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Itvisma (onasemnogen-abeparvovek)
Sammanfattning pa klarsprak av Itvisma och varfor det &r godként inom EU

Vad ar Itvisma och vad anvands det for?

Itvisma ar ett genterapildakemedel fér behandling av spinal muskelatrofi (SMA), en allvarlig sjukdom i
nervcellerna (neuronerna) som orsakar muskelfértvining och muskelsvaghet, hos personer frén 2 ars
alder med &rftliga mutationer (férdndringar) i SMN1-genen.

SMA &r sallsynt och Itvisma klassificerades som sarldkemedel (ett ldkemedel som anvands vid
sallsynta sjukdomar) den 19 juni 2015. Mer information om klassificeringen som sarlakemedel finns
har: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3151509.

Itvisma innehaller den aktiva substansen onasemnogen-abeparvovek.
Hur anvands Itvisma?

Itvisma &ar receptbelagt och behandling ska inledas, ges och dvervakas av en lakare med erfarenhet av
att behandla SMA.

Lakemedlet finns som en injektionsvétska, I6sning. Det ges endast en gdng genom intratekal injektion
(i nedre delen av ryggen, direkt i vitskan runt ryggmérgen) pa ett sjukhus av en lakare med
erfarenhet av att genomféra detta férfarande. Patienterna kan behéva sederas (fa ett lugnande
ldkemedel) innan de far Itvisma.

Patienterna kommer ocksa att fa prednisolon (eller en annan kortikosteroid) genom munnen,

24 timmar innan de far Itvisma. Den dagliga kortikosteroidbehandlingen kommer att pagd i cirka tva
manader efter dosen av Itvisma, eller tills patientens leverenzymnivaer sjunker till en acceptabel niva.
Lakaren kommer langsamt att minska kortikosteroiddosen tills den kan stoppas helt.

For mer information om hur du anvander Itvisma, |as bipacksedeln eller tala med ldkare eller
apotekspersonal.
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Hur verkar Itvisma?

Patienter med SMA har en defekt i SMN1-genen, som kroppen behdéver fér att framstalla ett protein
som &r nédvandigt foér att de lagre motorneuronerna, de nervceller fran ryggmérgen som kontrollerar
muskelrorelser, ska kunna dverleva och fungera normalt. Den aktiva substansen i Itvisma,
onasemnogen-abeparvovek, innehaller en funktionell kopia av denna gen. N&r den injiceras passerar
den in i motorneuronerna, varifran den hadmtar ratt gen foér att producera tillréckligt med protein och
darigenom forbattra den motoriska funktionen.

Vilka fordelar med Itvisma har visats i studierna?

En huvudstudie pa 126 barn i dldern 2-18 &r med SMA som inte tidigare behandlats med andra SMA-
ldkemedel och som kunde sitta men aldrig kunnat ga utan stdd visade att Itvisma &r effektivt nar det
galler att forbattra den motoriska funktionen jamfért med placebo (simulerad injektion).

Huvudeffektmattet var forandringen av motorisk funktion, som bedémdes pd skalan HFMSE
(Hammersmiths funktionella motoriska skala - utvidgad) ett ar efter att patienterna fatt Itvisma.
Férandringen av HFMSE-poangen var 2,4 hos de patienter som fick Itvisma, jamfért med 0,5 hos dem
som fick placebo. Detta tyder pa en forbattring av den motoriska formagan hos de behandlade
patienterna efter ett 3r, till exempel nar det galler att byta kroppsstéllning eller réra armarna.

De studier som utférts med Itvisma beskrivs ndrmare i lakemedlets utredningsprotokoll.

Vilka ar biverkningarna och restriktionerna for Itvisma?

En fullstédndig forteckning dver biverkningar och restriktioner fér Itvisma finns i bipacksedeln.

De vanligaste biverkningarna som orsakas av Itvisma (kan forekomma hos fler an 1 av 10 anvandare)
ar dvre luftvagsinfektion (infektion i nasa och svalg), feber, krdkningar och huvudvérk. Andra vanliga
biverkningar (kan férekomma hos upp till 1 av 10 anvéandare) &r férhdjda nivaer av leverenzymer.

Vissa biverkningar kan vara allvarliga. De vanligaste (kan forekomma hos upp till 1 av 10 anvdndare)
ar krakningar, forhéjda nivder av leverenzymer, huvudvérk och feber.

Varfor ar Itvisma godkant i EU?

Itvisma har visat sig leda till kliniskt betydelsefulla férbattringar av den motoriska funktionen hos
patienter fran 2 ars alder (barn, ungdomar och vuxna) med SMA. Biverkningarna liknade dem som
orsakas av ett annat ldkemedel som innehdller samma aktiva substans och ansags hanterbara.
Europeiska lakemedelsmyndigheten (EMA) fann darfor att férdelarna med Itvisma ar stérre an riskerna
och att Itvisma kan godkannas fér férsaljning i EU.

Vad gors for att garantera saker och effektiv anvandning av Itvisma?

Féretaget som marknadsfor Itvisma kommer att tillhandahalla utbildningsmaterial till halso- och
sjukvardspersonal, patienter och vardgivare med information om SMA, hur ldkemedlet anvands pa ett
sakert satt, de risker som ar forknippade med lakemedlet samt hur man identifierar och rapporterar
biverkningar.

De nationella behériga myndigheterna kan komma att géra detta material tillgéngligt pa sina
webbplatser. En férteckning éver nationella arkiv finns p& EMA:s webbplats.
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https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory-overview/post-authorisation/pharmacovigilance-post-authorisation/risk-minimisation-measures-rmm#national-repositories-76380

Rekommendationer och forsiktighetsatgarder som halso- och sjukvardspersonal och patienter ska
iaktta for sdker och effektiv anvandning av Itvisma har ocksa tagits med i produktresumén och
bipacksedeln.

Liksom for alla lakemedel 6vervakas de vetenskapliga uppgifterna for Itvisma kontinuerligt. Misstankta
biverkningar som har rapporterats for Itvisma utvarderas noggrant och nédvandiga atgarder vidtas for
att skydda patienterna.

Mer information om Itvisma

Den <datum for utfardande av godkannande for férsaljning> beviljades Itvisma ett godkdnnande for
forsaljning som galler i hela EU.

Mer information om Itvisma, inklusive bipacksedeln och utredningsprotokollet, finns pa EMA:s
webbplats: ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/itvisma.

For information om tillgdngen till detta lakemedel i ditt land, kontakta din nationella behériga
myndighet.
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