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Este € um resumo do Relatério Publico Europeu de Avaliacdo (EPAR) relativo ao Spinraza. O seu
objetivo é explicar o modo como a Agéncia avaliou o medicamento a fim de recomendar a sua
autorizacdo na UE, bem como as suas condi¢des de utilizagdo. Nao tem por finalidade fornecer
conselhos praticos sobre a utilizagcdo do Spinraza.

Para obter informacdes praticas sobre a utilizagdo do Spinraza, os doentes devem ler o Folheto
Informativo ou contactar o seu médico ou farmacéutico.

O que é o Spinraza e para que é utilizado?

O Spinraza é um medicamento utilizado no tratamento da atrofia muscular espinhal (spinal muscular
atrophy SMA) 5q, uma doenca genética que causa fraqueza e atrofia dos musculos, incluindo dos
musculos pulmonares. A doenca esta ligada a uma deficiéncia no cromossoma 5q e os sintomas
surgem, em geral, pouco depois do nascimento.

Dado o numero de doentes afetados por SMA ser reduzido, a doenga é considerada rara, pelo que o
Spinraza foi designado medicamento 6rfao (medicamento utilizado em doencas raras) em 2 de abril de
2012.

O Spinraza contém a substéncia ativa nusinersen.
Como se utiliza o Spinraza?

O Spinraza s6 pode ser obtido mediante receita médica e o tratamento deve ser iniciado por um
meédico com experiéncia no tratamento da SMA.

O medicamento esta disponivel na forma de solucéo injetavel em frascos para injetaveis de 12 mg. E
administrado por injecdo intratecal (diretamente na medula espinhal, na parte inferior das costas) por
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um médico ou enfermeiro com experiéncia no procedimento. Pode ser necessaria a sedagdo do doente
(a administracdo de um medicamento calmante) antes da administracdo de Spinraza.

A dose recomendada é de 12 mg (um frasco para injetaveis), administrada o mais cedo possivel apés
o diagnéstico de SMA. A primeira dose deve ser seguida por mais 3 doses, apos 2, 4 e 9 semanas, a
que se segue a administracdo de uma dose de 4 em 4 meses. O tratamento deve ser continuado
enquanto se mantiver o beneficio para o doente. Para mais informacgdes, consulte o Folheto
Informativo.

Como funciona o Spinraza?

Os doentes com SMA tém falta de uma proteina denominada «proteina de sobrevivéncia do neurénio
motor» (SMN - Survival Motor Neuron, em inglés), essencial para que os neurdnios motores (células
nervosas da medula espinhal que controlam o movimento dos musculos) possam sobreviver e
funcionar normalmente. A proteina SMN é codificada por dois genes, o SMN1 e o SMN2. Os doentes
com SMA apresentam uma deficiéncia no gene SMN1, mas possuem o gene SMN2, que, em geral,
produz uma proteina SMN curta que ndo funciona tdo bem como a proteina de comprimento completo.

O Spinraza é um oligonucleotideo antisense sintético (um tipo de material genético) que permite que o
gene SMN2 produza a proteina de comprimento completo, a qual pode funcionar normalmente. Esta
substitui a proteina em falta, aliviando, desta forma, os sintomas da doenca.

Quais os beneficios demonstrados pelo Spinraza durante os estudos?

Um estudo principal que incluiu 121 bebés com SMA, com uma idade média de 7 meses, demonstrou
que o Spinraza é eficaz na melhoria do movimento em comparagdo com um placebo (uma injegéo
simulada).

Ap6s um ano de tratamento, 51% dos bebés que receberam Spinraza (37 de entre 73) apresentaram
progressos no desenvolvimento do controlo da cabeca, rebolar, sentar, gatinhar, por-se de pé ou
andar, enquanto ndo se observaram progressos semelhantes em nenhum dos bebés que receberam
placebo. Além disso, a maioria dos bebés tratados com Spinraza sobreviveu mais tempo e necessitou
suporte respiratério mais tarde do que os bebés que receberam placebo.

Encontra-se em curso um outro estudo para avaliar a eficacia do Spinraza em criangas com SMA
menos grave diagnosticada numa fase posterior (idade média de 3 anos). Uma analise intermediaria
mostrou que os resultados sdo consistentes com os observados em bebés cuja doenca se iniciou mais
cedo.

Quais séao os riscos associados ao Spinraza?

Os efeitos secundarios mais frequentes associados ao Spinraza (que podem afetar mais de 1 em cada
10 pessoas) sao dores de cabeca e dores nas costas; no entanto, em bebés, estes efeitos secundarios
ndo puderam ser avaliados, uma vez que estes ndo podiam comunica-los. Pensa-se que estes efeitos

secundarios sejam causados pelas injecfes na medula espinhal para a administracdo do medicamento.

Para a lista completa dos efeitos secundarios e das restrigcdes de utilizagdo relativamente ao Spinraza,
consulte o Folheto Informativo.

Por que foi aprovado o Spinraza?

Na sua avaliacdo, o Comité dos Medicamentos para Uso Humano (CHMP) reconheceu a natureza grave
da doenca e a necessidade urgente de tratamentos eficazes.
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O Spinraza demonstrou produzir melhorias clinicamente significativas em criancas jovens com diversos
graus de gravidade da doenca. Apesar de o medicamento ndo ter sido testado em doentes com as
formas mais grave e mais ligeira de SMA, espera-se que venha a proporcionar beneficios semelhantes
a estes doentes.

Os efeitos secundarios foram considerados controlaveis, estando a maioria relacionada com o modo de
administracao.

Por conseguinte, o CHMP concluiu que os beneficios do Spinraza sdo superiores aos seus riscos e
recomendou a sua aprovacado para utilizacdo na UE.

Que medidas estdo a ser adotadas para garantir a utilizagcdo segura e eficaz
do Spinraza?

A empresa que comercializa o Spinraza ira concluir os estudos em curso destinados a avaliar a
seguranca e eficacia a longo prazo do medicamento em doentes que apresentam sintomas de SMA e
doentes que ainda n&do apresentam sintomas.

No Resumo das Caracteristicas do Medicamento e no Folheto Informativo foram igualmente incluidas
recomendac0des e precaucdes a observar pelos profissionais de salde e pelos doentes para a utilizagdo
segura e eficaz do Spinraza.

Outras informacgodes sobre o Spinraza

O EPAR completo relativo ao Spinraza pode ser consultado no sitio Internet da Agéncia em:
ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports. Para mais

informacdes sobre o tratamento com o Spinraza, leia o Folheto Informativo (também parte do EPAR)
ou contacte o seu médico ou farmacéutico.

O resumo do parecer emitido pelo Comité dos Medicamentos Orfédos para o Spinraza pode ser
consultado no sitio Internet da Agéncia em: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare

disease designation.
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