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Evrysdi (riszdiplam)
Az Evrysdi-re vonatkozo attekintés és az EU-ban valdé engedélyezésének
indoklasa

Milyen tipusl gyogyszer az Evrysdi és milyen betegségek esetén
alkalmazhatoé?

Az Evrysdi az izmok, igy a légz6izmok gyengllését és sorvadasat okozd genetikai betegség, az 5q
spinalis muszkularis atrofia (SMA) kezelésére alkalmazott gydgyszer. A készitmény 1-es, 2-es vagy 3-
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betegek szamara javallt.

Mivel az SMA ,ritkanak” mindsll, ezért az Evrysdi-t 2019. februar 26-an ,ritka betegség elleni
gyogyszerré” (orphan drug) mindsitették. Tovabbi informacid a ritka betegség elleni (orphan)
statusszal rendelkezd gydgyszerekrdl itt taldlhatd: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu3192145.

Az Evrysdi hatéanyaga a riszdiplam.
Hogyan kell alkalmazni az Evrysdi-t?

Az Evrysdi-kezelést az SMA kezelésében tapasztalt orvosnak kell megkezdenie. A gydgyszer csak
receptre kaphato.

Az Evrysdi-t szajon at kell bevenni naponta egyszer, étkezés utan, minden nap korulbellil ugyanabban
az idépontban. Nyelésre képtelen betegeknél az Evrysdi orr-vagy bérszondan keresztil a gyomorba
adhato.

Az Evrysdi alkalmazasaval kapcsolatban tovabbi informacidért olvassa el a betegtajékoztatot, illetve
kérdezze meg kezelGorvosat vagy gyodgyszerészét.

Hogyan fejti ki hatasat az Evrysdi?

Az SMA-ban szenved6 betegeknél hianyzik a ,tulélé motoros neuron” (SMN) nev( fehérje, amely
elengedhetetlen a motoros neuronok (az izmok mozgasat vezérl6 gerincveldi idegsejtek) megfeleld
mikodéséhez. Az SMN-fehérje termelésében két gén, az SMN1 és az SMN2 vesz részt. Az SMA-ban
szenvedl betegeknél hidanyzik az SMN1 gén, de szervezetliikben megtalalhaté az SMN2 gén egy vagy
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tobb kopidja, amelyek tébbnyire egy, a teljes hosszlsagu fehérjénél kevésbé jol mikods, révid SMN-
fehérjét allitanak eld.

Az Evrysdi hatéanyaga, a riszdiplam, egy olyan kisméretl molekula, amely lehet6vé teszi az SMN2 gén
szamara, hogy teljes hosszlsagu fehérjét allitson elé, amely rendes m(ikédésre képes. Ez varhatdéan
noveli a motoros neuronok tulélését, ezaltal csokkentve a betegség fennalld tiineteit és lelassitva
annak progresszibjat.

Milyen el6nyei voltak az Evrysdi alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

Az Evrysdi SMA-ban szenved6 betegekkel végzett 2 fé vizsgalatban hatasosnak bizonyult a motoros
funkcio javitasaban.

Egy 41, 1-es (legsulyosabb) tipusi SMA-ban szenvedd, 2 és 7 hdnapos kor k6z6tti csecsemé bevonasaval
végzett vizsgdlat azt mutatta, hogy 12 hénap Evrysdi-kezelést kdvetéen a csecsemdk 29%-a (41-bol
12) tudott 5 masodpercnél tovabb segitség nélkil Ulni. SMA-ban szenved6 csecsemdbkre vonatkozé
korabbi megfigyelések szerint ezek a csecsemOk segitség nélkil soha nem képesek Ulni.

A masodik vizsgalat, amelyet 180, 2-es és 3-as tipusu SMA-ban szenvedd, 25 évesnél nem idésebb
beteg bevondasaval végeztek, az (Un. MFM32 nevl értékel6 skala segitségével mért) motoros funkciod
enyhe javuldsat igazolta az Evrysdi-vel kezelt betegeknél: 12 havi kezelést kdvetéen placebdhoz
(hatdanyag nélkili kezeléshez) képest 1,6 pontos kiilonbséget mértek egy 100 pontos skalan.

Egy 18, a kezelés kezdetekor legfeljebb 6 hetes Gjsziil6étt csecsems bevonasaval végzett tovabbi
vizsgalatbdl szarmazo adatok alatdmasztjak az Evrysdi alkalmazéasat SMA-val diagnosztizalt, de
tliineteket még nem mutaté csecsemdknél. A legaldbb 12 honapig Evrysdi-t kapott hét gyermek koziil
hatnal olyan mérfoldkoveket értek el (példaul segitség nélkili tGlés), amelyeket nem kezelt, az SMN2
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Milyen kockazatokkal jar az Evrysdi alkalmazasa?

Az Evrysdi alkalmazasaval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatés és a korlatozasok teljes
felsorolasa a betegtajékoztatdban talalhato.

Az Evrysdi leggyakoribb mellékhatasai (10 beteg kozlil tobb mint 1-nél jelentkezhet) a 1az, a kiltés, a
hasmenés és a fejfajas.

Miért engedélyezték az Evrysdi forgalomba hozatalat az EU-ban?

Az 1-es, 2-es és 3-as tipusl SMA-ban szenvedo betegeknél relevansnak tekintették az Evrysdi motoros
funkcio javulasara kifejtett hatasait, klilondsen a betegség sulyossagat figyelembe véve. Az 1-es tipusu
SMA-ban (a betegség legsulyosabb formajaban) szenvedd gyermekeknél az Evrysdi lehet6vé teszi a
csecsemdbk szamara, hogy egy évi kezelést kovetéen tobb mint 5 masodpercig segitség nélkiil tljenek,
amire kezelés nélkul képtelenek lennének.

Az Evrysdi jétékony hatasu azoknal a betegeknél is, akiknél késGbb jelenik meg az SMA (2-es és 3-as
tipus), bar a hatas ezeknél a betegeknél mérsékelt. Az Evrysdi alkalmazasaval kapcsolatban jelentett
mellékhatasok kezelhetének minéslilnek. Az Eurdpai Gyogyszerligynokség megallapitotta, hogy az
Evrysdi alkalmazasanak elényei meghaladjak a kockazatokat, ezért a gydgyszer alkalmazasa az EU-
ban engedélyezhetd.
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Milyen intézkedések vannak folyamatban az Evrysdi biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabol?

Az Evrysdi-t forgalmazd vallalat egy olyan hossz( tavu vizsgalatbdl szarmazd adatokat fog benyujtani,
amelyben a gydgyszer hatasait tanulmanyozzak olyan betegeknél, akiknél az SMN2 gén legfeljebb 4
képiadja van jelen, 6sszehasonlitva a betegség progresszidjat az Evrysdi-vel nem kezelt betegekhez
képest.

Az Evrysdi biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségligyi szakemberek és a
betegek altal kévetend6 ajanlasok és dvintézkedések feltlintetésre keriiltek az alkalmazasi el6irdsban
és a betegtajékoztatdban.

Az Evrysdi alkalmazasaval kapcsolatban felmertl6 informacidkat - hasonléan minden mas
gydgyszerhez - folyamatosan figyelemmel kisérik. Az Evrysdi alkalmazasaval 6sszefliggésben jelentett
mellékhatasokat gondosan értékelik, és a biztonsagos és hatékony alkalmazas érdekében a sziikséges
intézkedéseket meghozzak.

Az Evrysdi-vel kapcsolatos egyéb informacio

2021. marcius 26-an az Evrysdi az Eurdpai Unid egész terliletére érvényes forgalombahozatali
engedélyt kapott.

Az Evrysdi-vel kapcsolatban tovabbi informacié az Ugyndkség honlapjan taldlhato:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/evrysdi.

Az attekintés utolso aktualizdlasa: 08-2023.
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