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Zolgensmav (onaszemnogén abeparvovek): Thromboticus microangiopathia
kockazata

Tisztelt Doktorné/Doktor ur!

A Novartis Gene Therapies EU Limited az Eurdopai Gydgyszerugynokseggel és az
Orszagos Gyodgyszerészeti és Elelmezés-egészségiigyi Intézettel egyetértésben
tajékoztatni kivanja Ont arrdl, hogy a Zolgensma (onaszemnogén abeparvovek)
alkalmazasa thromboticus microangiopathia (TMA) kockazataval jar.

Osszefoglaléds

Thromboticus microangiopathiat (TMA) jelentettek spinalis muscularis
atrophiaban (SMA) szenvedd, onaszemnogén abeparvovekkel kezelt
betegeknél, kilondsen a kezelést kdvetd els6 néhany hét soran.

A TMA akut és az életet veszélyeztetd allapot, amelyet thrombocytopenia,
haemolyticus anaemia és akut vesekarosodas jellemez.

Az Zolgensma alkalmazasa el6tt az eddig javasolt laborvizsgalatokat ki kell
egeésziteni a kreatinin és a teljes vérkép (a hemoglobint és a vérlemezkeszamot
is beleértve) vizsgalataval,

A vérlemezkeszamot szorosan monitorozni kell az infuzié beadasa utani héten
és azt kovetben is, rendszeresen. Thrombocytopenia esetén tovabbi
kivizsgalast kell végezni, beleértve a haemolyticus anaemiara és a vesefunkcid
zavarra iranyulo diagnosztikai teszteket.

Amennyiben a betegnél a TMA-ra utald jelek, tlnetek lépnek fel vagy a
laboratériumi eredményekbdl TMA-ra lehet kdvetkeztetni, kozvetlen szakorvosi
és multidiszciplinaris tanacsadas szlkséges, és el kell kezdeni a TMA azonnali
kezelését a klinikai javallatnak megfeleléen.

A gondozokat tajékoztatni kell a TMA jeleirdl és tlneteirdl (pl. véromlenyek,
gorcsrohamok, oliguria), valamint fel kell hivni a figyelmUket arra, hogy ilyen
tinetek megjelenése esetén surgdsen kérjenek orvosi segitséget.

¥ A Zolgensma fokozott felligyelet alatt all, mely lehetévé teszi az Uj gydgyszerbiztonsagi informaciok
gyors azonositasat. Az egészségligyi szakembereket arra kérjik, hogy a leheté leghamarabb
jelentsenek barmilyen feltételezett mellékhatast.
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Hattérinformacidk a gyogyszerbiztonsagi aggalyrol

A Zolgensma (onaszemnogén abeparvovek) a spinalis muscularis atrophia (SMA)
kezelésére javallott.Eddig mindosszesen korulbelul 800 beteg kapta ezt a készitményt.

A TMA alatt tobb allapotot értlink, igy a haemolyticus uraemias szindrémat (HUS) és
a thromboticus thrombocytopenias purpurat (TTP). A TMA incidenciaja gyermekeknél
O0sszességében csupan néhany eset/millio/év.

A TMA diagnozisat a thrombocytopenia, a haemolyticus anaemia, valamint az akut
vesekarosodas megléte alapjan allitjiak fel. Kialakulasat a komplementrendszer
alternativ utvonalanak szabalyozasi zavara és/vagy tulzott aktivalasa okozza.
Koroktanat tekintve lehet genetikai eredetli vagy szerzett. A TMA idében elkezdett,
megfeleld beavatkozasokkal kezelhetd.

A Zolgensma alkalmazasa thromboticus microangiopathia (TMA) kockazataval jar.
Ezért fontos fokozottan odafigyelni a TMA-ra Zolgensmat kapé betegeknél.

Az eddig kezelt korulbelul nyolcszaz betegbdl O0sszesen 6t igazolt esetben, 4—
23 honapos betegeknél szamoltak be TMA-rél a Zolgensmaval végzett kezelést
kovetben.

Ebben az 6t esetben a TMA 6-11 nappal a Zolgensma infuzié utan alakult ki. TMA
kialakulasa esetén tdbbek kdzt hanyas, hypertonia, oliguria/anuria és/vagy 6déma
jelentkezett. A laboratériumi vizsgalatok soran thrombocytopeniat, emelkedett szérum
kreatininszintet, proteinuriat és/vagy haematuriat, valamint haemolyticus anaemiat
(schistocytosissal jaré csdkkent hemoglobinszint a perifériasvér-kenetben) észleltek.
Az Ot esetbdl kettd esetén a betegnél fertézés is fennallt, és mindkettdjliket az
onaszemnogén abeparvovek beadasa utan 2-3 héten belul vakcinaltdk. A Zolgensma
kisér6irataiban olvashat informacidkat arrél, hogyan kell Gtemezni a véddoltasok
beadasat Zolgensma alkalmazasa esetén.

Az akut fazisban mindegyik beteg jol reagalt az orvosi beavatkozasokra, beleértve a
plazmaferezist, a szisztémas kortikoszteroidokat, a transzfuziokat és a szupportiv
terapiat. Két betegnél vesepotld terapiat (haemodialysist vagy haemofiltratiot)
végeztek. Sajnos az egyik, vesepodtlo terapiara (haemofiltratiora) szoruld beteg elhunyt
6 héttel az esemény utan.

Az Zolgensma kiséréiratait frissitjuk a TMA kockazataval és a TMA megfeleld idében
torténd felismeréséhez szikséges monitorozasi ajanlasokkal, valamint azzal, hogy
tanacsos felhivni a gondozdk figyelmét arra, hogy TMA jelei és tlinetei esetén
surgbsen orvoshoz kell fordulni.

Felhivas mellékhatas-bejelentésre

Kérjuk, hogy a nemzeti el6irasok szerint jelentsék be a Zolgensma alkalmazasa
kapcsan feltételezett mellékhatasokat a spontan mellékhatas-bejelentésekre
kialakitott nemzeti rendszeren keresztul a hatésag részére:

o online bejelentélapon, vagy

o letolthetd bejelentdlapon.

Online bejelentélap

A www.ogyei.gov.hu honlapon megtalalhatdo on-line bejelentSlap elektronikusan
kitdlthetd, és egy kattintassal egyszerlien tovabbithato6 az OGYEl részére.
Amennyiben lehet6sége van ra, kérjik, ezt a bejelentési modot valassza (tovabbi
tudnivaldk: https://www.ogyei.gov.hu/egeszsequgyi szakemberek).
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Letolthet6 bejelentdlap

A bejelentélap elektronikusan vagy kinyomtatas utan kézzel is kitdlthetd, és az OGYEI
részére e-mailben, faxon vagy postai uton kildhetd vissza az alabbi elérhet6ségek
valamelyikére:

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

Fax: +36-1-886-9472

Levelezési cim: 1372, Pf. 450

Kérjuk, a mellékhatasok bejelentésekor adjon annyi informaciot, amennyit csak
lehetséges, beleértve a korel6zményt, a vizsgalati eredményeket, minden, egyidejlileg
alkalmazott gyogyszert, a megjelenés és a kezelés datumat is.

A Dbiologiai készitmények nyomon kovethet6ségének javitdsa érdekében az
alkalmazott készitmény nevét és gyartasi tételszamat egyértelmien kell feltlintetni.

Elérhetéségek

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

Novartis Hungaria Kft.,

1114 Budapest, Bartok Béla ut 43-47.

Tel: +36-1-457-6500

Fax: +36-1-457-6600

E-mail: infoph.hungary@novartis.com

j/

Dr. Fdldesi Csenge
Orvosigazgato
Novartis Hungaria Kft.
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