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Prehled pro pripravek Spinraza ve srozumitelném jazyce a proc¢ byl pripravek
registrovan v EU

Co je Spinraza a k ¢emu se pouziva?

Spinraza je |éCivy pripravek, ktery se pouziva k 1é¢bé spinalni svalové atrofie (SMA) vazané na dlouhé
raménko 5. chromozomu (5q), co? je genetické onemocnéni, které zplsobuje slabost a Ubytek svall
véetné dychacich svalG. Onemocnéni je spojeno s defektem na dlouhém raménku 5. chromozomu

a symptomy obvykle zacinaji zahy po narozeni.

Spinalni svalova atrofie je vzacné onemocnéni a pripravek Spinraza byl oznacen dne 2. dubna 2012
jako ,lécivy pripravek pro vzacna onemocnéni®. Dalsi informace o tomto vzacném onemocnéni
naleznete na internetovych strankach agentury EMA.

PFipravek Spinraza obsahuje IéCivou latku nusinersen.
Jak se pripravek Spinraza pouziva?

Vydej pripravku Spinraza je vazan na lékarsky predpis. LéCba by méla byt zahajena Iékafem, ktery ma
zkuSenosti s 1éCbou spinaini svalové atrofie.

PFripravek je k dispozici ve formé injekéniho roztoku. Pripravek podava Iékar Ci zdravotni sestra se
zkusenostmi s timto postupem cestou intratekalni injekce (do spodni ¢asti zad, pfimo do patere). Pred
podanim pFipravku Spinraza mGze byt nutné u pacienta provést sedaci (podani lé¢iva k jeho zklidnéni).

S podavanim pripravku Spinraza by se mélo zacit co nejdfive po diagndze spinalni svalové atrofie
u pacienta. Lécba by méla pokracovat tak dlouho, dokud je pro pacienta pfinosna.

Vice informaci o pouzivani pfipravku Spinraza naleznete v pfibalové informaci nebo se obratte na
svého |ékare Ci Iékarnika.

Jak pripravek Spinraza plisobi?

U pacientd se spinalni svalovou atrofii chybi protein zvany protein zprostfedkujici , preziti
motoneurond™ (SMN), ktery je nezbytny pro prezivani a normalni fungovani motoneuronl (nervovych

bunék z michy, které Fidi pohyb svall). Protein SMN vznika ze dvou genl, SMN1 a SMN2. U pacientt
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se spinalni svalovou atrofii chybi gen SMN1, ale maji gen SMN2, ktery vétsinou produkuje kratky
protein SMN, ktery nefunguje stejné jako protein o pIné délce.

PFipravek Spinraza je synteticky antisense oligonukleotid (typ genetického materidlu), ktery umoziuje
genu SMN2 vytvaret protein v pIné délce, ktery miZe normalné fungovat. Tento protein nahrazuje
chybéjici protein, ¢imz ulevuje od symptomd onemocnéni.

Jaké prinosy pripravku Spinraza byly prokazany v pribéhu studii?

Jedna hlavni studie zahrnujici 121 malych déti (prGmérny vék 7 mésict) se spindlini svalovou atrofii
ukazala, ze pfipravek Spinraza je ucinny pfi zlepSovani pohybu ve srovnani s placebem (injekci
neucinného pripravku).

Po roce |1é¢by vykazovalo 51 % (37 ze 73) déti uzivajicich pfipravek Spinraza pokrok na Urovni vyvoje
kontroly hlavi¢ky, prevalovani, sezeni, plazeni, stoje a chlize, zatimco u zadnych z déti, které dostavaly
placebo, podobny pokrok nebyl pozorovan. Vétsina malych déti IéCenych pripravkem Spinraza prezivala
navic déle a vyzadovala dechovou podporu pozdéji nez déti, které dostavaly placebo.

Dalsi studie posuzovala Ucinnost pripravku Spinraza u déti, u kterych byla spinalni svalova atrofie
méné zavazna a byla diagnostikovana v pozdé&j$im stadiu (v priméru ve véku 3 let). Po 15 mésicich
IéCby bylo zlepSeni pohybu pozorovano u 57 % déti uzivajicich pfipravek Spinraza ve srovnani s 26 %
déti uzivajicich placebo.

Studie provedené s pfipravkem Spinraza jsou podrobné&ji popséany v hodnoticich zpravach pfipravku.
Jaké jsou nezadouci ucinky a omezeni pripravku Spinraza?

Upliny seznam nezadoucich Gc¢ink( a omezeni ptipravku Spinraza je uveden v piibalové informaci.

Nejcastéjsimi nezadoucimi Uclinky pfipravku Spinraza (které mohou postihnout vice nez 1 osobu z 10)
jsou bolest hlavy, bolest zad a zvraceni. M4 se za to, Ze tyto nezadouci G¢inky jsou zplsobeny
injekcemi do patefe pfi podani tohoto IéCivého pfipravku. U malych déti nemohly byt nékteré
nezadouci U¢inky posouzeny, nebot jesté nejsou schopny o nich komunikovat.

Na zakladé ceho byl pripravek Spinraza registrovan v EU?

Evropska agentura pro lécivé pripravky ve svém hodnoceni uznala zavazny charakter onemocnéni
a naléhavou potiebu Gcinné IéCby.

Bylo prokdzano, ze pFipravek Spinraza vede ke klinicky vyznamnému zlepseni u malych déti s rdznym
stupném zavaznosti onemocnéni. Ackoli 1é&ivy pripravek nebyl testovan u pacientl s nejzavazné&jsi

a nejmirn&jsi formou spinalni svalové atrofie, oéekava se, e bude mit u té&chto pacientl podobny
pfinos.

Nezadouci G¢inky jsou povaZzovany za zvladatelné, pficemZ vétina nezadoucich G¢inkld souvisi se
zplsobem podani lé¢ivého piipravku.

Agentura tedy rozhodla, Ze pfinosy pripravku Spinraza prevysuji jeho rizika, a proto doporudila, aby byl
schvalen k pouziti v EU.

Spinraza (nusinersen)
EMA/59031/2026 strana 2/3



va

Jaka opatreni jsou uplatnovana k zajisténi bezpecného a ucinného
pouzivani pripravku Spinraza?

Spolecnost, ktera pripravek Spinraza dodava na trh, vypracuje a predlozi vysledky probihajici studie
dlouhodobé bezpeénosti a Gcinnosti tohoto 1é¢ivého pripravku u pacientl, u nichZ priznaky spindini
svalové atrofie dosud nebyly zaznamenany.

Do souhrnu Gdajd o pFipravku a pfibalové informace byla rovnéz zahrnuta doporuéeni a opatFeni pro
bezpecné a ucinné pouzivani pripravku Spinraza, ktera by méla byt dodrzovana zdravotnickymi
pracovniky i pacienty.

Jako u véech Ié&ivych piipravkd jsou Gdaje o pouzivani pripravku Spinraza pribézné sledovany.
Podezieni na nezadouci ucinky nahlasena v souvislosti s pfipravkem Spinraza jsou peclivé hodnocena
a jsou ucinéna veskera nezbytna opatieni, aby bylo chranéno zdravi pacientd.

Dalsi informace o pfripravku Spinraza

Pfipravku Spinraza bylo udéleno rozhodnuti o registraci platné v celé EU dne 30. kvétna 2017.

Dalsi informace o pripravku Spinraza, véetné pribalové informace a hodnotici zpravy, jsou k dispozici
na internetovych strankach agentury na adrese ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/spinraza.

Informace o dostupnosti tohoto pripravku ve vasi zemi vam poskytne prislusny vnitrostatni organ.

Tento prehled byl naposledy aktualizovan v 03-2026.
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