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EPAR santrauka placiajai visuomenei

Spinraza
nusinersenas

Sis dokumentas yra Spinraza Europos vie$o vertinimo protokolo (EPAR) santrauka. Jame paaiskinama,
kaip agentira vertino vaistg, kad galéty rekomenduoti leisti prekiauti Siuo vaistu ES ir nustatyty jo
vartojimo salygas. Siame dokumente nepateikta praktines informacijos apie tai, kaip vartoti Spinraza.

Praktinés informacijos apie Spinraza vartojimg pacientai turéty ieskoti pakuotés lapelyje arba kreiptis j
savo gydytojq ar vaistininka.

Kas yra Spinraza ir kam jis vartojamas?

Spinraza — tai vaistas, kuriuo gydoma 5q spinaliné raumeny atrofija (SRA) — genetiné liga, kuri sukelia
raumeny, jskaitant plauciy raumenis, susilpnéjima ir raumeny masés mazéjima. Si liga siejama su
chromosomos 5q defektu ir paprastai jos simptomai pasireisSkia vos gimus.

Kadangi SRA serganciy pacienty néra daug, Si liga laikoma reta, ir 2012 m. balandzio 2 d. Spinraza
buvo priskirtas retyjy vaisty (retoms ligoms gydyti skirty vaisty) kategorijai.

Spinraza sudétyje yra veikliosios medziagos nusinerseno.

Kaip vartoti Spinraza?

Spinraza galima jsigyti tik pateikus recepta, o gydyma Siuo vaistu turéty pradéti gydytojas, turintis
SRA gydymo patirties.

Vaistas tiekiamas 12 mg flakonuose injekcinio tirpalo forma. Sis vaistas leidZiamas j povoratinkline
ertme (apatine nugaros dalj, tiesiai | stuburg), injekcija atlieka gydytojas arba slaugytojas, turintis Sios
procediros taikymo patirties. Pries SvirkSc¢iant Spinraza, pacientui gali tekti suleisti raminamujy vaistu.

Rekomenduojama dozé yra 12 mg (vienas flakonas); jq reikia suleisti vos tik diagnozuojama SRA.
Suleidus pirmaja vaisto doze, reikia suleisti dar tris dozes — praéjus 2, 4 ir 9 savaitéms, véliau kas 4
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meénesius reikia leisti po vieng vaisto doze. Gydyma reikéty testi, kol jis yra naudingas pacientui.
Daugiau informacijos pateikta pakuoteés lapelyje.

Kaip veikia Spinraza?

SRA sergandiy pacienty organizme néra baltymo, vadinamo iSgyvenamumo motoneurono (angl.
survival motor neuron, SMN) baltymu, kuris bitinas tam, kad motoneuronai (stuburo smegeny nervy
Igstelés, kurios kontroliuoja raumeny judesius) nezity ir normaliai funkcionuoty. SMN baltymg gamina
du genai — SMN1 ir SMN2. SRA sergantys pacientai neturi SMN1 geno, bet turi SMN2 genga, kuris
daugiausia gamina sutrumpéjusj SMN baltyma; jis funkcionuoja ne taip gerai, kaip viso ilgio baltymas.

Spinraza yra sintetinis prieSprasmis oligonukleotidas (genetiné medziaga), dél kurio SMN2 genas gali
gaminti viso ilgio baltyma, kuris geba normaliai funkcionuoti. Juo pakeic¢iamas trikstamas baltymas ir
taip numalSinami ligos simptomai.

Kokia Spinraza nauda nustatyta tyrimuose?

Viename pagrindiniame tyrime su 121 SRA serganciu kidikiu (ju amziaus vidurkis — 7 ménesiai),
nustatyta, kad Spinraza veiksmingiau uz placeba (netikrg injekcijg) pagerina pacienty judéjimo
funkcija.

Po vieny gydymo mety nustatyta, kad 51 proc. (37 iS 73) ktdikiy, kurie buvo gydomi Spinraza, galvos
valdymo, vartymosi, sédéjimo, ropojimo, stovejimo ir €jimo funkcijy vystymasis pageréjo, o kadikiy,
kuriems buvo paskirtas placebas, grupéje tokios pazangos nenustatyta. Be to, dauguma Spinraza
gydyty kadikiy iSgyveno ilgiau ir jiems pagalbos kvépuojant prireiké véliau, nei tiems kadikiams,
kuriems buvo paskirtas placebas.

Kitame tyrime vertintas Spinraza veiksmingumas vaikams, kurie sirgo lengvesnés formos SRA ir
kuriems Si liga buvo diagnozuota vélesniame etape (esant vidutiniskai 3 mety amziaus). Po 15
menesiy gydymo judéjimo funkcija pagerejo 57 proc. Spinraza ir 26 proc. placebu gydyty vaiky.

Kokia rizika siejama su Spinraza vartojimu?

DaZzniausi Spinraza Salutiniai reiSkiniai (galintys pasireik3ti daugiau kaip 1 Zmogui i$ 10) yra galvos
skausmas, nugaros skausmas ir vémimas. Manoma, kad Siuos Salutinius reiskinius sukelia injekcijos |
stuburg, kadangi bitent taip Sis vaistas yra vartojamas. Kidikiams kai kuriy Salutiniy reiskiniy nebuvo
imanoma nustatyti, nes jie negaléjo apie juos pranesti.

ISsamy visy Salutiniy reiskiniy ir apribojimy vartojant Spinraza sarasa galima rasti pakuotés lapelyje.
Kodél Spinraza buvo patvirtintas?

Atlikdama vertinima, Europos vaisty agentira pripazino, kad Si liga yra sunki ir kad batina kuo greiciau
rasti veiksmingy jos gydymo budy.

Nustatyta, kad taikant gydyma Spinraza, jvairaus sunkumo liga sergantiems maziems vaikams
pasireiskia kliniskai reikSmingas sveikatos biklés pageréjimas. Nors Sis vaistas neiSbandytas su
pacientais, kurie serga sunkiausios ir lengviausios formos SRA, manoma, kad Siems pacientams Sis
vaistas turéty panasy teigiama poveik.

Laikytasi nuomonés, kad Sio vaisto sukeliamus Salutinius reiskinius galima kontroliuoti, kadangi
dauguma jy susije su tuo, kaip Sis vaistas vartojamas.
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Todél agentira nusprendé, kad Spinraza nauda yra didesné uz jo keliama rizika, ir rekomendavo leisti
vartoti $j vaistg ES.

Kokios priemonés taikomos siekiant uztikrinti saugy ir veiksmingaq Spinraza
vartojima?

Spinraza prekiaujanti bendrové uzbaigs Siuo metu tebevykdomus Sio vaisto ilgalaikio saugumo ir
veiksmingumo tyrimus su pacientais, kuriems SRA simptomai pasireisSkia ir kuriems jie dar
nepasireiskia.

1 preparato charakteristiky santrauka ir pakuotés lapelj jtrauktos saugaus ir veiksmingo Spinraza
vartojimo rekomendacijos ir atsargumo priemonés, kuriy turi imtis sveikatos prieziliros specialistai ir
pacientai.

Kita informacija apie Spinraza
Europos Komisija 2017 m. geguzés 30 d. suteiké visoje Europos Sajungoje galiojant| Spinraza
registracijos pazyméjima.

ISsamy Spinraza EPAR rasite agentliros interneto svetainéje adresu: ema.europa.eu/Find
medicine/Human medicines/European public assessment reports. Daugiau informacijos apie gydymag
Spinraza rasite pakuotés lapelyje (taip pat EPAR dalis) arba teiraukités savo gydytojo ar vaistininko.

Retujy vaistiniy preparaty komiteto nuomonés apie Spinraza santraukg rasite agentiros interneto
svetainéje adresu: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.

Si santrauka paskutinj kartg atnaujinta 2017-11.
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