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Spinraza (nusinersén)
Informaciéon general en lenguaje claro sobre Spinraza y sobre los motivos por
los que se autoriza su uso en la UE

éQué es Spinraza y para qué se utiliza?

Spinraza es un medicamento que se utiliza para tratar la atrofia muscular espinal (AME) 5q, una
enfermedad genética que provoca debilidad y deterioro de los musculos, incluso de los musculos de los
pulmones. La enfermedad esta relacionada con un defecto en el cromosoma 5q y los sintomas suelen
aparecer poco después del nacimiento.

La AME es una enfermedad rara, y Spinraza fue designado «medicamento huérfano» (es decir, un
medicamento utilizado en enfermedades raras) el 2 de abril de 2012. Puede encontrar mas informacion
sobre la designacién de medicamento huérfano en la pagina web de la EMA.

Spinraza contiene el principio activo nusinersén.

éCOmo se usa Spinraza?

Este medicamento solo se podra dispensar con receta médica y el tratamiento debe iniciarlo un médico
con experiencia en el tratamiento de la AME.

Se presenta en forma de solucién inyectable. Se administra mediante inyeccion intratecal (en la parte
inferior de la espalda, directamente en la columna) por un médico o una enfermera con experiencia en
este procedimiento. El paciente puede necesitar sedacién (un medicamento tranquilizante) antes de la
administraciéon de Spinraza.

Spinraza debe administrarse lo antes posible después de que el paciente haya recibido el diagnostico
de AME. Se debe continuar con el tratamiento mientras resulte beneficioso para el paciente.

Si desea mas informacion sobre el uso de Spinraza, lea el prospecto o consulte a su médico o
farmacéutico.

éComo actia Spinraza?

Los pacientes con AME carecen de una proteina llamada «proteina de supervivencia de la neurona
motora» (SMN), que es esencial para que las neuronas motoras (células nerviosas de la médula espinal
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gue controlan los movimientos musculares) puedan sobrevivir y funcionar con normalidad. La proteina
SMN se fabrica a partir de dos genes, SMN1 y SMN2. Los pacientes con AME carecen del gen SMN1,
pero si presentan el gen SMN2, que produce principalmente una proteina SMN corta que no funciona
tan bien como una proteina de longitud completa.

Spinraza es un oligonucledtido antisentido sintético (un tipo de material genético) que permite al gen
SMN2 producir la proteina de longitud completa, que puede funcionar con normalidad. De este modo,
se repone la proteina que falta, con lo que se alivian los sintomas de la enfermedad.

éQué tipo de estudios se han realizado con Spinraza?

Un estudio principal, realizado en 121 lactantes (con una media de edad de 7 meses) con AME,
demostré que Spinraza es eficaz para mejorar los movimientos en comparacion con el placebo
(inyeccion simulada).

Al cabo de un afio de tratamiento, el 51 % de los lactantes tratados con Spinraza (37 de 73)
mostraron cierta evolucién en la capacidad para controlar la cabeza, girar, sentarse, gatear, sostenerse
de pie y caminar, mientras que no se vio una evolucién similar en ninguno de los nifios que recibieron
el placebo. Ademas, casi todos los nifios tratados con Spinraza sobrevivieron mas tiempo y necesitaron
apoyo respiratorio mas tarde que los tratados con el placebo.

Otro estudio evalud la eficacia de Spinraza en los nifios con AME menos grave y diagnosticada en una
fase posterior (media de edad de 3 afios). Después de 15 meses de tratamiento, el 57 % de los nifios
que recibieron Spinraza mostraron una mejoria en el movimiento, en comparacién con el 26 % de los
nifios tratados con placebo.

Los estudios realizados con Spinraza se describen con mas detalle en los informes de evaluacién del

medicamento.

éCuales son los efectos adversos y las restricciones de Spinraza?

La lista completa de efectos adversos y restricciones de Spinraza se puede consultar en el prospecto.

Los efectos adversos mas frecuentes de Spinraza (pueden afectar a mas de 1 de cada 10 pacientes)
son dolores de cabeza, dolor de espalda y vomitos. Se cree que estos efectos adversos estan
provocados por las inyecciones en la columna usadas para administrar el medicamento. En los
lactantes no se pudieron evaluar algunos efectos adversos porque no podian comunicarlos.

éPor qué se ha autorizado Spinraza en la UE?

En su evaluacidn, la Agencia Europea de Medicamentos reconocié la grave naturaleza de la enfermedad
y la necesidad urgente de tratamientos eficaces.

Se ha demostrado que Spinraza logra mejorias clinicamente significativas en nifios pequefios con
diferentes grados de gravedad. Aunque el medicamento no se ha probado en pacientes con las formas
mas graves y mas leves de AME, se espera que consiga beneficios similares en estos pacientes.

Los efectos adversos se consideraron controlables y la mayoria estuvieron relacionados con la forma de
administracién del medicamento.

Por tanto, la Agencia considerd que los beneficios de Spinraza eran mayores que los riesgos
identificados y recomendd autorizar su uso en la UE.
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éQué medidas se han adoptado para garantizar un uso seguro y eficaz de
Spinraza?

La compafiia que comercializa Spinraza completara y presentara los resultados de un estudio en curso
sobre la seguridad y la eficacia a largo plazo del medicamento en pacientes que aun no presentan
sintomas de AME.

Las recomendaciones y precauciones que deben seguir los profesionales sanitarios y los pacientes para
un uso seguro y eficaz de Spinraza se han incluido en la Ficha Técnica o Resumen de las
Caracteristicas del Producto y en el prospecto.

Como para todos los medicamentos, los datos sobre el uso de Spinraza se controlan de forma
continua. Los supuestos efectos adversos notificados de Spinraza se evallan cuidadosamente, y se
adoptan las medidas que pudieran resultar necesarias para proteger a los pacientes.

Otra informacioén sobre Spinraza

Spinraza recibié una autorizacién de comercializacion valida en toda la UE el 30 de mayo de 2017.

Puede encontrar mas informacidn sobre Spinraza, incluidos el prospecto y el informe de evaluacién, en
el sitio web de la Agencia: ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/spinraza.

Si desea obtener informacion sobre la disponibilidad de este medicamento en su pais, pongase en
contacto con la autoridad nacional competente correspondiente.

Fecha de la Ultima actualizacién del presente resumen: 03-2026.
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