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Sommarju tal-EPAR ghall-pubbliku

Spinraza
nusinersen

Dan huwa sommarju tar-rapport pubbliku Ewropew ta’ valutazzjoni (EPAR) ghal Spinraza. Dan jispjega
kif I-Agenzija vvalutat il-medicina biex tirrakkomanda |-awtorizzazzjoni taghha fl-UE u I-kondizzjonijiet
ta’ uzu taghha. Dan mhux intiz biex jipprovdi konsultazzjoni prattika dwar |-uzu ta’ Spinraza.

Ghal informazzjoni prattika dwar |-uzu ta’ Spinraza, il-pazjenti ghandhom jaqgraw il-fuljett ta’ taghrif
jew jikkuntattjaw lit-tabib jew lill-ispizjar taghhom.

X’inhu Spinraza u ghal xiex jintuza?

Spinraza hija medicina li tintuza ghall-kura ta’ atrofija muskolari tas-sinsla (SMA, spinal muscular
atrophy) 5g, marda genetika li tikkawza dghufija u hela tal-muskoli inkluz il-muskoli tal-pulmun. II-
marda hija marbuta ma’ difett fuq il-kromozoma 5qg u s-sintomi normalment jibdew ftit wara t-twelid.

Peress li n-numru ta’ pazjenti li jpatu minn SMA huwa baxx, il-marda hija kkunsidrata ‘rari’, u Spinraza
gie kklassifikat bhala *‘medicina orfni’ (medicina li tintuza f'mard rari) fit-2 ta’ April 2012.

Spinraza fih is-sustanza attiva nusinersen.
Kif jintuza Spinraza?

Spinraza jista’ jinkiseb biss b'ricetta ta’ tabib u I-kura ghandha tinbeda u tigi ssorveljata minn tabib
b’esperjenza fil-kura ta’ SMA.

Il-medicina tigi bhala soluzzjoni ghall-injezzjoni f’kunjetti ta’ 12 mg. Din tinghata b’injezzjoni intratekali
(fil-parti t'isfel tad-dahar, direttament gos-sinsla tad-dahar) minn tabib jew infermier b’esperjenza fit-
twettig ta’ din il-procedura. Jista’ jkun li I-pazjent ikun jehtieg jigi sedat (jinghata medicina biex
tikkalmah) gabel jinghata Spinraza.
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Id-doza rakkomandata hija ta’ 12 mg (kunjett wiehed), li jinghata malajr kemm jista’ jkun wara li I-
pazjent ikun gie dijanjostikat b’'SMA. L-ewwel doza ghandha tigi segwita minn 3 dozi ohra wara
gimaghtejn, 4 u 9 gimghat, imbaghad doza wahda kull 4 xhur wara dan. Il-kura ghandha tibga’
ghaddejja sakemm il-pazjent jibga’ jibbenefika minnha. Ghal iktar informazzjoni, ara I-fuljett ta’
taghrif.

Kif jahdem Spinraza?

ll-pazjenti b’'SMA ghandhom proteina niegsa li tissejjah proteina ‘survival motor neuron’ (SMN)
(motonewruni tas-sopravivenza), li hija essenzjali ghall-motonewruni (celluli tan-nervituri mis-sinsla
tad-dahar li jikkontrollaw il-movimenti tal-muskolu) biex jissopravivu u jiffunzjonaw b’mod normali. Il-
proteina SMN hija maghmula minn zewg geni, SMN1 u SMN2. Il-pazjenti b’'SMA m’ghandhomx il-gene
SMN1 izda ghandhom il-gene SMNZ2, |li hafna drabi jipproduci proteina SMN gasira |li ma tahdimx tajjeb
dags proteina ta’ tul shih.

Spinraza huwa oligonukleotidu antisens sintetiku (tip ta’ materjal genetiku) li jippermetti lill-gene
SMN2 jipproduci proteina ta’ tul shih, li tkun tista’ tahdem b’mod normali. Din tissostitwixxi I-proteina
niegsa, u b’hekk tnagqas is-sintomi tal-marda.

X’inhuma I-benefi¢¢ji ta’” Spinraza li hargu mill-istudji?

Studju ewlieni wiehed, li involva 121 tarbija (ta’ eta medja ta’ 7 xhur) b’'SMA, wera li Spinraza huwa
effettiv biex itejjeb il-moviment meta mqgabbel mal-placebo (injezzjoni tal-placebo).

Wara sena ta’ kura, 51 % tat-trabi li rcivew Spinraza (37 minn 73) urew progress fl-izvilupp tal-
kontroll tar-ras, li jirrumblaw, li joqoghdu bilgieghda, li jimxu fug idejhom u rkopptejhom, li jogoghdu
bilwiegfa u li jimxu, waqt li ma deher I-ebda progress simili fi kwalunkwe wahda mit-trabi li rcevew il-
placebo. Barra minn hekk, hafna mit-trabi kkurati bi Spinraza damu hajjin ghal zmien itwal u kellhom
bzonn ta’ appogg ghat-tehid tan-nifs aktar tard minn dawk li nghataw il-placebo.

Studju iehor ivvalutat |-effettivita ta’ Spinraza fi tfal li I-SMA taghhom kienet ingas severa u li giet
dijanjostikata fi stadju aktar tard (eta medja ta’ 3 snin). Wara 15-il xahar ta’ kura, 57% ta’ tfal li
rcevew Spinraza wrew titjib fil-moviment meta mgabbla ma’ 26% tat-tfal fuq il-placebo.

X’inhuma r-riskji assoc¢jati ma’ Spinraza?

L-effetti sekondarji I-aktar komuni bi Spinraza (li jistghu jaffettwaw aktar minn persuna 1 minn kull 10)
huma ugigh ta’ ras, ugigh ta’ dar u rimettar. Dawn I-effetti sekondarji huma mahsuba li jigu kkawzati
mill-injezzjonijiet fis-sinsla tad-dahar li jintuzaw biex tinghata I-medicina. Fit-trabi xi whud mill-effetti
sekondarji ma setghux jigu vvalutati, peress li huma ma setghux jikkomunikawhom.

Ghal-lista shiha tal-effetti sekondarji u r-restrizzjonijiet kollha rrappurtati bi Spinraza, ara I-fuljett ta’
taghrif.

Ghaliex gie approvat Spinraza?

Fil-valutazzjoni taghha, I-Agenzija Ewropea ghall-Medicini rrikonoxxiet in-natura serja tal-marda u I-
htiega urgenti ghal kuri effettivi.

Spinraza ntwera li jwassal ghal titjib klinikament sinifikanti fi tfal zghar bi gradi tas-severita tal-marda
li jvarjaw. Ghalkemm il-medi¢ina ma gietx ittestjata f'pazjenti bl-aktar forom severi u hfief ta’ SMA,
huwa mistenni li tipprovdi beneficcji simili lil dawn il-pazjenti.
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L-effetti sekondarji gew ikkunsidrati bhala maniggevoli, b’'hafna mill-effetti sekondarji li huma relatati
mal-mod kif tinghata I-medicina.

Ghalhekk, |-Agenzija ddecidiet |i I-benefi¢cji ta” Spinraza huma akbar mir-riskji tieghu u rrakkomandat

li jkun approvat ghall-uzu fl-UE.

X'mizuri qeghdin jittiehdu biex jigi zgurat I-uzu sigur u effettiv ta’
Spinraza?

Il-kumpanija li tgieghed Spinraza fis-suq se tkompli studji li ghadhom ghaddejjin dwar is-sigurta u I-
effettivita fit-tul tal-medicina f'pazjenti li jkunu ged juru sintomi ta’ SMA u f'pazjenti li ghadhom
mhumiex juru sintomi.

Fis-sommarju tal-karatteristic¢i tal-prodott u fil-fuljett ta’ taghrif gew inkluzi wkoll ir-
rakkomandazzjonijiet u I-prekawzjonijiet li ghandhom ikunu segwiti mill-professjonisti fil-qasam tal-
kura tas-sahha u mill-pazjenti ghall-uzu sigur u effettiv ta’ Spinraza.

Informazzjoni ohra dwar Spinraza

II-Kummissjoni Ewropea tat awtorizzazzjoni ghat-tqeghid fis-suq valida fl-Unjoni Ewropea kollha ghal
Spinraza fit-30 ta’ Mejju 2017.

L-EPAR shih ghal Spinraza jinstab fuq is-sit elettroniku tal-Agenzija: ema.europa.eu/Find

medicine/Human medicines/European public assessment reports. Ghal aktar informazzjoni rigward il-
kura bi Spinraza, aqra I-fuljett ta’ taghrif (parti wkoll mill-EPAR) jew ikkuntattja lit-tabib jew lill-ispizjar
tieghek.

Is-sommarju tal-opinjoni tal-Kumitat ghall-Prodotti Medicinali Orfni ghal Spinraza jinstab fis-sit
elettroniku tal-Agenzija: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.

Dan is-sommarju gie aggornat l-ahhar f'11-2017.
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/004312/human_med_002119.jsp&amp;mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/004312/human_med_002119.jsp&amp;mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2012/04/human_orphan_001045.jsp&amp;mid=WC0b01ac058001d12b
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