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Fontos gyogyszerbiztonsagi informacio

ZOLGENSMA'Y (onaszemnogén abeparvovek): végzetes
kimeneteli( akut majelégtelenség kialakulasanak kockazata

Tisztelt Doktorné / Doktor Ur!

A Novartis az Eurdpai Gydgyszeriigynokséggel (EMA) és az Orszagos
Gydgyszerészeti és Elelmezés-egészségligyi Intézettel egyetértésben a
kdvetkezdkrdl tajékoztatja Ont:

Osszefoglalas

o Akut majelégtelenség végzetes kimenetelii eseteirol szamoltak
be onaszemnogén abeparvovekkel kezelt betegeknél.

e A majfunkciot ellendrizni kell a kezelés elott, valamint legalabb
3 honapig rendszeresen az infGiziot kovetoen.

e Romlé majfunkcios vizsgalati eredmények és/vagy barmilyen
akut betegség gyanuja vagy tiineteinek fellépése esetén azonnal
ki kell vizsgalni az érintett betegeket.

e Ha a beteg nem reagal megfeleléen a kortikoszteroid terapiara,
kérje gyermek gasztroenterolégus vagy hepatologus
gyermekorvos szakvéleményét, valamint fontolja meg az
alkalmazott kortikoszteroid-kezelés modositasat.

e A kortikoszteroid-terapia adagjanak fokozatos csokkentését
mindaddig nem szabad megkezdeni, amig a majfunkciés
vizsgalati eredmények jelentos eltérései meg nem sziinnek
(eltérés nélkiili fizikalis vizsgalat, 6sszbilirubin, valamint GPT és
GOT szint az ULN kétszerese alatti érték).

e Tajékoztatni kell a gondozékat a majkarosodas silyos
kockazatarol, valamint arrél, hogy rendszeresen ellenérizni kell
a majfunkciot.

Hattérinformacidk a gyogyszerbiztonsagi aggalyrol

¥ A Zolgensma fokozott feligyelet alatt all, mely lehetévé teszi az Uj gydgyszerbiztonsagi informaciok
gyors azonositasat. Az egészségugyi szakembereket arra kérjik, hogy a lehet6 leghamarabb jelentsenek
barmilyen feltételezett mellékhatast.
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A Zolgensma (onaszemnogén abeparvovek) a spinalis muszkularis atréfia
(SMA) kezelésére javallott.

Eddig minddsszesen korilbelll 3000 beteg kapta ezt a készitményt.

Az onaszemnogén abeparvovek kapcsan jelentett hepatotoxicitds gyakran
manifesztalddik majfunkcidos rendellenesség, példaul az aminotranszferaz
enzimek (GOT, GPT) szintjének emelkedése formajaban. Ugyanakkor
beszamoltak akut sulyos majkarosodas vagy akut majelégtelenség eseteirdl,
beleértve végzetes kimenetell eseteket is.

Az ennek hatterében all6 mechanizmus valdszinlileg a vektorral szembeni
velesziletett és/vagy adaptiv immunvalasszal kapcsolatos. Emiatt ajanlott
profilaktikus  kortikoszteroid-kezelés alkalmazasa és a majfunkcio
monitorozasa a kezelés megkezdése el6tt, valamint az onaszemnogén
abeparvovek infuzido beadasa utan legalabb 3 hoénapig rendszeresen. Ennek
soran hetenként kell ellen6rzést végezni az elsé hdnap ideje alatt és a teljes
kortikoszteroid-leépités id6szaka soran, utana pedig még egy hdnapig ketto
hetenként, valamint mas idépontokban is, amennyiben klinikailag javallott.

A majfunkcios zavar gyanujat vagy tineteit mutatd betegeket azonnal ki kell
vizsgalni, nem all-e fenn naluk majkarosodas. Ha a beteg nem reagal
megfeleléen a kortikoszteroid-terapiara, kérje gyermek gasztroenteroldgus
vagy hepatoldgus gyermekorvos szakvéleményét. A hepatotoxicitas
kezeléséhez fontolja meg az alkalmazott kortikoszteroid-kezelés mddositasat,
beleértve az idotartam meghosszabbitasat és/vagy a ddzis novelését, illetve
a fokozatos csokkentés mértékének lassitasat.

A kozelmultban két esetben szamoltak be végzetes kimenetelli akut
majelégtelenségrdl onaszemnogén abeparvovekkel kezelt SMA-s betegeknél,
akik 4, illetve 28 hdnaposak voltak. A két eset kdzos klinikai jellemzéit az
alabbiakban foglaljuk 6ssze:

e Az onaszemnogén abeparvovek infuzid beaddsa utani elsé 1-2 hétben
tinetmentes transzaminaz enzim értékek emelkedésében nyilvanult
meg a kezdeti majkarosodas, ezt a prednizolon ddézisdanak emelésével
kezelték.

e A hepatotoxicitas klinikai tlinetei hanyads, gyengeség formajaban
jelentkeztek, amit az aminotranszferaz enzimek ismételt emelkedése
kisért. Ezt az onaszemnogén abeparvovek inflziéd beaddsa utani 5-6.
hét és a prednizolon fokozatos csOkkentésének megkezdése utani
korilbelll 1-2. hét kozotti idében észlelték.
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e A tovabbiakban gyorsan romlott a majfunkcid, hepatikus enkefalopatia
és sokszervi elégtelenség alakult ki. A halal 6-7 héttel az onaszemnogén
abeparvovek infuzi6 beaddsa utan, a kortikoszteroid fokozatos
csokkentésének ideje alatt allt be.

A fent leirt informacidkkal frissitjiik az onaszemnogén abeparvovek
kisérdiratait.

Bejelentési felhivas

Kérjiuk, hogy a nemzeti elGirdsok szerint jelentse be a ZOLGENSMA
(onaszemnogén abeparvovek) alkalmazasa kapcsan feltételezett
mellékhatdsokat a hatdsag részére:

. online bejelentdlapon, vagy
. letolthetd bejelentdlapon.

Online bejelentolap

A https://mellekhatas.ogyei.gov.hu/ linken taldlhaté online bejelentdlap
elektronikusan kitélthetd, és egy kattintassal egyszerlen tovabbithatd az
OGYEI részére. Amennyiben lehet8sége van rd, kérjik, ezt a bejelentési
modot valassza (tovabbi tudnivaldk: https://ogyei.gov.hu/mellekhatas).

Letoltheto bejelentdlap

A bejelentblap elektronikusan vagy kinyomtatas utan kézzel is kitdlthetd, és
az OGYEI részére e-mailben, vagy postai Gton kildhetd vissza az aldbbi
elérhetoségek valamelyikére:

E-mail: adr.box@ogyei.gov.hu

Levelezési cim: 1372, Pf. 450

Kérjik, a mellékhatasok bejelentésekor adjon annyi informaciét, amennyit
csak lehetséges, beleértve a kérel6zményt, a vizsgalati eredményeket,
minden, egyidejlileg alkalmazott gydgyszert, a megjelenés és a kezelés
datumat is.

A bioldgiai készitmények nyomon kdvethetdségének javitasa érdekében az
alkalmazott készitmény nevét és gyartasi tételszamat egyértelmien kell
feltlntetni.

Vallalati kapcsolattarto

Amennyiben tovabbi kérdései vannak, vagy még tobb informaciéra van
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sziksége a készitményekkel kapcsolatban, kérjik, vegye fel a kapcsolatot a
cég helyi képviseletével:

Novartis Hungaria Kft.,

1114 Budapest, Bartdok Béla ut 43-47.

Tel: +36-1-457-6500

Fax: +36-1-457-6600

E-mail: infoph.hungary@novartis.com
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