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Zolgensma (onasemnogén abeparvovek): Fatalne pripady akdatneho
zlyhania pecene

Vazena pani doktorka,
Vézeny pan doktor,

po dohode s Eurépskou liekovou agentirou (EMA) a Statnym tistavom pre kontrolu liegiv (SUKL) si
Vs spolo&nost’ Novartis Europharm Limited zastipena na Slovensku spolo¢nostou Novartis Slovakia
s.r.0. tymto dovol'uje informovat o nasledujicom:

Stihrn

° U pacientov lie¢enych onasemnogénom abeparvovekom sa vyskytli fatalne pripady
akitneho zlyhania pecene.

° Pred lie€bou a pravidelne najmenej 3 mesiace po podani infuzie je potrebné monitorovat’
funkciu pecene.

° OkamZite vySetrite pacientov so zhor$ujicimi sa testami funkcie pecene a/alebo prejavmi
alebo priznakmi akitneho ochorenia.

e Porad’te sa s detskym gastroenterolégom alebo hepatolégom, ak pacienti primerane
neodpovedaji na liecbu kortikosteroidmi a zvaizte upravu davkovacieho reZimu
kortikosteroidov.

° Davka kortikosteroidov sa nema zniZzovat’, pokial’ si vysledky testov funkcie pecene

mimo referenénych hodnét (klinické vySetrenie, celkovy bilirubin, a hladiny ALT a AST
pod 2 X ULN).

® Informujte opatrovatel’ov o zavaznom riziku poskodenia pecene a o potrebe
pravidelného monitorovania funkcie pecene.

Zakladné informacie o bezpe¢nostnom probléme
Zolgensma (onasemnogén abeparvovek) je indikovana na lie¢bu spinalnej muskularnej atrofie (SMA).
Celkova kumulativna expozicia je k dne$nému diiu priblizne 3000 pacientov.

Hepatotoxicita hlasena pri onasemnogéne abeparvoveku sa asto prejavuje abnormalnymi vysledkami
testov funkcie pecene, ako st napr. zvysené hladiny aminotransferaz (AST, ALT). Hlasené viak bolo
aj akutne zavazné poskodenie peéene alebo akitne zlyhanie peéene, vratane fatalnych pripadov.

Zakladny mechanizmus je pravdepodobne spojeny s vrodenou a/alebo ziskanou imunitnou odpoved’ou
na vektor. Preto sa odpori¢a profylaktické podavanie kortikosteroidov a monitorovanie funkcie
pecene na zaciatku lie¢by a pravidelne najmenej 3 mesiace po podani infizie onasemnogénu
abeparvoveku. Monitorovanie je potrebné tyzdenne pocas prvého mesiaca a po¢as celého obdobia
znizovania davky kortikosteroidov, po ktorom nasleduje monitorovanie kazdé dva tyzdne pocas
d’al8ieho mesiaca a kedykol'vek, ak je to klinicky indikované.

Pacienti s prejavmi alebo priznakmi poukazujicimi na dysfunkciu pecene maji byt okamzZite
vySetreni na poskodenie peéene. V pripade, Ze pacienti primerane neodpovedaji na liecbu
kortikosteroidmi, porad’te sa s pediatrickym gastroenterolégom alebo hepatolégom. ZvaZzte Gipravu
davkovacieho reZimu kortikosteroidov vratane dlhSieho trvania a/alebo zvysenej davky alebo
pomalSieho znizovania davky na zvladnutie hepatotoxicity.



Nedavno boli hldsené¢ dva fatalne pripady akutneho zlyhania pecene u pacientov so SMA vo veku 4
a 28 mesiacov lieCenych onasemnogénom abeparvovekom. Spolocné klinické charakteristiky st
zhrnuté nizsie:

e Prvotnym prejavom poskodenia peCene bolo asymptomatické zvySenie pecefiovych
aminotransferaz pocas | - 2 tyzdiiov po podani inflizie onasemnogénu abeparvoveku, ktoré
bolo lieCené zvysenou davkou prednizolonu.

e Klinické prejavy hepatotoxicity zahfiiali vracanie, slabost’ a opdtovné zvysenie pecenovych
aminostransferaz. Prejavili sa 5 az 6 tyzdiiov po podani infuzie onasemnogénu abeparvoveku
a priblizne 1 — 2 tyZzdne po zacati zniZovania davky prednizolonu.

e Nasledovalo rychle zhorSenie funkcie pefene a progresia do hepatilnej encefalopatie
a multiorganového zlyhania. Smrt nastala 6 — 7 tyzdilov po podani infazie onasemnogénu
abeparvoveku pocas obdobia znizovania davky kortikosteroidov.

Informacie o lieku (SPC, PIL) pre onasemnogén abeparvovek sa aktualizuji, aby zahfiali informacie
uvedené vyssie.

Hlasenie podozreni na neziaduce icinky

Od zdravotnickych pracovnikov sa vyZzaduje, aby hlasili akékolvek podozrenia na neZiaduce reakcie
stivisiace s pouZivanim onasemnogénu abeparvoveku na:

Statny Gstav pre kontrolu lie&iv

Sekcia klinického skiisania liekov a farmakovigilancie
Kvetna 11

825 08 Bratislava

tel: +421 2 507 01 206

e-mail: neziaduce.ucinky@sukl.sk

Tlagivo na hlasenie podozrenia na neziaduce Uc¢inky je na webovej stranke www.sukl.sk v Casti
Bezpecnost’ liekov/Hlasenie podozreni na neZiaduce G¢inky liekov
Formular na elektronické podavanie hlaseni: https://portal.sukl.sk/eskadra/

V hlaseni, prosim, uved'te aj nazov lieku a &islo Sarze, ktora bola pacientovi podana.

WZolgensma je predmetom d’al$ieho monitorovania. To umozni rychle ziskanie novych informécii o
bezpeénosti. Od zdravotnickych pracovnikov sa vyzaduje, aby hlasili akékol'vek podozrenia na
neziaduce reakcie.

Kontakné udaje
Ak mate akékol'vek otazky, alebo potrebujete d’al$ie informéacie o pouziti lieku obsahujaceho
onasemnogén abeparvovek, obratte sa, prosim, na:

RNDr. Daniela Moséovicova

Email: daniela.moscovicova@novartis.com
Tel.: + 421917 448 347
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RNDr. Daniela Mos¢ovicova,
Medicinsky riaditel



