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Qalsody (tofersen)

Sammanfattning av Qalsody och varfoér det ar godkant inom EU

Vad ar Qalsody och vad anviands det for?

Qalsody ar ett lakemedel for behandling av vuxna med en typ av amyotrofisk lateralskleros (ALS) som
orsakas av en mutation (defekt) i den gen som ansvarar for att producera enzymet
superoxiddismutas 1 (SOD1). ALS &r en degenerativ sjukdom i nervsystemet vid vilken nervceller i
hjarnan och ryggmargen som kontrollerar frivilliga rorelser gradvis férsamras, med férlorad
muskelfunktion och férlamning som féljd.

ALS ar sallsynt och Qalsody klassificerades som sarldkemedel (ett lakemedel som anvands vid
sdllsynta sjukdomar) den 29 augusti 2016. Hos omkring 2 procent av patienterna med ALS orsakas
sjukdomen av en mutation i SOD1-genen. Mer information om klassificeringen som sdrldkemedel finns
pd EMA:s webbplats.

Qalsody innehdller den aktiva substansen tofersen.

Hur anvdnds Qalsody?

Qalsody ar receptbelagt. Behandling ska endast inledas av lakare med erfarenhet av att behandla ALS.

Qalsody tillférs i cerebrospinalvatskan (vatska som omger ryggmargen och hjarnan) genom en
injektion mellan ryggkotorna i nedre delen av ryggen (intratekal injektion).

Behandlingen inleds med tre doser som ges med tva veckors mellanrum, féljt av en dos var fjarde
vecka. Lakaren kommer regelbundet att se 6ver behovet av att fortsatta behandlingen med Qalsody,
baserat pa patienternas symtom och svaret pa behandlingen.

For mer information om hur du anvander Qalsody, las bipacksedeln eller tala med lakare eller
apotekspersonal.

Hur verkar Qalsody?

Hos vissa patienter med ALS orsakas deras tillstdnd av en mutation i den gen som producerar
proteinet SOD1. Mutationen innebdr att det onormala SOD1-proteinet hos dessa patienter blir giftigt
for nervceller, vilket leder till att cellerna dor. Qalsody tillverkas av en liten strang av genetiskt
material (antisens-oligonukleotid) som framstalls i laboratorium. Strangen binder till SOD1-genetiskt
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material i nervcellen och blockerar produktionen av defekt SOD1. Genom att minska mangden defekt
SOD1 forvantas detta lakemedel forbattra ALS-symtom som orsakas av en mutation i SOD1-genen.

Vilka fordelar med Qalsody har visats i studierna?

I en huvudstudie pd patienter med ALS som orsakas av en mutation i SOD1-genen fick 72 patienter
Qalsody och 36 fick placebo (overksam behandling) i 28 veckor. Huvudeffektmattet var hur snabbt en
patients sjukdomssymtom foérvarrades under studien. Detta beddmdes med hjalp av standardskalan
ALSFRS-R (ALS Functional Rating Scale Revised), som mater aspekter av en patients fysiska funktion,
sasom svarigheter att tala, andas, ata och utféra andra normala dagliga aktiviteter. Totalpodngen
varierar fran 0 (ingen funktion) till 48 (normal funktion).

Efter 28 veckor minskade ALSFRS-R-podangen med 4,5 poang hos patienter som fick Qalsody, jamfort
med 5,8 hos patienter som fick placebo. Denna skillnad var dock inte statistiskt signifikant, vilket
betyder att den kunde bero pa tillfélligheter.

Andra matningar, sarskilt Iangtidsdata, tyder pa att Qalsody kan bromsa sjukdomsforloppet. Dessutom
visade resultaten minskningar i nivderna av SOD1-protein hos patienter som fick Qalsody jamfért med
dem som fick placebo, vilket bekraftar hur lakemedlet forvantas verka. Nivderna av proteinet
neurofilament latt kedja (NfL, en indikator pa nervskada) sjonk ocksa, vilket tyder pa minskad
nervskada.

Vilka ar riskerna med Qalsody?

En fullstédndig férteckning 6ver biverkningar och restriktioner fér Qalsody finns i bipacksedeln.

De vanligaste biverkningarna som orsakas av Qalsody (kan férekomma hos fler dn 1 av 10 anvandare)
ar smarta i rygg, armar, ben, muskler eller leder, trétthet, 6kade nivaer av protein och/eller vita
blodkroppar i cerebrospinalvdatskan samt feber.

De vanligaste allvarliga biverkningarna som orsakas av Qalsody ar myelit (inflammation i
ryggmargen), 0kat tryck runt hjarnan, papillddem (svullnad i den nerv som forbinder 6gonen med
hjarnan), radikulit (irritation och skada pa nervrdtter) och aseptisk meningit (inflammation i hinnan
runt hjarnan och ryggmargen).

Varfor ar Qalsody godkant i EU?

Vid tidpunkten for godkannandet av Qalsody fanns det mycket begransade behandlingsalternativ for
patienter med ALS. Huvudresultaten fran en studie pa patienter med ALS som férknippas med en
mutation i SOD1-genen visade visserligen inte ndgon effekt av lakemedlet efter 28 veckors behandling,
men andra matningar bekraftade lakemedlets forvantade funktion och visade att Qalsody kan bromsa
sjukdomens férlopp.

Nar det galler sakerheten kan Qalsody ge allvarliga biverkningar i nervsystemet, sdsom inflammation i
ryggmargen, men dessa kan hanteras med lamplig behandling.

Europeiska ldkemedelsmyndigheten (EMA) fann darfoér att férdelarna med Qalsody ar stdrre an riskerna
och att Qalsody kan godkannas for forsaljning i EU.

Qalsody har godkénts enligt reglerna om “godkannande i undantagsfall”. Anledningen &r att det inte
varit méjligt att fa fullsténdig information om Qalsody eftersom sjukdomen &r séllsynt, i synnerhet den
form av ALS som férknippas med en mutation i SOD1-genen, eftersom denna endast finns hos

2 procent av alla patienter med ALS.
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Foéretaget som marknadsfér Qalsody maste tillhandahalla ytterligare data om lakemedlets 1angsiktiga
sakerhet och effekt hos patienter med ALS som férknippas med en mutation i SOD1-genen. Det maste
ocksad undersoka lakemedlets effekt pa patienter som &nnu inte har symtom. Patienter som behandlas
med Qalsody maste féljas i ett register och foretaget maste tillhandahlla uppgifter fran detta register
varje ar.

Europeiska lakemedelsmyndigheten kommer att granska ny information om Qalsody varje ar.

Vad gors for att garantera sdker och effektiv anviandning av Qalsody?

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

Liksom for alla ldkemedel 6vervakas de vetenskapliga uppgifterna for Qalsody kontinuerligt. Misstankta
biverkningar som har rapporterats for Qalsody utvarderas noggrant och nédvéandiga atgarder vidtas for
att skydda patienterna.

Mer information om Qalsody

Mer information om Qalsody finns pa EMA:s webbplats:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/qalsody.
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