek) pocas 28 tyzdfov. Hlavnym meradlom
ucinnosti bola miera zhorsSenia priznakov ochorenia pacienta v priebehu studie. Hodnotilo sa na zaklade
Standardnej hodnotiacej stupnice zndmej ako tzv. revidovanej funkénej hodnotiacej Skaly ALS
(ALSFRS-R), ktorou sa meraju aspekty fyzickych funkcii pacienta, napriklad tazkosti pri rozpravani,
dychani, jedeni a vykonavani inych beznych kazdodennych Cinnosti. Celkové skoére sa pohybuje od 0
(bez funkcie) do 48 (normalna funkcia).

Po 28 tyzdnoch sa skére ALSFRS-R zniZilo o 4,5 bodu u pacientov, ktori dostavali liek Qalsody, v
porovnani s 5,8 bodu u pacientov, ktori dostavali placebo. Tento rozdiel vSak nebol Statisticky
vyznamny, ¢o znamena, ze mohol byt nahodny.

Iné merania, najméa dlhodobé (daje, naznadujl, Ze liek Qalsody mdze spomalit priebeh ochorenia.
Okrem toho sa na zaklade vysledkov preukazalo znizenie hladiny proteinu SOD1 u pacientov, ktori
dostavali liek Qalsody, v porovnani s pacientmi, ktori dostavali placebo, ¢o potvrdzuje sposob, akym
ma liek Gcéinkovat. Doslo aj k znizeniu hladiny proteinu nazyvaného lahky retazec neurofilamentov
(NfL, ukazovatela poskodenia nervov), ¢o naznacuje znizenie posSkodenia nervov.

Aké rizika sa spajaju s pouzivanim lieku Qalsody?

Zoznam vsetkych vedlajsich ucinkov pozorovanych pri pouzivani lieku Qalsody a zoznam vsetkych
obmedzeni sa nachadza v pisomnej informacii pre pouzivatela.

Najcastejsie vedlajsie Glinky lieku Qalsody (ktoré mdzu postihnut viac ako 1 osobu z 10) su bolest v
chrbte, rukach, nohach, svaloch alebo kiboch, Ginava, zvy$ena hladina proteinu a/alebo bielych krviniek
v mozgovomiechovom moku a horucka.

NajCastejSie zavazné vedlajsie ucinky lieku Qalsody st myelitida (zapal miechy), zvySeny tlak v okoli
mozgu, papiloedém (opuch nervu, ktory spaja oci s mozgom), radikulitida (podrazdenie a poskodenie
nervovych korenov) a aseptickd meningitida (zapal vystelky okolo mozgu a miechy).

Predo bol liek Qalsody povoleny v EU?

Pacienti s ALS mali v ¢ase povolenia lieku Qalsody velmi obmedzené moznosti lieCby. Aj ked hlavné
vysledky Studie u pacientov s ALS spojenou s mutaciou génu SOD1 nepreukazali Ucinok lieku po 28
tyzdrioch lie¢by, iné merania potvrdili sp6sob, akym ma liek G¢inkovat a naznadili, ze liek Qalsody
mbze spomalit priebeh ochorenia.

Pokial' ide o bezpecnost, liek Qalsody mdze mat zdvazné vedlajSie (¢inky postihujlice nervovl sustavu,
napriklad zépal miechy, tieto vedlajsie G¢inky véak mozno kontrolovat vhodnou lie¢bou.

Eurdpska agentura pre lieky preto rozhodla, Ze prinosy lieku Qalsody su vacsie ako rizika spojené
s jeho pouzivanim a ze liek byt povolen& na pouzivanie v EU.

Liek Qalsody bol povoleny za tzv. vynimo¢nych okolnosti. D6vodom je, ze nebolo mozné ziskat Uplné
informacie o lieku z dovodu zriedkavosti ochorenia a formy ALS spojenej s mutaciou najmé v géne
SOD1, kedZze existuje len u 2 % vsetkych pacientov s ALS.
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Spoloénost, ktord uvadza liek Qalsody na trh, musi poskytnut dalSie idaje o dlhodobej bezpelnosti

a Gdinnosti lieku u pacientov s ALS spojenou s mutdciou génu SOD1. Musi tieZ preskimat ucinok lieku
u pacientov, ktori eSte nemaju priznaky. Pacienti lie¢eni liekom Qalsody sa musia sledovat v registri a
spoloénost musi kazdoro¢ne poskytnut Gidaje z tohto registra.

Agentura kazdy rok prehodnoti vSetky nové dostupné informacie o lieku Qalsody.
Aké opatrenia sa prijimaju na bezpecné a Gucinné pouzivanie lieku Qalsody?

Na bezpecné a ucinné uzivanie lieku Qalsody boli do suhrnu charakteristickych vlastnosti lieku
a pisomnej informacie pre pouzivatela zahrnuté odporucania a opatrenia, ktoré maju zdravotnicki
pracovnici a pacienti dodrziavat.

Tak ako pri vSetkych liekoch, aj Udaje o pouzivani lieku Qalsody sa neustale kontroluju. Podozrenia na
vedlajsie ucinky hlasené pri lieku Qalsody sa dokladne hodnotia a zabezpecuju sa akékolvek
nevyhnutné kroky na ochranu pacientov.

Dalsie informacie o lieku Qalsody

Dalsie informécie o lieku Qalsody sa nachadzajl na webovej stranke agentlry:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/qalsody.
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