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EPAR-0Osszefoglald a nyilvanossag szamara

Spinraza
nuszinerszen

Ez a dokumentum a Spinraza-ra vonatkozé eurdpai nyilvanos értékelo jelentés (EPAR) 6sszefoglaldja.
Azt mutatja be, hogy az Ugynokségnek a gyodgyszerre vonatkozo6 értékelése miként vezetett az EU-ban
érvényes forgalomba hozatali engedély kiadasat tamogaté véleményéhez és az alkalmazasi feltételekre
vonatkozo ajénlasaihoz. A dokumentum nem tekintheté gyakorlati Gtmutaténak a Spinraza
alkalmazasara vonatkozoéan.

Amennyiben a Spinraza alkalmazéasaval kapcsolatban gyakorlati informaciéra van sziiksége, olvassa el
a betegtajékoztatdt, illetve forduljon kezel6orvosahoz vagy gyogyszerészéhez.

Milyen tipusu gyogyszer a Spinraza és milyen betegségek esetén
alkalmazhato?

A Spinraza az 5q kromoszémahoz kotétt, az izmok - beleértve a Iégz6izmok - gyengeségét és
sorvadasat okozo genetikai betegség, a spinalis izomatropia (SMA) kezelésére alkalmazott gyogyszer.
A betegség az 59 kromoszdéma hibajahoz kothetd és a tinetek altalaban réviddel a szlletést kovetben
jelentkeznek.

Mivel az SMA-ban szenvedd betegek szama alacsony, a betegség ,ritkanak” minéstil, ezért a Spinzara-t
2012. aprilis 2-an ,ritka betegség elleni gyogyszerré” (orphan drug) mindsitették.

A Spinraza hatéanyaga a nuszinerszen.

Hogyan kell alkalmazni a Spinraza-t?

Az Spinraza csak receptre kaphato, és a terapiat az SMA kezelésében jartas orvosnak kell
megkezdenie.

A gyogyszer oldatos injekcié formajaban, 12 mg-os ampullaban kaphatd. Beadasa intrathecalis injekcio
(a derék teruletére, kdzvetlenil a gerincbe) formajaban torténik, az eljaras elvégzésében jartas orvos
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vagy névér altal. A Spinraza alkalmazasa el6tt szikséges lehet a beteg szedalasara (gyogyszer
alkalmazasa a beteg megnyugtatasa céljabdl).

Az ajanlott adag 12 mg (egy ampulla), melyet az SMA diagndzisanak feldllitasa utan a lehet6
leghamarabb be kell adni. Az els6 adag utan 2, 4 és 9 hét mulva tovabbi 3 adag, majd azutan 4
havonta egy adag beadasa sziikséges. A kezelést addig kell folytatni, amig az a beteg szamara
elény0s. Tovabbi informacid a betegtajékoztatoban talalhato.

Hogyan fejti ki hatasat a Spinraza?

Az SMA-ban szenved6 betegeknél hianyzik a ,tulélé motoros neuron” (SMN) nevl fehérje, mely
alapvet6 a motoros neuronok (az izmok mozgdasat vezérl6 gerincveldi idegsejtek) tulélése és megfeleld
mikodése szempontjabdl. Az SMN fehérje két génbdl all, melyek az SMN1 és az SMN2. Az SMA-ban
szenved6 betegeknél az SMN1 gén hianyzik, de az SMN2 gén jelen van. Az SMN2 gén tobbnyire egy
roévid SMN fehérjét termel, mely nem m(ikédik olyan jél, mint a teljes hosszUsagu fehérje.

A Spinraza egy szintetikus antisense oligonukleotid (a genetikai anyag egy tipusa), mely lehet6ové
teszi, hogy az SMN2 gén teljes hosszUsagu, megfelel6 mikddésre képes fehérjét termeljen.
Helyettesiti a hianyz6 fehérjét, ezaltal enyhiti a betegség tineteit.

Milyen el6nyei voltak a Spinraza alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

Egy, 121 SMA-ban szenvedd babat (atlagos életkor 7 hdnap) bevond f6 vizsgalat soran a Spinraza
hatékonynak bizonyult, a mozgas javitasa szempontjabol, placebéval (al-injekcid) dsszehasonlitva.

Egy év kezelés utan a Spinraza-t kapo babak 51%-a (73-bol 37) fejl6édést mutatott a fejtartas,
atfordulas, Ulés, maszas, allas és jaras tekintetében, mig a placebdéval kezelt babak egyikénél sem
figyeltek meg hasonlé fejlédést. Tovabba, a Spinraza-val kezelt babak tobbségénél hosszabb tulélés és
csak késObb jelentkezd légzéstamogatasi igény volt jellemzd, szemben a placebdval kezeltekkel.

Egy masik, a Spinraza hatékonysagat kevésbé sulyos és késGbbi stadiumban diagnosztizalt (atlagos
életkor 3 év) SMA-ban szenved6 gyermekekkel végzett vizsgalat még folyamatban van. Az idékozi
elemzés eredményei megegyeznek azokkal az eredményekkel, melyeket olyan babak esetében kaptak,
akiknél a betegség korabban kezd6dott.

Milyen kockazatokkal jar a Spinraza alkalmazasa?

A Spinraza leggyakoribb mellékhatasai (10 beteg kozil tobb mint 1-nél jelentkezhet) a fejfajas és a
hatfajas; azonban babaknal ezen mellékhatasok nem vizsgalhatéak, mivel 6k nem tudjak kozolni
ezeket. Vélhetéen ezeket a mellékhatasokat a gydgyszer alkalmazasakor a gerincbe adott injekcidk
okozzak.

A Spinraza alkalmazasaval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatas és a korlatozasok teljes
felsorolasa a betegtajékoztatéban talalhato.

Miért engedélyezték a Spinraza forgalomba hozatalat?

Az Ugynikséghez tartozé emberi felhasznalasra szant gyogyszerek bizottsaga (CHMP) vizsgalata soran
elismerte a betegség sulyos jellegét és a hatékony kezelés siirg6s igényét.

A Spinraza klinikailag jelentGs javulashoz vezetett, olyan fiatal gyermekeknél, akiknél a betegség
sulyossaga klilonb6z6 szintl volt. Bar a gydgyszert az SMA legsulyosabb és legenyhébb formaiban
szenved6 betegeknél nem vizsgaltak, varhatéan hasonlé elénydket nyujt ezen betegek esetében.
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A mellékhatasokat kezelhetonek tekintették. A legtébb mellékhatas a gydgyszerbeadas modjaval
flggott ossze.

A CHMP ezért megallapitotta, hogy a Spinraza alkalmazasanak elényei meghaladjak a kockazatokat,

ezért javasolta a gyoégyszer EU-ban valé alkalmazasanak jéovahagyasat.

Milyen intézkedések vannak folyamatban a Spinraza biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabaol?

A Spinraza-t forgalmazé vallalat befejezi a mar SMA tlneteit mutatd és még tinetmentes betegekkel
végzett, a gyogyszer hosszu tavu biztonsagossagara és hatékonysagara iranyuld folyamatban 1évé
vizsgalatait.

Az Spinraza biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségligyi szakemberek és a
betegek altal kovetend6 ajanldsok és dvintézkedések szintén feltiintetésre keriiltek az alkalmazasi
el6irdsban és a betegtajékoztatoban.

A Spinraza-val kapcsolatos egyéb informacio

Az Spinraza-ra vonatkozo teljes EPAR az Ugynikség weboldalan talalhat6: ema.europa.eu/Find

medicine/Human medicines/European public assessment reports. Amennyiben a Spinraza-val torténo
kezeléssel kapcsolatban bOvebb informaciora van sziiksége, olvassa el a (szintén az EPAR részét
képez6) betegtajékoztatdt, illetve forduljon kezelborvosahoz vagy gydgyszerészéhez.

A ritka betegségek gyogyszereivel foglalkozé bizottsag Spinraza-ra vonatkozé véleményének
osszefoglaldja az Ugynokség weboldalan talalhato: ema.europa.eu/Find medicine/Human

medicines/Rare disease designation.
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/004312/human_med_002119.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/004312/human_med_002119.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2012/04/human_orphan_001045.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2012/04/human_orphan_001045.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
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