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Zolgensma (onasemnogéna abeparvoveks): trombotiskas mikroangiopatijas risks

Cien. veselibas apriipes specialist!

Novartis Gene Therapies EU Limited sadarbiba ar Eiropas Zalu agentiiru un Latvijas Zalu valsts
agenturu velas Js informét par trombotiskas mikroangiopatijas (TMA) risku p&c Zolgensma
(onasemnoggna abeparvoveka) terapijas.

Kopsavilkums

e Ir zinots par trombotiskas mikroangiopatijas (TMA) veido$anos ar onasemnogéna
abeparvoveku arstetiem spinalas muskulu atrofijas (SMA) pacientiem, Tpasi pirmajas nedélas

pec terapijas.

e TMA ir akiits un dzivibai bistams stavoklis, kam raksturiga trombocitop&nija, hemolitiska

anémija un akits nieru bojajums.

e Sobrid pirms onasemnogéna abeparvoveka lietodanas nepiecieSamas ari kreatinina un pilnas
asinsainas (ieskaitot hemoglobina un trombocitu skaita noteik$anu) analizes — papildus jau lidz
S§im rekomendg@tajiem laboratoriskajiem izmekl&umiem pirms arst€Sanas ar onasemnogéna

abeparvoveku uzsaksanas.

* Pirmaja nedela pec inflizijas ripigi janovéro trombocitu skaits. Pec tam tas regulari japarbauda.
Trombocitopénijas gadijuma javeic papildu izmekl&jumi, ieskaitot izmekl&jumus hemolitiskas

anémijas un nieru disfunkcijas diagnosticésanai.

e Ja pacientiem rodas TMA pazimes vai simptomi vai ari laboratorisko izmekl&jumu atrades
liecina par TMA, javérSas pie specidlista un vairaku nozaru specialistu konsultacijas un

nekavéjoties atbilstosi kliniskajam indikacijam jakontrole TMA.

e Apripetdji jainformé par TMA pazimém un simptomiem (piem., zilumiem, krampjiem,
oligliriju), un jaiesaka simptomu rafanas gadijuma vérsties péc neatliekamas mediciniskas

palidzibas.

DroSuma apsvérumu pamatojums

Zolgensma (onasemnoggna abeparvoveks) ir indic&ts spinalas muskulu atrofijas (SMA) arstéanai.

Kopgja kumulativa ekspozicija Iidz §im ir aptuveni 800 pacientu.

TMA attiecas uz daudzveidigu saslimSanu grupu, kura ietilpst hemolitiski urémiskais sindroms (HUS)
un trombotiska trombocitopeniska purpura (TTP). Kopuma tiek aprékinats, ka TMA sastopamiba

bérniem ir tikai dazi gadfjumi no miljona gada.

TMA diagnosticg, balstoties trombocitopénijas, hemolitiskas anémijas un akiita nieru bojajuma atradeés,
un ta veidojas komplementa sistemas regulacijas traucgjumu un/vai parmérigas alternativas aktivésanas
rezultata. Tas etiologija var blit genétiska vai iegiita. TMA ir arst&jama, un to var novérst savlaicigi un
atbilstosi iejaucoties. Ir svarigi uzlabot informétibu par TMA varbitibu pacientiem, kuri sanem

onasemnogéna abeparvoveku.



Kopuma Iidz $im ir zipots par pieciem apstiprinatiem TMA gadfjumiem 4-23 méneSus veciem
pacientiem p&c onasemnogéna abeparvoveka terapijas — no apméram astoniem simtiem $adu terapiju
sanémusajiem pacientiem.

Sajos piecos gadijumos TMA attistijas 6-11 dienas péc onasemnogéna abeparvoveka infizijas. Pazimes
ietveéra vemsanu, hipotensiju, oligliriju/antriju un/vai tisku. Laboratoriskie izmekl&jumi noradija uz
trombocitopéniju, paaugstinatu kreatinina Iimeni seruma, proteiniiriju un/vai hematiriju un hemolitisku
anémiju (samazindts hemoglobina daudzums ar $istocitozi periféro asinu uztriepg). Diviem no
pacientiem bija arT infekcijas, un abi bija nesen (2-3 nedélas p&c onasemnogéna abeparvoveka
lieto$anas) vakcinéti. Informacija par vakcinaciju plano$anu Zolgensma lietoSanas gadijuma sniegta
zalu apraksta.

Akiitaja fazé visi pacienti labi reaggja uz medicinisko iejauk3anos, tostarp plazmaferézi, sistémiskiem
kortikosteroidiem, transfizijam un atbalsta terapiju. Diviem pacientiem tika veikta nieru
aizstajgjterapija (hemodialize vai hemofiltracija). Diemz€l viens pacients, kuram bija nepiecieSama
nieru aizstajéjterapija (hemofiltracija), 6 ned€las p&c notikuma nomira.

Onasemnogéna abeparvoveka zalu apraksts tiks atjauninats, lai atspogulotu TMA risku un lai sniegtu
noradi veikt noveéro$anu, lai laikus atpazitu TMA, ka ari ieteiktu inform@t aprupétajus par
nepieciesamibu TMA pazimju un simptomu gadijuma vérsties péc neatlickamas medicniskas
palidzibas.

ZinoSana par blakusparadibam

Atgadinam, ka saskana ar zalu blakusaparadibu zino3anas noteikumiem arstniecibas personam un
farmaceitiem jazino par novérotam iespgjamam zalu blakném Zalu valsts agentiirai (ZVA) elektroniski
ZVA majaslapa www.zva.gov.lv, klikskinot uz izvélnes “Zinot par zalu blakném, negadijumiem ar
jericém, biovigilanci” un izvéloties “Zino par zalu blakném”, un “Arstniecibas personas, farmaceita
zinojuma veidlapa”. Papildinformacijas nepiecieSamibas gadTjuma jasazinas ar ZVA pa talr.: 67078438.
Lai uzlabotu biologisko zalu izsekojamibu, ir skaidri jaregistré lietoto zalu nosaukums un serijas
numurs.

¥ Zilem Zolgensma tiek piemérota papildu uzraudziba. Tadgjadi bis iesp&jams atri identificét jaunako
informaciju par 80 zdlu droSumu. Veselibas apriipes specialisti tiek lfigti iesp&jami driz zipot par
jebkadam iesp&jamam nevélamam blakusparadibam.

Par Zolgensma iespgjamam izraisitam zalu blakusparadibam lidzam zinot SIA Novartis Baltics uz
talruni 67887070 vai e-pastu: drugsafety.latvia@novartis.com

Uznémuma kontaktinformdcija

Lai sanemtu papildu informaciju par $Im zalém, liidzam sazinaties ar registracijas apliecibas paSnieka
viet&jo parstavniecibu:

SIA Novartis Baltics, Gustava Zemgala gatve 76, 3.stavs, Riga, LV 1039, talr.: 67 887 070; e-pasts
info.latvia@novartis.com
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