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Zolgensma (onasemnogén abeparvovek): Riziko trombotickej
mikroangiopatie

VéazZena pani doktorka,
Vazeny pan doktor,

po dohode s Eurdpskou liekovou agenttirou (EMA) a Statnym Gstavom pre kontrolu lie¢iv (SUKL) si
Vas spolo¢nost’ Novartis Gene Therapies EU Limited zastdpena na Slovensku spolo¢nostou Novartis
Slovakia s.r.o. tymto dovol'uje informovat’ o riziku trombotickej mikroangiopatie (TMA) po liecbe
liekom Zolgensma (onasemnogén abeparvovek).

Sahrn
o Trombotickd mikroangiopatia (TMA) bola hlasena u pacientov so spinalnou muskularnou
atrofiou (SMA) lieCenych onasemnogénom abeparvovekom, najmé v prvych tyzdnoch po
liecbe.

. TMA je akutne a Zivot ohrozujlce ochorenie charakterizované trombocytopéniou,
hemolytickou anémiou a akitnym poskodenim obli¢iek.

. Okrem sucasného odporticaného zakladného laboratorneho testovania je pred podanim
onasemnogénu abeparvoveku potrebné vykonat’ vySetrenie kreatininu a kompletny krvny
obraz (vratane hemoglobinu a po¢tu trombocytov).

. Pocet trombocytov je potrebné starostlivo monitorovat’ v tyzdni po infazii a potom pravidelne.
V pripade trombocytopénie je potrebné vykonat’ d’alSie vySetrenie, vratane diagnostického
testovania hemolytickej anémie a renalnej dysfunkcie.

o Ak pacienti vykazuja prejavy, priznaky alebo laboratorne nélezy naznacujuce TMA, je
potrebné vyhladat’ $pecialistu a po multidisciplinarnej konzultacii sa md TMA okamZite za¢at’
lie¢it, ako je klinicky indikované.

o Opatrovatel'ov je potrebné informovat’ o prejavoch a priznakoch TMA (napr. modriny,
zachvaty, oliguria) a poucit’, aby vyhladali urgentnu lekarsku starostlivost’, ak sa takéto
priznaky objavia.

Z&akladné informacie o bezpe¢nostnom probléme
Zolgensma (onasemnogén abeparvovek) je indikovana na liecbu spinalnej muskularnej atrofie (SMA).
Celkovéa kumulativna expozicia je k dnesnému diu priblizne 800 pacientov.

TMA predstavuje r6znorodd skupinu ochoreni, ktoré zahffiaja hemolyticko-uremicky syndrém (HUS)
a trombotick trombocytopenickd purpuru (TTP). Incidencia TMA u deti sa celkovo odhaduje iba na
niekol’ko pripadov/milién/rok.

TMA je diagnostikovana pritomnost'ou trombocytopénie, hemolytickej anémie a akutnym poskodenim
obliciek, a vyskytuje sa v dosledku dysregulacie a/alebo nadmernej aktivacie alternativnej drahy
komplementu. Jej etiol6gia moze byt geneticka alebo ziskana. TMA je lieCitel'na a méze sa vyliecit’



vCasnymi a spravnymi zasahmi. Je dolezité zvysit povedomie o TMA u pacientov dostavajucich
onasemnogen abeparvovek.

Celkovo bolo doteraz hlasenych pét’ potvrdenych pripadov TMA u pacientov vo veku 4-23 mesiacov
po liecbe onasemnogénom abeparvovekom, z priblizne osemsto lieCenych pacientov.

V tychto piatich pripadoch sa TMA vyvinula do 6-11 dni po infuzii onasemnogénu abeparvoveku.
Medzi pritomné priznaky patrilo vracanie, hypertenzia, oligiria/anuria a/alebo edém. Laboratérne
Udaje odhalili trombocytopéniu, zvySenu hladinu kreatininu v sére, proteinuriu a/alebo hematuriu, a
hemolytickd anémiu (zniZena hladina hemoglobinu so schistocyt6zou na natere z perifémej krvi).
Dvaja z pacientov mali tiez infekcie a obaja boli nedavno ockovani (do 2-3 tyzdinov po podani
onasemnogeénu abeparvoveku). Informacie o tom, ako naplanovat’ o¢kovanie so Zolgensmou, su
uvedeneé v informacii o lieku.

V akutnej faze vSetci pacienti reagovali dobre na lie¢bu vratane plazmaferézy, systémovych
kortikosteroidov, transfuzii a podpornej starostlivosti. Dvaja pacienti podstupili renalnu substitu¢ni
liecbu (hemodialyza alebo hemofiltracia). Jeden pacient, ktory vyzadoval rendlnu substitucnu liecbu
(hemofiltraciu), po 6 tyzdioch po udalosti zomrel.

Informécie o lieku pre onasemnogeén abeparvovek sa budi aktualizovat’, aby odrazali riziko TMA
a poskytli monitorovacie rady na v¢asné rozpoznanie TMA ako aj rady pre informovanie
opatrovatel'ov o potrebe vyhl'adat’ urgentnu lekarsku starostlivost’, ak sa objavia prejavy a priznaky
TMA.

Hlasenie podozreni na neZiaduce G¢inky
Od zdravotnickych pracovnikov sa vyzaduje, aby hlasili akékol'vek podozrenia na neziaduce reakcie
spojené s pouZivanim onasemnogenu abeparvoveku na:

Statny ustav pre kontrolu lie¢iv

Sekcia klinického skusania liekov a farmakovigilancie
Kvetna ul. 11

825 08 Bratislava 26

tel: + 421 2 507 01 206

e-mail: neziaduce.ucinky @sukl.sk

Tlacivo na hlasenie neziaduceho u¢inku je na webovej stranke www.sukl.sk v ¢asti Bezpecnost’
liekov/Hlasenie o neziaducich ucinkoch
Formular na elektronické podavanie hlaseni: https://portal.sukl.sk/eskadra/

Aby sa zlepsila (do)sledovatelnost’ biologického lieku, ma sa zrozumitel'ne zaznamenat’ nazov a Cislo
Sarze podaného lieku.

W Zolgensma je predmetom d’al§iecho monitorovania. To umozni rychle ziskanie novych informacii o
bezpecnosti. Od zdravotnickych pracovnikov sa vyzaduje, aby hlasili akékol'vek podozrenia na
neziaduce reakcie.

Kontakné udaje
Ak mate akékol'vek otazky, alebo potrebujete d’alSie informacie o pouziti lieku obsahujuceho
onasemnogén abeparvovek, obrat’te sa, prosim, na:

RNDr. Daniela Mos¢ovi¢ova
Email: daniela.moscovicova@novartis.com
Tel.: + 421 917 448 347


mailto:neziaduce.ucinky@sukl.sk
http://www.sukl.sk/
https://portal.sukl.sk/eskadra/

S pozdravom

MUDr. Marcela Gavornikova,
veduca Medicinskeho oddelenia
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