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Spinraza (nusinersen)
Przeglad wiedzy na temat leku Spinraza i uzasadnienie udzielenia pozwolenia
na dopuszczenie do obrotu w UE w przystepnym jezyku

Czym jest lek Spinraza i w jakim celu sie go stosuje

Spinraza jest lekiem stosowanym w leczeniu rdzeniowego zaniku miesni 5q (SMA, ang. spinal muscular
atrophy), choroby genetycznej, ktéra powoduje ostabienie i wyniszczenie miesni, w tym miesni ptuc.
Choroba jest zwigzana z defektem w chromosomie 5q, a objawy zwykle pojawiajg sie wkrétce po
urodzeniu.

Ze wzgledu na to, ze SMA jest chorobg rzadko wystepujaca, w dniu 2 kwietnia 2012 r. lek Spinraza
uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach). Wiecej informacji na temat przyznania
statusu leku sierocego mozna znalez¢ na stronie internetowej EMA.

Substancjg czynng zawartg w leku Spinraza jest nusinersen.

Jak stosowac lek Spinraza

Lek wydawany na recepte. Leczenie powinien rozpoczynac i nadzorowac lekarz majacy doswiadczenie
w leczeniu SMA.

Lek jest dostepny w postaci roztworu do wstrzykiwan. Jest podawany we wstrzyknieciu dooponowym
(w dolnej czesci plecow, bezposrednio do kregostupa) przez lekarza lub pielegniarke z do$wiadczeniem
w przeprowadzaniu takiej procedury. Przed podaniem leku Spinraza konieczne moze by¢ tez
zastosowanie u pacjenta sedacji (leku uspokajajacego).

Lek Spinraza nalezy podac jak najszybciej po zdiagnozowaniu SMA. Leczenie nalezy kontynuowag,
dopdki pacjent odnosi z niego korzysci.

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

Jak dziata lek Spinraza

Pacjenci z SMA nie majg biatka SMN (biatka przezycia neuronéw ruchowych), ktdre jest niezbedne do
prawidtowego przezycia i funkcjonowania neurondéw ruchowych (komorek nerwowych w rdzeniu
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kregowym, ktére kontrolujg ruchy miesni). Za wytwarzanie biatka SMN odpowiadajg dwa geny: SMN1
i SMN2. Pacjenci z SMA, u ktérych nie wystepuje gen SMN1, ale obecny jest gen SMN2, wytwarzajq
przede wszystkim krétkie biatko SMN, ktére nie dziata tak dobrze jak biatko petnej dtugosci.

Lek Spinraza jest syntetycznym antysensownym oligonukleotydem (rodzajem materiatu genetycznego)
umozliwiajacym genowi SMN2 wytwarzanie biatka petnej dtugosci, ktdre jest w stanie prawidtowo
funkcjonowad. Zastepuje ono brakujace biatko i w ten sposdb tagodzi objawy choroby.

Korzysci ze stosowania leku Spinraza wykazane w badaniach

W jednym badaniu gtéwnym z udziatem 121 niemowlat (w srednim wieku 7 miesiecy) z SMA
wykazano, ze lek Spinraza jest skuteczny w poprawie ruchu w poréwnaniu z placebo (wstrzyknieciem
pozorowanym).

Po roku leczenia 51 % niemowlat otrzymujacych lek Spinraza (37 z 73) osiagneto postep w zakresie
trzymania gtowy, przekrecania sig, siadania, raczkowania, stania i chodzenia, podczas gdy u zadnego
z dzieci otrzymujacych placebo nie zaobserwowano podobnego postepu. Ponadto wiekszos¢ niemowlat
otrzymujacych lek Spinraza przezyta dtuzej i potrzebowata wsparcia oddechowego pdzniej niz dzieci
otrzymujace placebo.

W innym badaniu oceniano skutecznos¢ leku Spinraza u dzieci, u ktérych SMA miata mniej ciezkq
postac i zostata zdiagnozowana w pdzniejszym okresie ($Sredni wiek 3 lata). Po 15 miesigcach leczenia
u 57% dzieci otrzymujacych lek Spinraza nastgpita poprawa w poruszaniu sie w poréwnaniu z 26%
dzieci otrzymujacych placebo.

Badania dotyczace leku Spinraza opisano bardziej szczegétowo w sprawozdaniach oceniajgcych lek.

Jakie sg dziatania niepozadane i ograniczenia zwigzane ze stosowaniem
leku Spinraza

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

Najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Spinraza (mogace wystapi¢ czesciej
niz u 1 na 10 pacjentéw) to: bol gtowy, bdl plecéw i wymioty. Uwaza sie, ze te dziatania niepozadane
sq spowodowane wstrzyknieciami do kregostupa stosowanymi do podania leku. U niemowlat nie mozna
byto oceni¢ niektérych dziatan niepozadanych, poniewaz nie mogty one zosta¢ zakomunikowane.

Podstawy dopuszczenia do obrotu leku Spinraza w UE

W swojej ocenie Europejska Agencja Lekdéw uwzglednita powazny charakter choroby i pilng potrzebe
udostepnienia skutecznego leczenia.

Wykazano, ze lek Spinraza daje istotna klinicznie poprawe u matych dzieci z chorobg o ré6znym
nasileniu. Chociaz lek nie byt testowany u pacjentdéw z najciezsza i najtagodniejszg postacig SMA,
oczekuje sie, ze przyniesie on podobne korzysci tym pacjentom.

Dziatania niepozadane uznano za mozliwe do opanowania, przy czym wiekszos¢ z nich byta zwigzana
ze sposobem podawania leku.

Agencja uznafa zatem, ze korzysci ptynace ze stosowania leku Spinraza przewyzszaja ryzyko, i zalecita
dopuszczenie leku do stosowania w UE.
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Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego
stosowania leku Spinraza

Firma, ktora wprowadza lek Spinraza do obrotu, uzupetni i przedstawi wyniki trwajacego badania
dotyczacego dtugoterminowego bezpieczenstwa stosowania i skutecznosci leku u pacjentéw, ktorzy nie
majq jeszcze objawow SMA.

W celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego stosowania leku Spinraza w Charakterystyce Produktu
Leczniczego i w Ulotce dla pacjenta zawarto rdwniez zalecenia i Srodki ostroznosci przeznaczone dla
personelu medycznego i pacjentow.

Tak jak w przypadku wszystkich lekow, dane o stosowaniu leku Spinraza sg stale monitorowane.
Podejrzewane dziatania niepozadane leku Spinraza sq starannie oceniane i podejmowane sq wszelkie
czynnosci konieczne do ochrony pacjentéw.

Inne informacje dotyczace leku Spinraza

W dniu 30 maja 2017 r. lek Spinraza otrzymat pozwolenie na dopuszczenie do obrotu wazne w catej
Unii Europejskiej.

Dalsze informacje dotyczace leku Spinraza, w tym ulotka doftaczona do opakowania i sprawozdanie
oceniajace, znajdujq sie na stronie internetowej Agencji pod adresem:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/spinraza.

W celu uzyskania informacji na temat dostepnosci tego leku w danym kraju nalezy skontaktowac sie
z wtasciwym organem krajowym.

Data ostatniej aktualizacji: 03.2026.
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