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Zolgensma (onasemnogén abeparvovek)
Prehlad o lieku Zolgensma a preco bol povoleny v EU

Co je liek Zolgensma a na ¢o sa pouziva?

Zolgensma je liek na génovu terapiu na liecbu spinalnej svalovej atrofie, zavazného ochorenia nervov,
ktoré zapritifiuje Ubytok a slabost svalov.

Je uréeny pre pacientov s vrodenymi mutaciami postihujicimi gény zname ako SMN1, ktorym bol
diagnostikovany bud SMA 1. typu (najzavaznejsi typ) alebo maju az tri kdpie iného génu znameho ako
SMN2.

Spinalna svalova atrofia je zriedkavé ochorenie, a preto bol liek Zolgensma 19. juna 2015 oznaceny za
tzv. liek na ojedinelé ochorenia. Dalsie informéacie o oznaceni lieku za liek na ojedinelé ochorenia
moZete najst tu: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3151509.

Liek Zolgensma obsahuje lieCivo onasemnogén abeparvovek.

Ako sa liek Zolgensma pouziva?

Liek Zolgensma sa podava vo forme jednorazovej infuzie (na kvapkanie) do zily, ktora trva asi
1 hodinu. Inflzia sa ma vykonat na klinike alebo v nemocnici pod dohlfadom lekara, ktory ma
skusenosti s lieCbou spinalnej svalovej atrofie.

Pred inflziou a po nej musi pacient absolvovat niekolko testov vratane pecerfiovych a krvnych testov a
na znizenie rizika vedlajsich Gcinkov mu budl podané lieky obsahujlce kortikosteroidy. Vydaj lieku je
viazany na lekarsky predpis. Viac informacii o pouzivani lieku Zolgensma si precitajte v pisomnej
informacii pre pouzivatela alebo kontaktujte svojho lekara alebo lekarnika.

Akym sposobom liek Zolgensma ucinkuje?

Pacienti so spinalnou svalovou atrofiou maju chybny gén znamy ako SMN1, ktory telo potrebuje

na tvorbu proteinu nevyhnutného na spravne fungovanie nervov kontrolujicich pohyb svalov. Liecivo
lieku Zolgensma, onasemnogén abeparvovek, obsahuje funkénu kopiu tohto génu. Po vstreknuti
prechadza do nervov, kde zabezpedi spravny gén na tvorbu dostato¢ného mnozstva proteinu, a tym
obnovi nervovu funkciu.
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Aké prinosy lieku Zolgensma boli preukazané v stadiach?

Na zaklade hlavnej studie sa ukazalo, ze liek Zolgensma zniZzuje potrebu umelej ventilacie u dojciat

so spinalnou svalovou atrofiou. V tejto Stadii bolo po 14 mesiacoch nazive a dychalo bez permanentnej
ventilacie 20 z 22 dojciat, ktorym sa podaval liek Zolgensma, zatial' ¢o beZzne prezije bez potreby
pouzitia permanentnej ventilacie iba Stvrtina nelieCenych pacientov.

V $tudii sa takisto ukazalo, ze liek Zolgensma méze pomdct dojéatam sediet bez pomoci minimalne 30
seklnd. Z 22 dojciat, ktoré dostavali liek Zolgensma, to po 18 mesiacoch dokazalo 14. Ide o vyznamny
Uspech, ktory sa doteraz nepodarilo u nelie¢enych dojéiat so zdvaznymi formami ochorenia dosiahnut.

Aké rizika sa spajaja s pouzivanim lieku Zolgensma?

Najcastejsie vedlajsie ucinky lieku Zolgensma su zvysSena hladina pecenovych enzymov, poskodenie
pecene (hepatotoxicita), nizka hladina krvnych dosticiek (trombocytopénia), zvySena hladina troponinu
(parameter, ktory naznacuje poskodenie srdcového svalu), horac¢ka a vracanie.

Zoznam vsetkych obmedzeni a vsetkych vedlajsich uc¢inkov pozorovanych pri pouzivani lieku
Zolgensma sa nachadza v pisomnej informacii pre pouzivatela.

Precdo bol liek Zolgensma povoleny v EU?

Na zaklade hlavnej stidie lieku Zolgensma sa ukazalo, ze jednorazova infUzia moze zlepsit prezitie

u tychto pacientov a znizuje potrebu permanentnej ventilacie na dychanie. Takisto im mdze pomdct
dosiahnut kliéové body rozvoja. Pokial ide o bezpeénost, vedlajsie G&inky lieku Zolgensma sa povazujl
za zvladnutelné. Najcastejsi vedlajsi ucinok v studii, zvySené hladiny pecenovych enzymov, si
vyzadoval lieCbu steroidom. Eurdpska agentira pre lieky preto rozhodla, ze prinosy lieku Zolgensma su
vadsie ako riziké spojené s jeho pouzivanim a Ze liek méze byt povoleny na pouzivanie v EU.

Liek Zolgensma bol pévodne povoleny tzv. s podmienkou, pretoZe sa Cakalo na dalsie dokazy o lieku.
KedZze spolo¢nost predlozila dalSie potrebné informacie, povolenie s podmienkou sa zmenilo na Uplné
povolenie.

Aké opatrenia sa prijimaju na bezpecné a Gucinné pouzivanie lieku
Zolgensma?

Spoloénost, ktord uvadza liek Zolgensma na trh, poskytne opatrovatelom vzdeldvacie materidly s
informaciami o tom, ako pouzivat liek bezpecne, o rizikach suvisiacich s liekom a o tom, ako
identifikovat a hlasit vedlajsie G¢inky. Okrem toho uskuto¢ni $tidiu o dlhodobej bezpeénosti a Uéinnosti
lieku.

Na bezpecné a Ucinné pouzivanie lieku Zolgensma boli do sihrnu charakteristickych vlastnosti lieku
a pisomnej informacie pre pouzivatela zahrnuté aj odporucania a opatrenia, ktoré maju zdravotnicki
pracovnici a pacienti dodrziavat.

Tak ako pri vSetkych liekoch, aj udaje o pouzivani lieku Zolgensma sa neustale kontroluju. Vedlajsie
ucinky hlasené pri lieku Zolgensma sa dékladne hodnotia a zabezpecuju sa akékolvek nevyhnutné
kroky na ochranu pacientov.

Dalsie informacie o lieku Zolgensma

Lieku Zolgensma bolo 18. maja 2020 udelené povolenie na uvedenie na trh s podmienkou platné
v celej EU. Dfia 17. méaja 2022 bolo toto povolenie zmenené na UGplné.
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Dalsie informécie o lieku Zolgensma sa nachadzajl na webovej stranke agentury:

Posledna aktualizacia tohto sihrnu: 08-2022
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