Kurzbericht Arzneimittelzulassung vom 15.11.2024

Libmeldy® (Wirkstoff: Atidarsagene autotemcel)

Zulassung in der Schweiz: 07.12.2023

Infusionsdispersion zur Behandung von Kindern mit metachromatischer

Leukodystrophie (MLD)

Uber das Arzneimittel

Libmeldy enthalt den Wirkstoff Atidarsa-
gene autotemcel.

Das Arzneimittel Libmeldy wird zur Behand-
lung von Kindern, die an metachromatischer
Leukodystrophie (MLD) leiden, eingesetzt.

Libmeldy wird angewendet bei:

e Kindern mit im spaten Sauglings- oder
frihen Kindesalter auftretenden Formen
der Erkrankung, die noch keine Symp-
tome entwickelt haben

e Kindern mit im frihen Kindesalter auf-
tretender MLD, die erste Symptome auf-
weisen, jedoch noch selbstandig gehen
kénnen und deren geistige Fahigkeiten
sich noch nicht verschlechtert haben

MLD ist eine seltene Erbkrankheit. Die
Krankheit MLD ist durch eine Veranderung
(Mutation) des Gens, welches fur die Her-
stellung des Enzyms Arylsulfatase A (ARSA)
bendtigt wird, gekennzeichnet. ARSA wird
zum Abbau bestimmter Substanzen beno-
tigt, die als Sulfatide bezeichnet werden.
Diese Gen-Veranderung fuhrt zu einer Ver-
ringerung der enzymatischen Aktivitat von
ARSA. Dadurch reichern sich Sulfatide an,
was zu Schadigungen des Nervensystems
und anderer Organe fiihren kann.

Kinder, die an MLD leiden, kénnen Schwie-
rigkeiten beim Laufen haben und der Gen-
defekt kann einen allmahlichen Abbau der
geistigen Fahigkeiten verursachen, was
schliesslich zum Tod fihren kann.

Da es sich bei der Krankheit MLD um eine
seltene und lebensbedrohende Erkrankung
handelt, wurde das Arzneimittel Libmeldy
als «Orphan Drug» zugelassen. Mit «Orphan
Drug» werden wichtige Arzneimittel fir sel-
tene Krankheiten bezeichnet.

Swissmedic hat Libmeldy gemass Artikel 13
des Heilmittelgesetzes (HMG) zugelassen.
Das bedeutet, dass das Arzneimittel bereits
in einem anderen Land mit vergleichbarer
Arzneimittelkontrolle zugelassen ist. In die-
sem Fall berulcksichtigt Swissmedic die Er-
gebnisse der von auslandischen Arzneimitte-
behorden durchgefiuhrten Prifungen, so-
fern bestimmte Anforderungen erfullt sind.
Es geht um PriGfungen zur Qualitat, Wirk-
samkeit und Sicherheit des Arzneimittels
und inwieweit die Ergebnisse fir die
Schweiz Ubernommen werden kénnen. Die
Berucksichtigung der Ergebnisse auslandi-
scher Zulassungsverfahren soll dazu beitra-
gen, dass im Ausland bereits zugelassene
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Arzneimittel den Patientinnen und Patien-
ten in der Schweiz moglichst rasch zur Ver-
flgung stehen.

Fir die Zulassung von Libmeldy in der
Schweiz hat Swissmedic die Begutachtung
und den Zulassungsentscheid der europai-
schen Arzneimittelbehérde (EMA; Reference
Number EMA/584450/2020) Ubernommen

und lediglich eine begrenzte wissenschaftli-
che Begutachtung durchgefuhrt.

Somit verweist Swissmedic im SwissPAR
(Swiss Public Assessment Report) und im da-
raus aufbauenden Kurzbericht Arzneimittel-
zulassung auf den offentlich verfligbaren
Beurteilungsbericht der Referenzbehorde:

www.ema.europa.eu

Weitere Informationen zum Arzneimittel

Zum Zeitpunkt der Publikation Kurzbericht
Arzneimittelzulassung sind die Fachinforma-
tion sowie die Patientinnen- und Patienten-
information (Packungsbeilage) noch nicht
verflgbar. Sobald das Arzneimittel in der

Schweiz erhaltlich ist, werden die Fach- und
Patientinnen- und Patienteninformation auf
folgender Seite im Internet zur Verfligung
gestellt: www.swissmedicinfo.ch

Weitere Fragen beantworten Gesundheits-
fachpersonen.

Der Stand dieser Information entspricht demjenigen des SwissPAR. Neue Erkenntnisse Uber das
zugelassene Arzneimittel fliessen nicht in den Kurzbericht Arzneimittelzulassung ein.

In der Schweiz zugelassene Arzneimittel werden von Swissmedic (berwacht. Bei neu festgestellten
unerwilinschten Arzneimittelwirkungen oder anderen sicherheitsrelevanten Signalen leitet Swissmedic
die notwendigen Massnahmen ein. Neue Erkenntnisse, welche die Qualitat, die Wirksamkeit oder die Si-
cherheit dieses Arzneimittels beeintrachtigen kénnten, werden von Swissmedic erfasst und publiziert. Bei

Bedarf wird die Arzneimittelinformation angepasst.
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