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EPAR kopsavilkums plasakai sabiedribai

Spinraza
nuzinersens

Sis ir Eiropas Publiska novértéjuma zinojuma (EPAR) kopsavilkums par Spinraza. Taja ir paskaidrots,
ka adgentira ir vértéjusi Sis zales, lai ieteiktu to redistraciju Eiropas Savieniba un sniegtu lietoSanas
nosacijumus. Tas nav paredzéts ka praktiski ieteikumi par Spinraza lietoSanu.

Lai sanemtu praktisku informaciju par Spinraza lietoSanu, pacientiem jaizlasa zalu lietoSanas
instrukcija vai jasazinas ar arstu vai farmaceitu.

Kas ir Spinraza un kapeéc tas lieto?

Spinraza ir zales, ar kuram arsté 5q spinalo muskulu atrofiju (SMA) — genétisku slimibu, kas izraisa
muskulu, tostarp plausu muskulu, vajumu un zudumu. Si slimiba ir saistita ar hromosomas 5q defektu,
un simptomi parasti paradas neilgi péc dzimsanas.

Sakara ar to, ka SMA pacientu skaits ir mazs, So slimibu uzskata par “retu”, un 2012. gada 2. aprili
Spinraza tika pieskirts reti sastopamu slimibu arstésanai paredzétu zalu statuss.

Spinraza satur aktivo vielu nuzinersénu.
Ka lieto Spinraza?

Spinraza var iegadaties tikai pret recepti, un arstésana jauzsak arstam ar pieredzi SMA arstésana.

Zales ir pieejamas ka skidums injekcijam 12 mg flakonos. Tas intratekalas injekcijas veida (muguras
apaksdala, tiesi mugurkauld) ievada arsts vai medmasa ar pieredzi $adas procediras veikSana. Pirms
Spinraza ievadiSanas pacientam var bit nepiecieSama sedacija (nomierinosu zalu lietosana).

Ieteicama deva ir 12 mg (viens flakons), lietojot iesp&jami driz péc SMA diagnosticéSanas. Péc pirmas
devas jalieto vél 3 devas péc 2, 4 un 9 nedélam un péc tam turpmak viena deva ik péc 4 ménesiem.
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Arsté&Sanu turpina tik ilgi, kamér pacientam no tas ir ieguvums. Sikaku informaciju skatit zalu
lietoSanas instrukcija.

Ka Spinraza darbojas?

SMA pacientiem trikst proteina, ko sauc par “izdzivosanas motoneirona” (SMN) proteinu, un tas ir
nozimigs motoneironu (muskulu kustibas kontroléjoSo muguras smadzenu nervu Snu) izdzivoSanai un
normalai darbibai. SMN proteins sastav no diviem géniem — SMN1 un SMN2. SMA pacientiem trukst
SMN1 géna, bet ir SMN2 géns, kas galvenokart razo 1su SMN proteinu, kurs nefunkcioné tapat ka pilna
garuma proteins.

Spinraza ir sintétisks antisenses oligonukleotids (genétiska materiala veids), kas liek SMN2 génam
razot pilna garuma proteinu, kurs sp&j funkcionét normali. Tas aizstaj trikstoSo proteinu, tadéjadi
atvieglojot slimibas simptomus.

Kadas bija Spinraza prieksrocibas pétijumos?

Viena pamatpétijuma ar 121 zidaini (vid&jais vecums 7 ménesi), kuriem bija SMA, tika pieradits, ka
Spinraza efektivi uzlabo kustibas salidzinajuma ar placebo (neistu injekciju).

Vienu gadu péc arstésanas 51 % mazulu, kuri bija sanémusi Spinraza (37 no 73), tika novérots
progress galvas kontroléSanas, velSanas, sédéSanas, raposanas, stavésanas un staigasanas attistib3,
bet nevienam no mazuliem, kuri sanéma placebo, lidzigs progress netika novérots. Turklat vairums
mazulu, kuri tika arstéti ar Spinraza, izdzivoja ilgak, un viniem elpoSanas atbalsts bija nepiecieSams
vélak neka mazuliem, kuri sanéma placebo.

VEl viena pétijuma tika vértéta Spinraza efektivitate bérniem ar mazak smagu SMA, kas diagnosticéta
vélaka posma (vid&jais vecums 3 gadi). PEc 15 arstéSanas ménesiem 57 % bérnu, kuri sanéma
Spinraza, uzlabojas kustibas, salidzinot ar 26 % bérnu placebo grupa.

Kads risks pastav, lietojot Spinraza?

Visbiezak novérotas Spinraza blakusparadibas (vairak neka 1 no 10 pacientiem) ir slikta disa, sapes
mugura un vemsana. Tiek uzskatits, ka Sis blakusparadibas izraisa mugurkaula veiktas injekcijas zalu
ievadisanai. Mazuliem daZas blakusparadibas nevaréja novértét, jo vini nemacéja pastastit par tam.

Pilnu visu blakusparadibu un ierobeZojumu sarakstu, lietojot Spinraza, skatit zalu lietoSanas
instrukcija.

Kapeéec Spinraza tika apstiprinatas?

Eiropas Zalu agentiira sava novértéjuma atzina Sis slimibas nopietnibu un steidzamo vajadzibu péc
efektivam arstésanas iesp&jam.

Spinraza ir uzradijusas sp&ju nodrosinat kliniski svarigus uzlabojumus maziem bérniem ar atskirigu
slimibas smaguma pakapi. Lai gan zales nav parbauditas pacientiem ar vissmagakas un visvieglakas
formas SMA, paredzams, ka zales Siem pacientiem sniegs lldzigu ieguvumu.

Blakusparadibas tika uzskatitas par kontrol€jamam, un lielaka dala blakusparadibu bija saistitas ar zalu
ievadiSanas veidu.

Tadé] agentira noléma, ka ieguvums, lietojot Spinraza, parsniedz So zalu radito risku, un ieteica
apstiprinat Sis zales lietoSanai ES.
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Kas tiek darits, lai garantétu drosu un efektivu Spinraza lietoSanu?

Uznémums, kas piedava tirgl Spinraza, pabeigs paslaik notiekoSos pétijumus par So zalu ilgtermina
drosumu un efektivitati pacientiem ar SMA simptomiem un pacientiem, kuriem simptomi pagaidam vél
neizpauzas.

Turklat zalu apraksta un lietoSanas instrukcija tika ietverti ieteikumi un piesardzibas pasakumi, kas
jaievéro veselibas apripes specialistiem un pacientiem, lai garantétu drosu un efektivu Spinraza
lietoSanu.

Cita informacija par Spinraza
Eiropas Komisija 2017. gada 30. maija izsniedza Spinraza redistracijas apliecibu, kas deriga visa
Eiropas Savieniba.

Pilns Spinraza EPAR teksts ir atrodams agentiiras timekla vietné: ema.europa.eu/Find medicine/Human
medicines/European public assessment reports. Lai sanemtu sikaku informaciju par arstéSanu ar
Spinraza, izlasiet zalu lietoSanas instrukciju (kas ari ir EPAR dala) vai sazinieties ar arstu vai

farmaceitu.

Retu slimibu arstéSanai paredzéto zalu komitejas atzinuma kopsavilkums par Spinraza ir atrodams
agentiras timekla vietné: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.

So kopsavilkumu pé&déjo reizi atjaunindja 11.2017.
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