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Spinraza (nusinersen)
Um resumo em linguagem simples sobre Spinraza e por que esta autorizado
na UE

O que é Spinraza e para que é utilizado?

Spinraza é um medicamento utilizado no tratamento da atrofia muscular espinhal (spinal muscular
atrophy - SMA) 5q, uma doenca genética que causa fraqueza e atrofia dos musculos, incluindo dos
musculos pulmonares. A doenca esta ligada a uma deficiéncia no cromossoma 59 e os sintomas
surgem, em geral, pouco depois do nascimento.

A SMA é uma doenca rara e Spinraza foi designado medicamento 6rfdo (medicamento utilizado em
doencas raras) em 2 de abril de 2012. Mais informacodes sobre a designacdo de medicamento 6rféo
podem ser encontradas no sitio Web da EMA.

Spinraza contém a substancia ativa nusinersen.

Como se utiliza Spinraza?

Spinraza s6 pode ser obtido mediante receita médica e o tratamento deve ser iniciado por um médico
com experiéncia no tratamento da SMA.

O medicamento est& disponivel na forma de solugdo injetavel. E administrado por injecdo intratecal (na
parte inferior das costas, diretamente na coluna vertebral) por um médico ou enfermeiro com
experiéncia na realizacdo deste procedimento. Pode ser necessaria a sedacdo do doente (a
administragdo de um medicamento calmante) antes da administracdo de Spinraza.

Spinraza deve ser administrado o mais rapidamente possivel apds o doente ter sido diagnosticado com
SMA. O tratamento deve ser continuado enquanto se mantiver o beneficio para o doente.

Para mais informagOes sobre a utilizacdo de Spinraza, consulte o Folheto Informativo ou contacte o seu
meédico ou farmacéutico.

Como funciona Spinraza?

Os doentes com SMA tém falta de uma proteina denominada proteina de sobrevivéncia do neurdnio
motor (survival motor neuron - SMN), essencial para que os neurdnios motores (células nervosas da
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medula espinhal que controlam os movimentos musculares) sobrevivam e funcionem normalmente. A
proteina SMN é produzida por dois genes, o SMN1 e o SMN2. Os doentes com SMA ndo possuem o
gene SMN1, mas possuem o gene SMN2, que produz principalmente uma proteina SMN curta que ndo
funciona tdo bem como a proteina de comprimento completo.

Spinraza é um oligonucleotideo antisense sintético (um tipo de material genético) que permite que o
gene SMN2 produza a proteina de comprimento completo, a qual pode funcionar normalmente. Esta
substitui a proteina em falta, aliviando, desta forma, os sintomas da doenca.

Quais os beneficios demonstrados por Spinraza durante os estudos?

Um estudo principal que incluiu 121 bebés (com uma idade média de 7 meses) com SMA demonstrou
gue Spinraza é eficaz na melhoria do movimento, em comparagdo com o placebo (uma injecdo
simulada).

Apds um ano de tratamento, 51 % dos bebés que receberam Spinraza (37 em 73) apresentaram
progressos no desenvolvimento do controlo da cabecga, rebolar, sentar, gatinhar, por-se de pé ou
andar, enquanto ndo se observaram progressos semelhantes em nenhum dos bebés que receberam
placebo. Além disso, a maioria dos bebés tratados com Spinraza sobreviveu durante mais tempo e
necessitou de suporte respiratério mais tarde do que os bebés que receberam placebo.

Outro estudo avaliou a eficacia de Spinraza em criangas com SMA menos grave e diagnosticada numa
fase posterior (idade média de 3 anos). Apds 15 meses de tratamento, 57 % das criangas que
receberam Spinraza apresentaram melhorias no movimento, em comparagdo com 26 % das criangas
que receberam o placebo.

Os estudos realizados com Spinraza sao descritos de forma mais pormenorizada nos relatérios de
avaliacdo do medicamento.

Quais sao os efeitos secundarios e as restricoes de utilizacao de Spinraza?

Para a lista completa de efeitos secundarios e de restricdes de utilizacdo de Spinraza, consulte o
Folheto Informativo.

Os efeitos secundarios mais frequentes associados a Spinraza (que podem afetar mais de 1 em cada
10 pessoas) incluem dores de cabeca, dores nas costas e vomitos. Pensa-se que estes efeitos
secundarios sejam causados pelas injecdes na coluna vertebral utilizadas para administrar o
medicamento. Nos bebés, alguns dos efeitos secundarios ndo puderam ser avaliados, uma vez que nao
podiam comunica-los.

Por que esta Spinraza autorizado na UE?

Na sua avaliacdo, a Agéncia Europeia de Medicamentos reconheceu a natureza grave da doenca e a
necessidade urgente de tratamentos eficazes.

Spinraza demonstrou produzir melhorias clinicamente significativas em criancas jovens com diversos
graus de gravidade da doenca. Apesar de o medicamento ndo ter sido testado em doentes com as
formas mais grave e mais ligeira de SMA, espera-se que venha a proporcionar beneficios semelhantes
a estes doentes.

Os efeitos secundarios foram considerados controlaveis, estando a maioria relacionada com o modo de
administragao.
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Por conseguinte, a Agéncia Europeia de Medicamentos concluiu que os beneficios de Spinraza sao
superiores aos seus riscos e que o medicamento pode ser autorizado para utilizagdao na UE.

Que medidas estao a ser adotadas para garantir a utilizacao segura e eficaz
de Spinraza?

A empresa que comercializa Spinraza iré concluir e apresentar os resultados de um estudo em curso
sobre a seguranca e a eficacia a longo prazo do medicamento em doentes que ainda ndo apresentam
sintomas de SMA.

No Resumo das Caracteristicas do Medicamento e no Folheto Informativo foram igualmente incluidas
recomendacdes e precaucles a observar pelos profissionais de salde e pelos doentes para a utilizacdo
segura e eficaz de Spinraza.

Tal como para todos os medicamentos, os dados sobre a utilizagdo de Spinraza sao continuamente
monitorizados. Os efeitos secundarios comunicados com Spinraza sdo cuidadosamente avaliados e sdo
tomadas quaisquer agdes necessarias para proteger os doentes.

Outras informacoes sobre Spinraza

A 30 de maio de 2017, Spinraza recebeu uma Autorizacdo de Introdugdo no Mercado, valida para toda
a UE.

Estdo disponiveis mais informagbes sobre Spinraza, incluindo o Folheto Informativo e o relatério de
avaliacdo, no sitio Web da Agéncia: ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/spinraza.

Para obter informacdes sobre a disponibilidade deste medicamento no seu pais, contacte a sua
autoridade nacional competente.

Este resumo foi atualizado pela uUltima vez em 03-2026.
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