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Povzetek EPAR za javnost

Spinraza
nusinersen

To je povzetek evropskega javnega porocila o oceni zdravila (EPAR) za zdravilo Spinraza. Pojasnjuje,
kako je agencija ocenila zdravilo, na podlagi Cesar je priporocila njegovo odobritev v EU in pogoje
njegove uporabe. Povzetek ni namenjen zagotavljanju prakti¢nih nasvetov o njegovi uporabi.

Za prakticne informacije o uporabi zdravila Spinraza naj bolniki preberejo navodilo za uporabo ali se
posvetujejo z zdravnikom ali farmacevtom.

Kaj je zdravilo Spinraza in za kaj se uporablja?

Spinraza je zdravilo, ki se uporablja za zdravljenje 5g spinalne misicne atrofije (SMA), genetske
bolezni, ki povzroca Sibkost in atrofijo misic, tudi dihalnih. Bolezen je povezana z okvaro na
kromosomu 5q, simptomi pa se obicajno pojavijo kmalu po rojstvu.

Ker je bolnikov s SMA malo, velja ta bolezen za redko, zato je bilo zdravilo Spinraza 2. aprila 2012
doloceno kot ,,zdravilo sirota“ (zdravilo za zdravljenje redkih bolezni).

Zdravilo Spinraza vsebuje zdravilno ucinkovino nusinersen.
Kako se zdravilo Spinraza uporablja?

Predpisovanje in izdaja zdravila Spinraza je le na recept, zdravljenje pa mora nadzorovati zdravnik, Ki
ima izkusnje z zdravljenjem SMA.

Na voljo je v obliki raztopine za injiciranje v vialah z 12 mg. Z intratekalno injekcijo (v spodnji del
hrbta, neposredno v hrbtenico) ga daje zdravnik ali medicinska sestra, ki ima izkuSnje z izvajanjem
tega posega. Pred dajanjem zdravila Spinraza bo bolniku morda treba dati pomirjevalo.

Priporoceni odmerek je 12 mg (ena viala), ki ga je treba dati ¢im prej po postavitvi diagnoze SMA.
Prvemu odmerku morajo slediti Se trije odmerki po 2, 4 in 9 tednih, nato pa en odmerek na vsake Stiri
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mesece. Zdravljenje z zdravilom Spinraza se nadaljuje tako dolgo, dokler je za bolnika koristno. Za vec
informacij glejte navodilo za uporabo.

Kako zdravilo Spinraza deluje?

Bolnikom s SMA primanjkuje beljakovine, imenovane ,beljakovina prezivetja motori¢nega nevrona"
(SMN), ki je nujna za prezivetje in normalno delovanje motori¢nih nevronov (Ziv¢nih celic v hrbtenjadi,
ki nadzorujejo gibe miSic). Beljakovino SMN sestavljata dva gena, SMN1 in SMN2. Bolnikom s SMA
primanjkuje gena SMN1, gen SMN2 pa imajo, zato se tvori predvsem kratka beljakovina SMN, ki ne
deluje enako dobro kot beljakovina s celotno dolzino.

Zdravilo Spinraza je sinteti¢ni protismiselni oligonukleotid (vrsta genetskega materiala), ki genu SMN2
omogoci tvorbo beljakovine s celotno dolzino in normalnim delovanjem. S tem nadomesti manjkajoco
beljakovino in olajSa simptome bolezni.

Kaksne koristi je zdravilo Spinraza izkazalo v Studijah?

Ena glavna studija, v katero je bilo vklju¢enih 121 dojenckov (povprecne starosti 7 mesecev) s SMA, je
pokazala, da zdravilo Spinraza v primerjavi s placebom (injekcijo brez zdravilne ucinkovine) ucinkovito
izboljSa gibanje.

Po enem letu zdravljenja, se je pri 51 % (37 od 73) dojenckov, ki so prejemali zdravilo Spinraza
pokazalo napredovanje pri razvoju obvladovanja glave, zvijanja, sedenja, plazenja, stanja in hoje, pri
dojenckih, ki so prejemali placebo, pa podobno napredovanje ni bilo ugotovljeno v nobenem primeru.
Poleg tega so dojencki, ki so bili zdravljeni z zdravilom Spinraza, ve¢inoma preziveli dlje kot tisti, ki so
prejemali placebo, in so podporo dihanju potrebovali pozneje.

Poteka tudi Studija za ocenitev ucinkovitosti zdravila Spinraza pri otrocih, pri katerih je SMA manj huda
in je bila diagnoza postavljena pozneje (pri povprecni starosti treh let). Vmesna analiza je pokazala
rezultate, ki se skladajo z rezultati pri dojenckih, pri katerih se je bolezen zacela prej.

Kaksna tveganja so povezana z zdravilom Spinraza?

NajpogostejSa nezelena ucinka zdravila Spinraza (ki se lahko pojavita pri vec kot 1 bolniku od 10) sta
glavobol in bolecina v hrbtu, vendar pa teh nezelenih ucinkov pri dojenckih zaradi omejene
komunikacije ni mogoce oceniti. Te nezelene ucinke naj bi povzrocale injekcije v hrbtenico, s katerimi
se zdravilo daje.

Za celoten seznam nezelenih ucinkov in omejitev pri uporabi zdravila Spinraza glejte navodilo za
uporabo.

Zakaj je bilo zdravilo Spinraza odobreno?

Odbor za zdravila za uporabo v humani medicini (CHMP) je v svoji oceni prepoznal resnost bolezni in
nujnost njenega ucinkovitega zdravljenja.

Zdravilo Spinraza je pri majhnih otrocih z razli¢no stopnjo resnosti bolezni izkazalo klini¢no pomembno
izboljanje. Ceprav zdravilo pri bolnikih z najhuj$o in najbolj blago obliko SMA ni bilo preskuseno, se
pricakujejo podobne koristi zdravljenja tudi pri teh bolnikih.

Nezeleni ucinki veljajo za obvladljive in so vedinoma povezani z na¢inom dajanija.

Odbor je zato zakljucil, da so koristi zdravila Spinraza vecje od z njim povezanih tveganj, in priporodil,
da se odobri za uporabo v EU.
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Kateri ukrepi se izvajajo za zagotovitev varne in ucinkovite uporabe
zdravila Spinraza?

Druzba, ki trzi zdravilo Spinraza, bo dokoncala potekajoCe studije dolgorocne varnosti in ucinkovitosti
zdravila pri bolnikih, ki kaZzejo simptome SMA, in bolnikih, ki simptomov Se ne kazZejo.

Priporocila in varnostni ukrepi, ki jih morajo za varno in ucinkovito uporabo zdravila Spinraza
upostevati zdravstveni delavci in bolniki, so vkljueni tudi v povzetek glavnih znacilnosti zdravila in
navodilo za njegovo uporabo.

Druge informacije o zdravilu Spinraza

Celotno evropsko javno porocilo o oceni zdravila (EPAR) za zdravilo Spinraza je na voljo na spletni
strani agencije: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports.
Za vec informacij o zdravljenju z zdravilom Spinraza preberite navodilo za uporabo (ki je prav tako
del EPAR) ali se posvetujte z zdravnikom ali farmacevtom.

Povzetek mnenja Odbora za zdravila sirote o zdravilu Spinraza je na voljo na spletni strani agencije:
ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.
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