EUROPEAN MEDICINES AGENCY

SCIENCE MEDICINES HEALTH

EMA/277632/2017
EMEA/H/C/004312

Streszczenie EPAR dla ogétu spoteczenstwa

Spinraza
nusinersen

Niniejszy dokument jest streszczeniem Europejskiego Publicznego Sprawozdania Oceniajacego (EPAR)
dotyczacego leku Spinraza. Wyjasnia, jak Agencja ocenita lek w celu przyjecia zalecen w sprawie
przyznania pozwolenia na dopuszczenie produktu do obrotu w UE oraz warunkéw jego stosowania.
Jego celem nie jest zapewnienie praktycznej porady dotyczacej stosowania leku Spinraza.

W celu uzyskania praktycznych informacji na temat stosowania leku Spinraza nalezy zapoznac sie z
ulotkya dla pacjenta badz skontaktowac sie z lekarzem lub farmaceuta.

Co to jest produkt Spinraza i w jakim celu sie go stosuje?

Spinraza jest lekiem stosowanym do leczenia rdzeniowego zaniku miesni 5q (SMA), choroby
genetycznej powodujacej ostabienie i zanik miesni, w tym miesni ptuc. Choroba ma zwigzek z defektem
na chromosomie 5q i jej objawy pojawiajq sie zwykle niedtugo po urodzeniu.

Ze wzgledu na matg liczbe pacjentow z SMA choroba ta jest uwazana za rzadko wystepujaca, zatem w
dniu 2 kwietnia 2012 r. produkt Spinraza uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach).

Produkt Spinraza zawiera substancje czynng nusinersen.
Jak stosowa¢ produkt Spinraza?

Lek Spinraza wydaje sie wytacznie z przepisu lekarza, a leczenie powinien rozpoczynac lekarz z
doswiadczeniem w leczeniu SMA.

Lek jest dostepny w postaci roztworu do wstrzykiwan w fiolkach 12 mg. Jest podawany w postaci
wstrzyknie¢ dooponowych (w dolng czes¢ plecéw, bezposrednio do kregostupa) przez lekarza lub
pielegniarke z doswiadczeniem w wykonywaniu takich zabiegéw. Przed podaniem leku Spinraza moze
by¢ konieczna sedacja pacjenta (podanie $rodka uspokajajacego).
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Zalecana dawka wynosi 12 mg (jedna fiolka), podawana mozliwie jak najwczesniej po rozpoznaniu
SMA u pacjenta. Po pierwszej dawce nalezy podac 3 kolejne dawki po uptywie 2, 4 i 9 tygodni, a
nastepnie jedng dawke raz na 4 miesigce. Leczenie nalezy kontynuowac tak dtugo, jak diugo pacjent
odnosi z niego korzysci. Wiecej informacji znajduje sie w ulotce dla pacjenta.

Jak dziata produkt Spinraza?

U pacjentow z SMA wystepuje niedobdr biatka zwanego ,biatkiem zycia neuronéw ruchowych” (SMN,
survival motor neuron), ktére ma zasadnicze znaczenie dla neuronéw ruchowych (komérek nerwowych
w rdzeniu kregowym, ktore kontrolujg ruchy miesni) dla ich prawidtowego przezycia i funkcjonowania.
Biatko SMN jest utworzone z dwoch gendéw - SMN1 i SMN2. U pacjentéw z SMA nie wystepuje gen
SMN1, ale obecny jest gen SMN2 produkujacy gtéwnie krétkie biatko SMN, ktére nie dziata tak dobrze
jak biatko o petnej dtugosci.

Spinraza jest syntetycznym oligonukleotydem antysensownym (rodzaj materiatu genetycznego)
umozliwiajgcym wytwarzanie przez gen SMN2 biatka o petnej dtugosci, ktére moze prawidtowo dziatac.
Zastepuje ono brakujace biatko, tagodzac w ten sposdb objawy choroby.

Jakie korzysci ze stosowania produktu Spinraza zaobserwowano w
badaniach?

W jednym badaniu gtéwnym z udziatem 121 niemowlat (Srednia wieku 7 miesiecy) z SMA
udowodniono, ze lek Spinraza skutecznie poprawia poruszanie sie w poréwnaniu z placebo (lek
pozorowany).

Po jednym roku leczenia u 51% niemowlat otrzymujacych lek Spinraza (37 z 73) stwierdzono postep w
rozwoju umiejetnosci kontroli glowy, przetaczaniu, siedzeniu, petzaniu, staniu i chodzeniu, natomiast
podobnego postepu nie zaobserwowano u zadnego z niemowlat otrzymujacych placebo. Ponadto
wiekszos$¢ niemowlat leczonych produktem Spinraza dtuzej przezywata i wymagata wspomagania
oddychania pdzniej niz dzieci przyjmujace placebo.

Prowadzone jest kolejne badanie w celu oceny skutecznosci leku Spinraza u dzieci z mniej ciezkg
postacig SMA i rozpoznaniem choroby na pdzniejszym etapie ($Srednia wieku 3 lata). Analiza okresowa
wykazata wyniki zgodne z wynikami u niemowlat, u ktérych choroba rozpoczeta sie wczesniej.

Jakie ryzyko wiaze sie ze stosowaniem produktu Spinraza?

Najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Spinraza (mogace wystgpi¢ u wiecej
niz 1 osoby na 10) to bdl gtowy i bdl plecéw; jednak u niemowlat nie mozna ocenic¢ tych dziatan
niepozadanych ze wzgledu na brak mozliwosci komunikacji. Uwaza sie, ze te dziatania niepozadane sq
wywotane przez wstrzykniecia do kregostupa w celu podania leku.

Petny wykaz dziatan niepozadanych i ograniczen zwigzanych ze stosowaniem leku Spinraza znajduje
sie w ulotce dla pacjenta.

Na jakiej podstawie zatwierdza sie produkt Spinraza?

W swojej ocenie Komitet ds. Produktdw Leczniczych Stosowanych u Ludzi (CHMP) uznat powazny
charakter choroby i pilne zapotrzebowanie na skuteczne metody leczenia.

Udowodniono, ze lek Spinraza prowadzi do istotnej klinicznie poprawy u matych dzieci o réznym
stopniu nasilenia choroby. Pomimo ze leku nie badano u pacjentdéw z najciezszg i najtagodniejszg
postacig SMA przewiduje sie, ze u tych pacjentow przyniesie on podobne korzysci.

Spinraza
EMA/277632/2017 Strona 2/3



Dziatania niepozadane uznano za mozliwe do opanowania, przy czym wiekszos¢ dziatan niepozadanych
byta zwigzana ze sposobem podania leku.

W zwigzku z tym CHMP uznat, ze korzysci ptynace ze stosowania produktu Spinraza przewyzszajq
ryzyko, i zalecit przyznanie pozwolenia na dopuszczenie do obrotu w UE.

Jakie srodki sa podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i
skutecznego stosowania produktu Spinraza?

Firma, ktéra wprowadza lek Spinraza do obrotu, ukonczy prowadzone badania dotyczace
dtugoterminowego bezpieczenstwa i skutecznosci leku u pacjentdw wykazujgcych objawy SMA i u
pacjentéw, ktorzy jeszcze nie wykazujg objawdw.

W celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego stosowania leku Spinraza w charakterystyce produktu
leczniczego i ulotce dla pacjenta zawarto rdwniez zalecenia i Srodki ostroznosci przeznaczone dla
personelu medycznego i pacjentow.

Inne informacje dotyczace produktu Spinraza

Petne sprawozdanie EPAR dotyczace produktu Spinraza znajduje sie na stronie internetowej Agencji
pod adresem: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports. W
celu uzyskania dodatkowych informacji dotyczacych leczenia produktem Spinraza nalezy zapoznac sie z
ulotkya dla pacjenta (takze cze$¢ EPAR) badz skontaktowac sie z lekarzem lub farmaceuta.

Streszczenie opinii Komitetu ds. Sierocych Produktow Leczniczych dotyczacej produktu Spinraza
znajduje sie na stronie internetowej Agencji: 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/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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