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Sammanfattning av EPAR for allmanheten

Spinraza
nusinersen

Detta ar en sammanfattning av det offentliga europeiska utredningsprotokollet (EPAR) for Spinraza.
Det forklarar hur EMA beddmt lakemedlet for att rekommendera godkénnande i EU och villkoren for att
anvanda det. Syftet ar inte att ge nagra praktiska rdd om hur Spinraza ska anvandas.

Praktisk information om hur Spinraza ska anvandas finns i bipacksedeln. Du kan ocksa kontakta din
lakare eller apotekspersonal.

Vad ar Spinraza och vad anvands det for?

Spinraza ar ett lakemedel som anvénds for att behandla spinal muskelatrofi av typ 5q (SMA), en
genetisk sjukdom som leder till férsvagade och fértvinade muskler, inrdknat lungmuskulaturen.
Sjukdomen ar forknippad med en defekt pa kromosom 5qg och symtomen startar vanligtvis strax efter
fodelsen.

Eftersom antalet patienter med SMA ar litet betraktas sjukdomen som sallsynt och Spinraza
klassificerades som sarlakemedel (ett lakemedel som anvands vid séllsynta sjukdomar) den 2 april
2012.

Spinraza innehaller den aktiva substansen nusinersen.
Hur anvands Spinraza?

Spinraza ar receptbelagt och behandling ska inledas av en ldkare med erfarenhet av att behandla SMA.

Lakemedlet finns som en injektionsvatska, l6sning i 12 mg injektionsflaskor. Det ges genom intratekal
injektion (i nedre delen av ryggen, direkt i ryggraden) av en ldkare eller sjukskoterska med vana av att
utfora detta forfarande. Patienten kan behodva vara sederad (fa ett lakemedel som lugnar dem) innan
de far Spinraza.
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Den rekommenderade dosen ar 12 mg (en injektionsflaska), som ges snarast mojligt efter det att
patienten fatt diagnosen SMA. Den forsta dosen ska foljas av 3 ytterligare doser efter 2, 4, och 9
veckor och sedan av en dos var fjarde manad efter detta. Behandlingen ska fortsatta sa lange
patienten har nytta av den. Mer information finns i bipacksedeln.

Hur verkar Spinraza?

Patienter med SMA saknar ett protein som kallas dverlevnadsmotorneuron-protein (SMN-protein, av
”survival motor neuron”), som behdvs for att motorneuronen (nervceller i ryggmargen som styr
musklernas rorelser) ska overleva och fungera normalt. SMN-proteinet produceras av tva gener, SMN1
and SMN2. Patienter med SMA saknar SMN1-genen men har SMN2-genen, som fradmst producerar ett
kort SMN-protein som inte fungerar lika bra som ett fullangdsprotein.

Spinraza ar en syntetisk antisens-oligonukleotid (ett slags genetiskt material) som goér att SMN2-genen
kan producera fullangdsprotein som formar fungera normalt. Detta ersatter det saknade proteinet,
vilket gor att symtomen pa sjukdomen lindras.

Vilken nytta med Spinraza har visats i studierna?

En huvudstudie pa 121 spadbarn (med en genomsnittlig alder pa 7 manader) med SMA visade att
Spinraza ar effektivt nar det galler att forbattra rérelseférmagan jamfort med placebo (overksam
injektion).

Efter ett ars behandling uppvisade 51 procent av spadbarnen som fick Spinraza (37 av 73) framsteg i
utvecklingen av huvudkontroll, att rulla, sitta, krypa, st och gd, medan ingen liknande utveckling sags
hos nagot av spadbarnen som fick placebo. De flesta spadbarn som behandlades med Spinraza
overlevde dessutom langre och behdvde andningshjalp senare an de som fick placebo.

En annan, pagaende studie ska beddma Spinrazas effekt hos barn vars SMA ar mindre allvarlig och
som fatt diagnosen i ett senare skede (i genomsnitt i 3-arsaldern). En interimsanalys har visat pa
resultat som dverensstammer med dem hos de spadbarn dar sjukdomen startade tidigare.

Vilka ar riskerna med Spinraza?

De vanligaste biverkningarna som orsakas av Spinraza (kan upptrada hos fler &n 1 av 10 personer) ar
huvudvark och ryggsmarta, vilket dock inte kunde beddmas hos spadbarn eftersom de inte kunde
formedla dessa biverkningar. Man tror att dessa biverkningar orsakas av injektionerna i ryggraden som
anvéands for att ge lakemedlet.

En fullstandig forteckning dver biverkningar och restriktioner for Spinraza finns i bipacksedeln.
Varfor godkanns Spinraza?

I sin beddmning fann Europeiska lakemedelsmyndighetens kommitté for humanlakemedel (CHMP) att
sjukdomen ar mycket allvarlig och att effektiva behandlingar omedelbart maste sattas in.

Spinraza har visat sig leda till kliniskt betydelsefulla férbattringar hos smabarn med olika
svarighetsgrad av sjukdomen. Aven om lakemedlet inte testades pa patienter med de allvarligaste och
lindrigaste formerna av SMA, forvantas det vara av liknande nytta for dessa patienter.

Biverkningarna ansags hanterbara; de flesta av dem ar forknippade med hur lakemedlet ges.

CHMP fann darfor att nyttan med Spinraza ar stérre an riskerna och rekommenderade att Spinraza
skulle godkannas for forsaljning i EU.
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Vad gors for att garantera saker och effektiv anvandning av Spinraza?

Foretaget som marknadsfér Spinraza kommer att avsluta pagaende studier av lakemedlets langsiktiga
sékerhet och effekt hos patienter som uppvisar symtom pa SMA och patienter som &nnu inte uppvisar
symtom.

Rekommendationer och forsiktighetsatgarder som halso- och sjukvardpersonal och patienter ska iaktta
for séker och effektiv anvandning av Spinraza har ocksa tagits med i produktresumén och
bipacksedeln.

Mer information om Spinraza

EPAR for Spinraza finns i sin helhet p4 EMA:s webbplats ema.europa.eu/Find medicine/Human
medicines/European public assessment reports. Mer information om behandling med Spinraza finns i
bipacksedeln (ingar ocksa i EPAR). Du kan ocksa kontakta din lakare eller apotekspersonal.

Sammanfattningen av stallningstagandet om Spinraza fran kommittén for sarlakemedel finns p&d EMA:s
webbplats 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
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