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Evrysdi (risdiplam)

Pregled informacija o lijeku Evrysdi i zasto je odobren u EU-u

Sto je Evrysdi i za $to se koristi?

Evrysdi je lijek namijenjen za lijeCenje bolesnika sa spinalnom misiénom atrofijom (SMA) uzrokovanom
mutacijom na kromosomu 5q, genetskom bolesc¢u koja uzrokuje slabost i propadanje misica,
ukljucujuci misice plu¢a. Namijenjen je bolesnicima sa SMA-om tipa 1, tipa 2 ili tipa 3 ili onima koji
imaju do 4 kopije gena poznatog pod nazivom SMNZ2.

SMA je rijetka bolest, a lijek Evrysdi dobio je status ,lijeka za rijetku bolest” 26. veljace 2019. Vise
informacija o statusu lijeka za rijetku bolest nalazi se ovdje: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu3192145.

Evrysdi sadrzi djelatnu tvar risdiplam.
Kako se Evrysdi primjenjuje?

Terapiju lijekom Evrysdi mora zapoceti lijeCnik s iskustvom u lijeCenju SMA-a. Lijek se izdaje samo na
recept.

Evrysdi se uzima kroz usta jedanput na dan nakon obroka, otprilike u isto vrijeme. U bolesnika koji ne
mogu gutati Evrysdi se moze primjenjivati putem cjevcice koja prolazi kroz nos ili koZzu do Zeludca.

Za vise informacija o primjeni lijeka Evrysdi procitajte uputu o lijeku, odnosno obratite se lijecniku ili
ljekarniku.

Kako djeluje Evrysdi?

Bolesnicima sa SMA-om nedostaje bjelancevina naziva ,bjelan¢evina za preZivljenje motorickih
neurona” (SMN) neophodna za nastavak normalne funkcije motorickih neurona (ziv¢anih stanica u
lednoj mozdini koje upravljaju pokretima misi¢a). Dva gena, SMN1 i SMNZ2, ukljucena su u proizvodnju
bjelancevine SMN. Bolesnicima sa SMA-om nedostaje gen SMN1, no imaju jednu ili viSe kopija gena
SMN2 koji uglavnom proizvodi kratka bjelancevina SMN koja ne funkcionira tako dobro kao
bjelancevina pune duljine.

Djelatna tvar u lijeku Evrysdi, risdiplam, mala je molekula koja omogucuje genu SMN2 da proizvede
bjelancevinu pune duljine koja moze normalno funkcionirati. Ocekuje se da ¢e se time povecati
prezivljenje motori¢kih neurona kao i ublaZiti postojeci simptomi bolesti te usporiti njezina progresija.
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Koje su koristi od lijeka Evrysdi utvrdene u ispitivanjima?

Lijek Evrysdi pokazao se ucinkovitim u poboljsavanju motori¢ke funkcije u dvama glavnim ispitivanjima
u bolesnika koji boluju od SMA-a.

U jednom ispitivanju provedenom na 41 dojencetu u dobi od 2 mjeseca do 7 mjeseci sa SMA-om tipa 1
(najtezi tip) pokazalo se da je 29 % dojencadi (njih 12 od 41) moglo sjediti bez potpore dulje od 5
sekundi nakon 12 mjeseci terapije lijekom Evrysdi. U prethodnim opazanjima u djece sa SMA-om
pokazalo se da ona nikada ne mogu sjediti bez potpore.

Drugo ispitivanje u koje je bilo ukljuceno 180 bolesnika sa SMA-om tipa 2 i tipa 3 u dobi do 25 godina
pokazalo je neznatno poboljSanje u motornoj funkciji (mjereno rezultatom na ljestvici naziva MFM32) u

razlike od 1,6 bodova u odnosu na skupinu koja je primala placebo (prividno lijecenje).

Podatci iz dodatnog ispitivanja na 18-ero novorodencadi starih Sest tjedana ili manje podrzavaju
pocetak terapije lijekom Evrysdi u novorodencadi s dijagnosticiranim SMA-om koji joS nemaju
simptoma. Od sedmero djece koja su primala lijek Evrysdi barem 12 mjeseci, Sest ih je ostvarilo
zacrtane ciljeve (poput sjedenja bez potpore) Sto se u pravilu ne moZze postic¢i u djece koja nisu na
terapiji dvjema kopijama gena SMN2.

Koji su rizici povezani s lijekom Evrysdi?

Potpuni popis nuspojava i ograni¢enja povezanih s primjenom lijeka Evrysdi potrazite u uputi o lijeku.

Najcesce nuspojave lijeka Evrysdi (koje se mogu javiti u viSe od 1 na 10 osoba) jesu vrucica, osip,
proljev i glavobolja.

Zasto je lijek Evrysdi odobren u EU-u?

Ucinci lijeka Evrysdi na razvoj motoricke funkcije u bolesnika sa SMA-om tipa 1, 2 i 3 smatrani su
relevantnima, posebno s obzirom na tezinu bolesti. U djece sa SMA-om tipa 1, sto je najtezi oblik
bolesti, lijek Evrysdi dojen¢adi omogucéava da sjede bez potpore dulje od 5 sekundi nakon godine dana
lijeCenja, Sto ne bi bilo moguce bez lijeCenja.

Evrysdi je takoder koristan u bolesnika kod kojih se bolest SMA (tip 2 i 3) pojavila kasnije, iako su
ucinci u tih bolesnika skromni. Smatra se da je nuspojave lijeka Evrysdi moguce kontrolirati. Europska
agencija za lijekove stoga je zakljucila da koristi od lijeka Evrysdi nadmasuju s njim povezane rizike te
da lijek moze biti odobren za primjenu u EU-u.

Koje se mjere poduzimaju kako bi se osigurala sigurna i ucinkovita
primjena lijeka Evrysdi?

Tvrtka koja lijek Evrysdi stavlja u promet dostavit ¢e podatke iz dugorocnog ispitivanja o ucincima
lijeka u bolesnika s do cetiri kopije gena SMN2 u usporedbi s razvojem bolesti u bolesnika koji nisu
primili terapiju lijekom Evrysdi.

Preporuke i mjere opreza kojih se zdravstveni radnici i bolesnici trebaju pridrzavati u cilju sigurne i
ucinkovite primjene lijeka Evrysdi nalaze se u sazetku opisa svojstava i u uputi o lijeku.

Kao i za sve lijekove, podatci o primjeni lijeka Evrysdi kontinuirano se prate. Nuspojave prijavljene za
lijek Evrysdi pazljivo se procjenjuju i poduzimaju se potrebne mjere za zastitu bolesnika.
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Ostale informacije o lijeku Evrysdi

Lijek Evrysdi dobio je odobrenje za stavljanje u promet koje je na snazi u EU-u od 26. ozujka 2021.

Vise informacija o lijeku Evrysdi dostupno je na mreznom mjestu Agencije:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/evrysdi.

Pregled informacija posljednji je put aZzuriran u 8. 2023.
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