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Spinraza (nuszinerszen)
A Spinraza-ra vonatkozo kdzérthet6 attekintés és az EU-ban valé
engedélyezésének indoklasa

Milyen tipusl gyodgyszer a Spinraza és milyen betegségek esetén
alkalmazhaté?

A Spinraza az 5q kromoszémahoz kotott, az izmok — beleértve a légzéizmok — gyengeségét és
sorvadasat okozd genetikai betegség, a spinalis izomatrdpia (SMA) kezelésére alkalmazott gydgyszer.
A betegség az 5q kromoszédma hibajahoz kothet6 és a tiinetek altaldban roviddel a szliletést kovetéen
jelentkeznek.

Mivel az SMA ,ritkdnak” mindsul, ezért a Spinraza-t 2012. aprilis 2-an ,ritka betegség elleni
gyogyszerré” (orphan drug) mindsitették. Tovabbi informacié a ritka betegség elleni (orphan)
statusszal rendelkezd gydgyszerekr6l az EMA honlapjan talalhato.

A Spinraza hatbéanyaga a nuszinerszen.

Hogyan kell alkalmazni a Spinraza-t?

A Spinraza csak receptre kaphato, és a terapiat az SMA kezelésében jartas orvosnak kell megkezdenie.

A gydgyszer oldatos injekcié formajaban kaphatd. Beadasa intratekalis injekcid (a derék terlletére,
kozvetlenll a gerincbe) formajaban torténik, az eljaras elvégzésében jartas orvos vagy apold altal. A
Spinraza alkalmazasa el6tt sziikséges lehet a beteg szedalasara (gydgyszer alkalmazasa a beteg
megnyugtatasa céljabal).

A Spinraza-t az SMA diagndzisanak feldllitdsa utan a lehetd leghamarabb be kell adni. A kezelést addig
kell folytatni, amig az a beteg szamara el6nyos.

A Spinraza alkalmazasaval kapcsolatban tovabbi informaciéért olvassa el a betegtajékoztatét, illetve
kérdezze meg kezelGorvosat vagy gydgyszerészét.

Hogyan fejti ki hatasat a Spinraza?

Az SMA-ban szenvedé betegeknél hianyzik a ,tulélé motoros neuron” (SMN) nevl fehérje, mely
alapvet6 a motoros neuronok (az izmok mozgasat vezérlo gerincvel6i idegsejtek) tulélése és megfeleld
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mikodése szempontjabdl. Az SMN fehérje két génbdl all, melyek az SMN1 és az SMN2. Az SMA-ban
szenved6 betegeknél az SMN1 gén hianyzik, de az SMN2 gén jelen van. Az SMN2 gén tobbnyire egy
rovid SMN fehérjét termel, mely nem mukédik olyan jél, mint a teljes hosszisagu fehérje.

A Spinraza egy szintetikus antiszensz oligonukleotid (a genetikai anyag egy tipusa), mely lehetévé
teszi, hogy az SMN2 gén teljes hosszlsagu, megfelel6 miikodésre képes fehérjét termeljen.
Helyettesiti a hidnyzé fehérjét, ezaltal enyhiti a betegség tlineteit.

Milyen elonyei voltak a Spinraza alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

Egy, 121 SMA-ban szenvedd csecsemét (atlagéletkor 7 honap) bevond 6 vizsgalat soran a Spinraza
hatékonynak bizonyult a mozgas javitdsaban placebdval (al-injekcid) 6sszehasonlitva.

Egy év kezelés utan a Spinraza-t kapo csecsemok 51%-a (73-bdl 37) fejlédést mutatott a fejtartas,
atfordulas, Ulés, maszas, allas és jaras tekintetében, mig a placebdval kezelt csecsemoOk egyikénél sem
figyeltek meg hasonlé fejlédést. Tovabba, a Spinraza-val kezelt csecsemdbk tébbségénél hosszabb
tulélés és csak kés6bb jelentkez6 I1égzéstamogatasi igény volt jellemz6, szemben a placebdval
kezeltekkel.

Egy masik vizsgalatban a Spinraza hatékonysagat kevésbé sulyos és kés6bbi staddiumban diagnosztizalt
(atlagéletkor 3 év) SMA-ban szenved6 gyermekeknél értékelték. 15 hdnapos kezelést kévetben a
Spinraza-t kapo gyermekek 57%-anal mutatkozott javulas szemben a placebot kapd gyermekek 26%-
aval.

A Spinraza-val végzett vizsgdlatok részletesebb leirdsa a gydgyszer értékel6 jelentéseiben taldlhatd.
Milyen mellékhatasokkal és korlatozasokkal jar a Spinraza alkalmazasa?

A Spinraza alkalmazasaval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatas és a korlatozasok teljes
felsorolasa a betegtajékoztatoban talalhaté.

A Spinraza leggyakoribb mellékhatésai (10 beteg kozll tobb mint 1-nél jelentkezhet) a fejfajas,
hatfajas és a hanyas. Ezeket a mellékhatasokat valdszinlileg a gydgyszer alkalmazasakor a gerincbe
adott injekciok okozzak. A csecsemdbknél néhany mellékhatast nem tudtak értékelni, mivel a
csecsemOk nem tudtak azokrél beszamolni.

Miért engedélyezték a Spinraza forgalomba hozatalat az EU-ban?

Az Ugynékséghez tartozd emberi felhasznaldsra szant gydgyszerek bizottsdga (CHMP) vizsgélata sordn
elismerte a betegség sulyos jellegét és a hatékony kezelés slirg6s szlikségességét.

A Spinraza klinikailag jelentGs javuldshoz vezetett olyan fiatal gyermekeknél, akiknél a betegség
sulyossaga klilonb6z6 szintl volt. Bar a gydgyszert az SMA legsulyosabb és legenyhébb formaiban
szenvedG6 betegeknél nem vizsgaltak, az varhatéan hasonlé elényodket nyujt ezen betegek esetében.

A mellékhatasokat kezelhetdnek tekintették. A legtébb mellékhatas a gydgyszerbeadas maodjaval
fliggott 6ssze.

A CHMP ezért megallapitotta, hogy a Spinraza alkalmazasanak el6nyei meghaladjak a kockazatokat,
ezért javasolta a gyégyszer EU-ban vald alkalmazasanak jovahagyasat.
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Milyen intézkedések vannak folyamatban a Spinraza biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabol?

A Spinraza-t forgalmazo vallalat befejezi és benyujtja a gydgyszer hosszu tavu biztonsagossagara és
hatasossagara vonatkozo, folyamatban Iévé vizsgalat eredményeit olyan betegeknél, akiknél még nem
jelentkeznek az SMA tiinetei.

Az Spinraza biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségligyi szakemberek és a
betegek altal kovetend6 ajanlasok és dvintézkedések szintén feltiintetésre keriltek az alkalmazasi
el6irasban és a betegtajékoztatéban.

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

A Spinraza-val kapcsolatos egyéb informacio

2017. majus 30-an a Spinraza az Eurdpai Unid egész terliletére érvényes forgalombahozatali engedélyt
kapott.

A Spinraza-val kapcsolatban tovabbi informacid, a betegtdjékoztatot és az értékeld jelentést is
beleértve, az Ugyndkség honlapjan taldlhaté: ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/spinraza.

Amennyiben tajékozddni szeretne arrdl, hogy a gydgyszer elérheté-e az On orszagaban, vegye fel a
kapcsolatot az illetékes nemzeti hatdsag

illetékes nemzeti hatésaggal.Az attekintés utolsé aktualizalasa: 03-2026.
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