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Evrysdi (rysdyplam)
Przeglad wiedzy na temat leku Evrysdi i uzasadnienie udzielenia pozwolenia
na dopuszczenie do obrotu w UE

Czym jest lek Evrysdi i w jakim celu sie go stosuje

Evrysdi jest lekiem stosowanym do leczenia rdzeniowego zaniku miesni 5q (SMA), choroby genetycznej
powodujacej ostabienie i zanik miesni, w tym miesni ptuc. Lek przeznaczony jest dla pacjentéw z SMA
typu 1, typu 2 lub typu 3 albo posiadajacych do 4 kopii genu znanego jako SMN2.

Ze wzgledu na to, ze SMA uznano za chorobe rzadko wystepujacq, w dniu 26 lutego 2019 r. lek Evrysdi
uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach). Wiecej informacji na temat przyznania
statusu leku sierocego mozna znalez¢ tutaj: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu3192145.

Substancjg czynng zawartg w leku Evrysdi jest rysdyplam.

Jak stosowac lek Evrysdi

Terapie lekiem Evrysdi rozpoczyna lekarz majacy doswiadczenie w leczeniu SMA. Lek wydawany na
recepte.

Lek Evrysdi przyjmuje sie doustnie raz na dobe po positku, mniej wiecej o tej samej porze kazdego
dnia. U pacjentow, ktorzy nie sg w stanie potykac, lek Evrysdi mozna podawac przez rurke przez nos
lub skoére do zotadka.

Wiecej informacji o sposobie stosowania leku Evrysdi znajduje sie w ulotce dla pacjenta lub udzieli ich
lekarz lub farmaceuta.

Jak dziata lek Evrysdi

U pacjentéw z SMA wystepuje niedobor biatka zwanego biatkiem , przezycia motoneurondéw” (ang.
survival motor neuron, SMN), ktére ma zasadnicze znaczenie dla prawidtowego funkcjonowania
motoneuronow (komadrek nerwowych w rdzeniu kregowym, ktére kontrolujg ruchy miesni). Dwa geny -
SMN1 i SMN2 - uczestniczg w produkcji biatka SMN. U pacjentéw z SMA nie wystepuje gen SMN1, ale
obecna jest co najmniej jedna kopia genu SMN2 produkujacego gtéwnie krotkie biatko SMN, ktére nie
dziata tak dobrze jak biatko o petnej dtugosci.
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Substancja czynna leku Evrysdi, rysdyplam, jest niewielka czasteczka, ktéra umozliwia genowi SMN2
wytwarzanie biatka o petnej dtugosci, ktore moze dziata¢ prawidtowo. Oczekuje sie, ze zwiekszy to
przezycie motoneurondéw, fagodzac w ten sposdb obecne objawy choroby i spowalniajac jej postep.

Korzysci ze stosowania leku Evrysdi wykazane w badaniach

Skutecznosc leku Evrysdi w poprawie czynnosci ruchowej wykazano w 2 badaniach gtdéwnych z udziatem
pacjentow z SMA.

W jednym badaniu przeprowadzonym na 41 niemowletach w wieku od 2 do 7 miesiecy z SMA typu 1
(najciezsza postac) wykazano, ze 29% (12 z 41) niemowlat bylo w stanie siedzie¢ bez pomocy przez
ponad 5 sekund po 12 miesigcach stosowania leku Evrysdi. Z historycznych obserwacji niemowlat z SMA
wynika, ze nigdy nie byty one w stanie siedzie¢ samodzielnie.

W drugim badaniu z udziatem 180 pacjentéw z SMA typu 2 i typu 3 w wieku do 25 lat wykazano
nieznaczng poprawe czynnosci ruchowych (okreslang na podstawie skali oceny zwanej MFM32) u
pacjentow przyjmujacych lek Evrysdi: po 12 miesigcach leczenia odnotowano 1,6-punktowg réznice na
100-punktowej skali w poréwnaniu z placebo (leczeniem pozorowanym).

Dane z dodatkowego badania z udziatem 18 noworodkdéw w wieku do 6 tygodni na poczatku leczenia
przemawiajg za stosowaniem leku Evrysdi u niemowlat z SMA, ale jeszcze niewykazujgcych objawdw.
Sposréd siedmiu dzieci, ktére otrzymywaty lek Evrysdi przez co najmniej 12 miesiecy, szes¢ osiggneto
cele posrednie (takie jak siedzenie bez pomocy), ktérych normalnie nie mozna byto osiggna¢ u
nieleczonych dzieci z 2 kopiami SMN2.

Ryzyko zwigzane ze stosowaniem leku Evrysdi

Petny wykaz dziatan niepozadanych oraz ograniczen zwigzanych ze stosowaniem leku Evrysdi znajduje
sie w Ulotce dla pacjenta.

Najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Evrysdi (mogace wystapic¢ czesciej
niz u 1 na 10 pacjentow) to: goraczka, wysypka, biegunka i bol gtowy.

Podstawy dopuszczenia do obrotu leku Evrysdi w UE

Wptyw leku Evrysdi na rozwdj czynnosci ruchowych u pacjentéw z SMA typu 1, 2 i 3 uznano za istotny,
zwiaszcza biorgc pod uwage ciezki przebieg choroby. W przypadku dzieci z SMA typu 1, najciezszg
postacig choroby, lek Evrysdi umozliwia siedzenie bez pomocy przez ponad 5 sekund po roku leczenia,
czego dzieci te nie bytyby w stanie wykona¢ bez leczenia.

Lek Evrysdi korzystnie wptywa rowniez na pacjentéw z pozniejszym poczatkiem SMA (typ 2 i 3), choc

jego dziatanie u tych pacjentow jest niewielkie. Dziatania niepozadane leku Evrysdi uznano za mozliwe
do kontrolowania. Europejska Agencja Lekdéw (EMA) uznata zatem, ze korzysci ptynace ze stosowania

leku Evrysdi przewyzszajq ryzyko i moze on by¢ dopuszczony do stosowania w UE.

Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego
stosowania leku Evrysdi

Firma wprowadzajaca do obrotu lek Evrysdi dostarczy dane z diugoterminowego badania wptywu leku
u pacjentéw z maksymalnie 4 kopiami genu SMN2 w poréwnaniu z postepem choroby u pacjentéw,
ktérzy nie otrzymywali leku Evrysdi.
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W celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego stosowania leku Evrysdi w Charakterystyce Produktu
Leczniczego i Ulotce dla pacjenta zawarto zalecenia i srodki ostroznosci przeznaczone dla personelu
medycznego i pacjentow.

Tak jak w przypadku wszystkich lekow, dane na temat stosowania leku Evrysdi sg stale monitorowane.
Zgtaszane dziatania niepozadane leku Evrysdi sq starannie oceniane i podejmowane sg wszystkie
czynnosci konieczne do ochrony pacjentéw.

Inne informacje dotyczace leku Evrysdi

Lek Evrysdi otrzymat pozwolenie na dopuszczenie do obrotu, wazne w catej UE od dnia marca 2021 r.

Dalsze informacje na temat leku Evrysdi znajdujg sie na stronie internetowej Agencji pod adresem:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/evrysdi.

Data ostatniej aktualizacji: 08.2022.
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