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Evrysdi (risdiplam)

Prezentare generala a Evrysdi si motivele autorizarii medicamentului in UE

Ce este Evrysdi si pentru ce se utilizeaza?

Evrysdi este un medicament utilizat pentru tratarea atrofiei musculare spinale 5q (AMS) la pacienti, o
boala genetica ce cauzeaza slabirea si atrofierea muschilor, inclusiv a muschilor pulmonari. Este indicat
la pacientii cu AMS de tip 1, de tip 2 sau de tip 3 sau la cei cu pana la 4 copii ale unei gene numite
SMN2.

AMS este rara, iar Evrysdi a fost desemnat ,medicament orfan” (un medicament utilizat in boli rare) la
26 februarie 2019. Mai multe informatii despre medicamentele desemnate orfane se pot gasi aici:
ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3192145.

Evrysdi contine substanta activa risdiplam.

Cum se utilizeaza Evrysdi?

Tratamentul cu Evrysdi trebuie initiat de un medic cu experienta in tratamentul AMS. Medicamentul se
poate obtine numai pe baza de prescriptie medicala.

Evrysdi se administreaza pe cale orald, o data pe zi, dupa masa, la aproximativ aceeasi ora, in fiecare
zi. La pacientii care nu pot inghiti, Evrysdi se poate administra cu ajutorul unei sonde (un tub) care
trece prin nas sau prin piele si ajunge in stomac.

Pentru informatii suplimentare cu privire la utilizarea Evrysdi, cititi prospectul sau adresati-va
medicului dumneavoastra sau farmacistului.

Cum actioneaza Evrysdi?

La pacientii cu AMS lipseste o proteina numita proteina pentru supravietuirea neuronului motor
(survival motor neuron, SMN), care este esentiala pentru ca neuronii motori (celule nervoase din
maduva spinarii, care controleaza miscarile musculare) sa continue sa functioneze normal. Doua gene,
SMN1 si SMN2, sunt implicate in producerea proteinei SMN. La pacientii cu AMS lipseste gena SMN1,
dar au una sau mai multe copii ale genei SMN2, care produce in principal o proteina SMN scurta, care
nu functioneaza la fel de bine ca proteina cu lungime completa.

Substanta activa din Evrysdi, risdiplamul, este o moleculda mica care permite genei SMN2 sa produca
proteina cu lungime completa, care poate functiona normal. Se preconizeaza ca acest lucru
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imbunatateste supravietuirea neuronilor motori, reducand astfel simptomele curente ale bolii si
incetinind evolutia ei.

Ce beneficii a prezentat Evrysdi pe parcursul studiilor?

Evrysdi s-a dovedit eficace in imbunatatirea functiei motorii in 2 studii principale pe pacienti cu AMS.

Un studiu efectuat la 41 de sugari cu varste cuprinse intre 2 si 7 luni cu AMS de tip 1 (tipul cel mai sever)
a aratat ca 29 % (12 din 41) din sugari au putut sa stea in sezut fara sprijin mai mult de 5 secunde dupa
12 luni de tratament cu Evrysdi. Observatiile anterioare cu privire la sugarii cu AMS aratau ca acestia nu
pot sa stea niciodata in sezut fara sprijin.

Al doilea studiu, efectuat la 180 de pacienti cu AMS de tip 2 si de tip 3, cu varste de pana la 25 de ani,
a aratat o usoara imbunatatire a functiei motorii (masurata pe scara de evaluare numita MFM32) la
pacientii tratati cu Evrysdi: s-a observat o diferenta de 1,6 puncte in comparatie cu placebo (un
preparat inactiv) pe o scara de 100 de puncte, dupa 12 luni de tratament.

Datele dintr-un studiu suplimentar, care a cuprins 18 nou-ndscuti cu varsta de pana la 6 saptamani la
inceputul tratamentului, sustin utilizarea Evrysdi la sugarii diagnosticati cu AMS, dar care nu prezinta
inca simptome. Din cei sapte copii care au primit Evrysdi timp de cel putin 12 luni, sase au atins
obiectivele de etapa (de exemplu, statul in sezut fara sprijin) care, in mod normal, nu pot fi atinse de
copiii netratati cu 2 copii de SMN2.

Care sunt riscurile asociate cu Evrysdi?

Pentru lista completa a reactiilor adverse si a restrictiilor asociate cu Evrysdi, cititi prospectul.

Cele mai frecvente reactii adverse asociate cu Evrysdi (care pot afecta mai mult de 1 persoana din 10)
sunt febra, eruptii pe piele, diaree si dureri de cap.

De ce a fost autorizat Evrysdi in UE?

Efectele Evrysdi asupra dezvoltarii functiei motorii la pacientii cu AMS de tip 1, 2 si 3 au fost
considerate relevante, in special tinand cont de severitatea bolii. La copiii cu AMS de tip 1, forma cea
mai severa a bolii, Evrysdi permite sugarilor sa stea in sezut fara sprijin mai mult de 5 secunde dupa
un an de tratament, ceea ce nu ar putea face fara tratament.

Evrysdi este benefic si la pacientii la care se manifesta mai tarziu debutul AMS (de tip 2 si 3), desi la
acesti pacienti efectele sunt modeste. Reactiile adverse raportate in asociere cu Evrysdi sunt
considerate gestionabile terapeutic. Prin urmare, Agentia Europeana pentru Medicamente a hotarat ca
beneficiile Evrysdi sunt mai mari decat riscurile asociate si acest medicament poate fi autorizat pentru
utilizare in UE.

Ce masuri se iau pentru utilizarea sigura si eficace a Evrysdi?

Compania care comercializeaza Evrysdi va furniza date dintr-un studiu de lunga durata privind efectele
medicamentului la pacientii cu pana la 4 copii ale genei SMN2, comparativ cu evolutia bolii la pacientii
care nu au fost tratati cu Evrysdi.

In Rezumatul caracteristicilor produsului si In prospect au fost incluse recomandari si masuri de
precautie pentru utilizarea sigura si eficace a Evrysdi, care trebuie respectate de personalul medical si
de pacienti.
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Ca pentru toate medicamentele, datele cu privire la utilizarea Evrysdi sunt monitorizate continuu.
Reactiile adverse raportate pentru Evrysdi sunt evaluate cu atentie si sunt luate toate masurile
necesare pentru protectia pacientilor.

Alte informatii despre Evrysdi

Evrysdi a primit autorizatie de punere pe piata, valabild pe intreg teritoriul UE, la 26 martie 2021.

Informatii suplimentare cu privire la Evrysdi sunt disponibile pe site-ul agentiei:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/evrysdi

Aceasta prezentare generala a fost actualizata ultima data in 08-2023.
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