EUROPEAN MEDICINES AGENCY

SCIENCE MEDICINES HEALTH

EMA/59031/2026
EMEA/H/C/004312

Spinraza (nusinersen)
En letlaeselig oversigt over Spinraza, og hvorfor det er godkendt i EU

Hvad er Spinraza, og hvad anvendes det til?

Spinraza er et laeagemiddel, der anvendes til behandling den genetiske sygdom 5q spinal muskelatrofi
(SMA), der fordrsager svaghed og svind af musklerne, herunder vejrtraeekningsmusklerne. Sygdommen
skyldes en fejl i kromosom 5q, og symptomerne begynder normalt kort efter fgdslen.

SMA er sjeelden, og Spinraza blev udpeget som "laegemiddel til sjeeldne sygdomme" den 2. april 2012.
Der findes mere information om laegemidler til sjeeldne sygdomme pa EMA's websted.

Spinraza indeholder det aktive stof nusinersen.
Hvordan anvendes Spinraza?

Spinraza fas kun p& recept, og behandling bgr indledes af en lzege, der har erfaring med behandling af
SMA.

Laegemidlet fas som en injektionsvaeske, oplgsning. Det gives ved intratekal injektion (injektion
nederst pa ryggen, direkte i rygraden) af en lzege eller sygeplejerske, der har erfaring med at udfgre
denne procedure. Patienten kan behgve et beroligende middel (sedativ) fgr administration af Spinraza.

Spinraza bgr administreres sd hurtigt som muligt, efter at patienten er blevet diagnosticeret med SMA.
Behandling bgr fortseette, sd laenge patienten har gavn af den.

Hvis du gnsker mere information om anvendelsen af Spinraza, kan du laese indleegssedlen eller
kontakte laegen eller apotekspersonalet.

Hvordan virker Spinraza?

Patienter med SMA mangler et sdkaldt "survival motorneuron" protein (SMN-protein), som er
afggrende for, at motorneuroner (nerveceller i rygmarven, der styrer muskelbevaegelser) kan overleve
og fungere normalt. Ved dannelsen af SMN-proteinet medvirker to gener, SMN1 og SMN2. Patienter
med SMA mangler SMN1-genet, men har SMN2-genet, der som regel producerer et kort SMN-protein,
der ikke virker lige s8 godt som et protein i fuld laengde.
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Spinraza er et syntetisk antisense-oligonukleotid (en art genetisk materiale), der ggr det muligt for
SMN2-genet at producere et protein i fuld leengde, der virker normalt. Det erstatter det manglende
protein og mindsker derved symptomerne p& sygdommen.

Hvilke fordele viser studierne, at der er ved Spinraza?

Et hovedstudie blandt 121 spaedbgrn (med en gennemsnitsalder p& 7 maneder) med SMA viste, at
Spinraza er effektivt til at forbedre motorikken sammenlignet med placebo (skininjektion).

Efter ét &rs behandling udviste 51 % af de spaedbgrn, der fik Spinraza (37 ud af 73), fremskridt med
hensyn til at kontrollere hovedet, rulle, sidde, kravle, std og ga, hvorimod der ikke var de samme
fremskridt hos nogen af de spaedbgrn, der fik placebo. De fleste spsedbgrn, der blev behandlet med
Spinraza, overlevede desuden laengere og klarede sig laengere uden &ndedreetsstgtte end dem, der fik
placebo.

I en andet studie vurderedes Spinrazas virkning hos bgrn med mindre svaer SMA, som var
diagnosticeret senere (gennemsnitsalder 3 ar). Efter 15 maneders behandling sas der hos 57 % af de
bgrn, der fik Spinraza, forbedret motorik, sammenlignet med 26 % af de bgrn, der fik placebo.

De studier, der er gennemfgrt med Spinraza, er beskrevet naermere i laegemidlets vurderingsrapporter.
Hvilke bivirkninger og begransninger er der ved Spinraza?

Den fuldstaendige liste over bivirkninger og begraensninger ved Spinraza fremgar af indlaegssedlen.

De mest almindelige bivirkninger ved Spinraza (som kan forekomme hos mere end 1 ud af 10
personer) omfatter hovedpine, rygsmerter og opkastning. Bivirkningerne antages at skyldes de
injektioner i rygraden, som anvendes til at give laegemidlet. Hos spadbgrn kunne nogle bivirkninger
ikke vurderes, da de ikke kunne give udtryk for dem.

Hvorfor er Spinraza godkendt i EU?

I sin vurdering erkendte Det Europaeiske Laegemiddelagentur sygdommens alvorlige karakter og det
tvingende behov for effektiv behandling.

Det er pavist, at Spinraza farer til klinisk betydningsfuld bedring hos sma bgrn med forskellige
svaerhedsgrader af sygdommen. Laagemidlet blev ikke afprgvet hos patienter med hverken de
sveaereste eller de letteste former for SMA, men forventes at give tilsvarende fordele for sddanne
patienter.

Bivirkningerne blev anset for handterbare, da de for stgrstedelens vedkommende skyldes den made,
laegemidlet gives pa.

Agenturet konkluderede derfor, at fordelene ved Spinraza opvejer risiciene, og anbefalede, at det
godkendes til anvendelse i EU.

Hvilke foranstaltninger traeffes der for at sikre, at Spinraza anvendes
sikkert og effektivt?

Virksomheden, der markedsfgrer Spinraza, vil feerdigggre og indsende resultaterne af et igangvaerende
studie af laegemidlets sikkerhed og virkning pa lang sigt hos patienter, der endnu ikke udviser
symptomer p& SMA.

Der er desuden anfgrt anbefalinger og forholdsregler i produktresuméet og indlaegssedlen, som
patienter og sundhedspersonale skal fglge for at sikre, at Spinraza anvendes sikkert og effektivt.
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Som for alle laegemidler bliver data vedrgrende anvendelsen af Spinraza Igbende overvaget. De
formodede bivirkninger ved Spinraza vurderes omhyggeligt, og der traeffes de ngdvendige
forholdsregler for at beskytte patienterne.

@vrig information om Spinraza

Spinraza fik en markedsfgringstilladelse med gyldighed i hele EU den 30. maj 2017.

Der findes mere information om Spinraza, herunder indleegssedlen og vurderingsrapporten, pad
agenturets websted: ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/spinraza.

Hvis du gnsker at vide, om lsegemidlet er tilgaengeligt i dit land, kan du kontakte den nationale
kompetente myndighed.

Denne oversigt blev sidst ajourfgrt i 03-2026.
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