EUROPEAN MEDICINES AGENCY

SCIENCE MEDICINES HEALTH

EMA/736370/2017
EMEA/H/C/004312
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Spinraza
nusinersenum

Tento dokument je souhrnem Evropské verejné zpravy o hodnoceni (European Public Assessment
Report, EPAR) pro pfipravek Spinraza. Objasfiuje, jakym zplsobem agentura vyhodnotila tento
pfipravek, aby mohla doporucit vydani rozhodnuti o registraci pfipravku v EU a podminky jeho
pouzivani. U¢elem tohoto dokumentu neni poskytnout praktické rady o tom, jak piipravek Spinraza
pouzivat.

Pokud jde o praktické informace o pouzivani pfipravku Spinraza, pacienti by si méli precist pfibalovou
informaci nebo se obratit na svého lékare Ci Iékarnika.

Ve

Co je Spinraza a k cemu se pouziva?

Spinraza je léCivy pfipravek, ktery se pouziva k |éCbé spinalni svalové atrofie (SMA) vazané na dlouhé
raménko 5. chromozomu (5q), co? je genetické onemocnéni, které zplsobuje slabost a tubytek svall
véetné dychacich svall. Onemocnéni je spojeno s defektem na dlouhém raménku 5. chromozomu

a symptomy obvykle zacdinaji zahy po narozeni.

Jelikoz pocet pacientl se spindlni svalovou atrofii je nizky, toto onemocnéni se povazuje za ztidka se
vyskytujici a pfipravek Spinraza byl dne 2. dubna 2012 oznacen jako ,léCivy pFipravek pro vzacna
onemocnéni®.

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

Vydej pfipravku Spinraza je vazan na lékarsky predpis. L&Cba by méla byt zahajena Iékafem, ktery ma
zkugenosti s 1éCbou spindlni svalové atrofie.

Pripravek je dostupny ve formé injek¢niho roztoku v injek¢nich lahvickach o objemu 12 ml. Pfipravek
podava lékar ¢i zdravotni sestra se zkusenostmi s timto postupem cestou intratekalni injekce (do
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spodni &asti zad, pfimo do patefe). Pfed podanim pfipravku Spinraza mdze byt nutna u pacienta
provést sedaci (podani léCiva ke zklidnéni pacienta).

Doporucena davka je 12 mg (jedna injekéni lahvicka) a méla by se podat co nejdfive po diagnéze
spinalni svalové atrofie u pacienta. Po prvni davce by mély nasledovat 3 dal3i davky po 2, 4

a 9 tydnech a poté jedna davka kazdé 4 mésice. Lécba by méla pokracovat tak dlouho, dokud je pro
pacienta pfinosna. Podrobné informace jsou uvedeny v pfibalové informaci.

Jak pripravek Spinraza ptlisobi?

U pacientd se spinalni svalovou atrofii chybi protein zvany protein zprostfedkujici , pfeziti
motoneurond™ (SMN), ktery je nezbytny pro prezivani a normalni fungovani motoneuront (nervovych
bunék z michy, které Fidi pohyb svalll). Protein SMN vznika ze dvou genli, SMN1 a SMN2. U pacientd
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.

Pripravek Spinraza je synteticky antisense oligonukleotid (typ genetického materidlu), ktery umoznuje
genu SMN2 vytvafet protein v piné délce, ktery miZe normalné fungovat. Tento protein nahrazuje
chybéjici protein, &mz ulevuje od symptoml onemocnéni.

Jaké pFinosy pripravku Spinraza byly prokazany v prtibéhu studii?

Jedna hlavni studie zahrnujici 121 malych déti (primérny vék 7 mésicll) se spinalni svalovou atrofie
ukazala, ze pripravek Spinraza je ucinny pfi zlepSovani pohybu ve srovnani s placebem (injekci
neucinného pfipravku).

Po roce IéCby 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 éCenych pripravkem Spinraza prezivala
navic déle a vyZzadovala dechovou podporu pozdéji nez déti, které dostavaly placebo.

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

Jaka rizika jsou spojena s pripravkem Spinraza?

Nejcastéjsimi nezadoucimi Ucinky pripravku Spinraza (které mohou postihnout vice nez 1 osobu z 10)
jsou bolest hlavy, bolest zad a zvraceni. M3 se za to, Ze tyto nezadouci G&inky jsou zplsobeny
injekcemi do patere pfi podani tohoto IéCivého prFipravku. U malych déti nemohly byt nékteré
nezadouci Udinky posouzeny, nebot nejsou jesté schopny o nich komunikovat.

Uplny seznam nezadoucich G¢inkl a omezeni pfipravku Spinraza je uveden v pfibalové informaci.
Na zakladé ceho byl pripravek Spinraza schvalen?

Evropska agentura pro |éCivé pfFipravky ve svém hodnoceni uznala zavazny charakter onemocnéni
a naléhavou potfebu ucinné IéCby.

Bylo prokazano, e pfipravek Spinraza vede ke klinicky vyznamnému zlep3eni u malych déti s rliznym
stupné&m zavaznosti onemocnéni. A¢koli Ié¢ivy pripravek nebyl testovan u pacientl s nejzéavaznéjsi

a nejmirné&jsi formou spinalni svalové atrofie, o¢ekava se, ze bude mit u té&chto pacientd podobny
pfinos.
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NeZadouci G¢inky jsou povaZovany za zvladatelné, pfic¢emz vétdina nezadoucich G&ink{ souvisi se
zplsobem podani 1é¢ivého piipravku.

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

va

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

Spolecnost, ktera pripravek Spinraza dodava na trh, dokonci pokracujici studie dlouhodobé bezpecnosti
a uc¢innosti 1é¢ivého pripravku u pacientl, ktefi vykazuji symptomy spinalni svalové atrofie,
i u pacientl, ktefi symptomy zatim nevykazuiji.

Do souhrnu Gdajl o pfipravku a pFibalové informace byla rovnéZ zahrnuta doporuéeni a opatfeni pro
bezpecné a ucinné pouzivani pripravku Spinraza, kterd by méla byt dodrzovana zdravotnickymi
pracovniky i pacienty.

Dalsi informace o pFipravku Spinraza

Evropska komise udélila rozhodnuti o registraci pfipravku Spinraza platné v celé Evropské unii dne 30.
kvétna 2017.

PIné znéni zpravy EPAR pro pfipravek Spinraza je k dispozici na internetovych strankach agentury na
adrese ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports. Dalsi
informace o |écbé pripravkem Spinraza naleznete v pribalové informaci (rovnéz soucasti zpravy EPAR)
nebo se obratte na svého |ékarfe ¢i Iékarnika.

Shrnuti stanoviska k pfipravku Spinraza vydaného Vyborem pro 1écivé pfipravky pro vzacna
onemocnéni je k dispozici na internetovych strankach agentury na adrese ema.europa.eu/Find
medicine/Human medicines/Rare disease designation.

Tento souhrn byl naposledy aktualizovan v 11-2017.
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