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Zolgensma (onasemnogeen abeparvovek) — Trombootilise
mikroangiopaatia risk

Lugupeetud tervishoiutdttaja,

Muugiloa hoidja Novartis Gene Therapies EU Limited kokkuleppel Euroopa
Ravimiameti ja Eesti Ravimiametiga soovib teid teavitada trombootilise
mikroangiopaatia (TMA) riskist, mis v0ib Jargneda ravile Zolgensmaga
(onasemnogeen abeparvovek).

Kokkuvote

¢ Spinaalse lihasatroofiaga (SMA) patsientidel, kes on saanud raviks
onasemnogeen abeparvovekki, on teatatud trombootilisest
mikroangiopaatiast (TMA), eriti esimestel ravijargsetel nadalatel.

¢ TMA on ageda ja eluohtliku kuluga seisund, mida iseloomustab
trombotsutopeenia, hemolludtiline aneemia ja age neerukahjustus.

e Lisaks rutiinsetele ravieelsetele vereanaltusidele on nutdsest kohustuslik
maarata kreatiniini sisaldus veres ja taisverepilt (kaasaarvatud hemoglobiin
ja trombotsittide arv) enne ravi alustamist onasemnogeen abeparvovekiga.

e Trombotslutide arvu tuleb kontrollida infusioonijargsel nadalal ja seejarel
regulaarselt. Trombotsitopeenia korral tuleb patsiendi seisundit hinnata
lisauuringutega, sealhulgas uurida hemollutilise aneemia ja
neerupuudulikkuse suhtes.

e Kui patsiendil ilmnevad TMA-le iseloomulikud haigusnahud, simptomid vai
kdrvalekalded analUusides, tuleb konsulteerida TMA spetsialistiga ja teiste
erialade arstidega ning alustada kohe TMA ravi vastavalt kliinilisele
seisundile.

e Patsiendi hooldajaid tuleb teavitada TMA haigusnédhtudest ja simptomitest
(nt. verevalumid, krambid, oliguuria) ning réhutada, et nad otsiksid Kiiresti
meditsiinilist abi selliste simptomite ilmnemisel.

Ohutusprobleemi taust

Zolgensma (onasemnogeen abeparvovek) on naidustatud spinaalse lihasatroofiaga
(SMA) patsientide raviks. Kokku on tanaseks paevaks seda ravimit manustatud
ligikaudu 800 patsiendile.

TMA kui koondnimetus hélmab rea erinevaid seisundeid, nagu hemoluutilise
ureemilise sindroomi (HUS) ja trombootilise trombotsttopeenilise purpura (TTP).



TMA esinemissagedus lastel on hinnanguliselt vaid mdned juhud Uhe miljoni lapse
kohta aastas.

TMA diagnoos kinnitub trombotsutopeenia, hemoluutilise aneemia ja ageda
neerukahjustuse olemasolul; TMA tekib komplemendi alternatiivse raja
regulatsioonihéire ja/vdi liigse aktivatsiooni korral ja selle etioloogilised tegurid
vdivad olla geneetilised v6i omandatud. TMA on ravitav ning voib laheneda tanu
Oigeaegsele asjakohasele sekkumisele. Onasemnogeen abeparvovekki saanud
patsientide puhul tuleb olla tdhelepanelik TMA tekke suhtes.

Praeguseks on teatatud viiest kinnitust leidnud TMA juhust onasemnogeen
abeparvovekki saanud 4...23-kuulistel patsientidel, ligikaudu kaheksasaja ravitud
patsiendi seast.

Nendel viiel juhul arenes TMA 6...11 péeva jooksul parast onasemnogeen
abeparvoveki infusiooni. Patsientidel tekkis oksendamine, vererdhutdus,
oliguuria/anuuria ja/voi tursed. Laboruuringutel ilmnesid trombotsutopeenia,
seerumi kreatiniinisisalduse suurenemine, proteinuuria ja/vdi hematuuria ning
hemolldtiline aneemia (hemoglobiini sisalduse langus ja skistotsiutoos ehk
erutrotsuttide fragmendid perifeerse vere aigepreparaadis). Kaks patsienti olid
pddenud ka infektsiooni ning nad moélemad olid hiljuti (2-3 néddalat parast
onasemnogeen abeparvoveki manustamist) vaktsineeritud. Vaktsinatsioonide ja
Zolgensma manustamise ajastamine on kirjeldatud ravimi omaduste kokkuvdttes.

Agedas faasis saavutati kdikidel patsientidel hea ravivastus rakendatud
ravimeetmetele, mille hulka kuulusid plasmaferees, slisteemsed kortikosteroidid,
transfusioonid ja toetav ravi. Kaks patsienti said neeruasendusravi (hemodialUusi
vOi hemofiltratsiooni). Kahjuks suri tks neeruasendusravi (hemofiltratsiooni)
saanud patsient kuus nadalat parast TMA teket.

Onasemnogeen abeparvoveki ravimi omaduste kokkuvdtet taiendatakse, et see
sisaldaks TMA riski kirjeldust ja soovitust kontrollida patsiente v6imaliku TMA
O6igeaegseks diagnoosimiseks. Samuti lisatakse soovitus juhendada patsiendi
hooldajaid TMA néahtude ja simptomite ilmnemisel erakorralist meditsiinilist abi
otsima.

Korvaltoimetest teatamine

Palun teatage kodigist onasemnogeen abeparvoveki kasutamisel ilmnenud
kdrvaltoimetest Ravimiametile voi muugiloa hoidja kohalikule esindajale.
Bioloogilise ravimi paremaks identifitseerimiseks tuleks teatada toote nimetus koos
partii numbriga.

V¥ Kaesoleva ravimi suhtes kohaldatakse taiendavat jarelevalvet, mis vbimaldab
kiiresti tuvastada uut ohutusteavet. Tervishoiutdotajatel palutakse teavitada
kobigist vbimalikest kdrvaltoimetest Ravimiametit voi mutgiloa hoidjat.



Ravimiamet: kasutage ravimi k@rvaltoimest teatamise vormi (leitav
veebiaadressilt: http://www.ravimiamet.ee).

Muugiloa hoidja nimi:

SIA Novartis Baltics Eesti filiaal, Parnu mnt 141, 11314, Tallinn, tel 6630 810.
Kd&rvaltoimetest teatamiseks kasutage e-posti aadressi:
drugsafety.estonia@novartis.com
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