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Spinraza (nusinersen)
Prehlad o lieku Spinraza v zrozumitelnom jazyku a preco bol liek v EU
povoleny

Co je liek Spinraza a na ¢o sa pouziva?

Spinraza je liek, ktory sa pouziva na lieCcbu 5q spinalnej svalovej atrofie (spinal muscular atrophy,
SMA), genetického ochorenia, ktoré spésobuje slabost a Ubytok svalov vratane plticnych svalov. Toto
ochorenie sa spaja s defektom na chromozéme 5q, pri¢om priznaky sa oby¢ajne zaénu prejavovat
kratko po narodeni.

SMA je zriedkavé ochorenie, a preto bol liek Spinraza 2. aprila 2012 oznaceny za tzv. liek na ojedinelé
ochorenia. Dalie informéacie o oznaceni lieku za liek na ojedinelé ochorenia sa nachadzaji na webovej
strénkeagentiry EMA.

Liek Spinraza obsahuje lieCivo nusinersen.

Ako sa liek Spinraza pouziva?

Vydaj lieku Spinraza je viazany na lekarsky predpis a liecbu ma zacat lekar, ktory ma skisenosti
s liecCbou SMA.

Liek je dostupny vo forme injekéného roztoku. Liek sa podava formou intratekalnej injekcie (do dolnej
Casti chrbta, priamo do miechy) lekar alebo zdravotna sestra, ktori maju skisenosti s vykonavanim
tohto zadkroku. Pred podanim lieku Spinraza mozno bude potrebné vykonat u pacienta sedaciu (podat
liek na upokojenie).

Liek Spinraza sa ma podat ¢o najskor po diagnostikovani SMA u pacienta. Lie¢ba méa pokracovat
dovtedy, kym je pre pacienta prinosom.

Viac informécii o pouzivani lieku Spinraza si precitajte v pisomnej informacii pre pouzivatela alebo sa
obratte na svojho lekara alebo lekarnika.

v

Akym sposobom liek Spinraza ucinkuje?

Pacienti s SMA maju nedostatok proteinu nazyvaného SMN (survival motor neuron), ktory je
nevyhnutny na prezivanie a normélne fungovanie motorickych neurénov (nervovych buniek miechy,
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ktoré ovladaju pohyb svalov). Protein SMN sa sklada z dvoch génov - SMN1 a SMN2. Pacienti s SMA
maju nedostatok génu SMN1, ale majui gén SMN2, ktory vacsinou vytvara kratky protein SMN, ktory
nefunguje tak dobre ako protein plnej dizky.

Liek Spinraza je synteticky antisense oligonukleotid (druh genetického materidlu) umoziujlici génu
SMN2 vytvarat protein v plnej dizke, ktory je schopny normaline fungovat. Tento protein nahradi
chybajuci protein, ¢im zmierni priznaky ochorenia.

Aké prinosy lieku Spinraza boli preukazané v stadiach?

Na zaklade jednej hlavnej studie, do ktorej bolo zapojenych 121 dojciat s SMA (priemerne vo veku 7
mesiacov), sa preukazalo, ze liek Spinraza je ucinny pri zlepSovani pohybu v porovnani s placebom
(zdanlivou injekciou).

Po jednom roku lieCby sa u 51 % dojciat, ktoré dostavali liek Spinraza (37 zo 73), preukazal pokrok
v drzani hlavy, prevalovani sa, sedeni, lezeni, stoji alebo chddzi, kym u deti, ktoré dostavali placebo,
sa ziadny podobny progres nepozoroval. Vacsina deti dojciat lieCenych liekom Spinraza navyse Zila
dlhsie a potrebovala podporu dychania neskor ako deti, ktoré dostavali placebo.

V daldej studii sa hodnotila G¢innost lieku Spinraza u dojéiat s menej zdvaznou SMA, ktora bola
diagnostikovana v neskorsej faze (priemerne vo veku 3 roky). Po 15 mesiacoch lieCby sa u 57 % deti
dostavajucich liek Spinraza preukazalo zlepsSenie pri pohybe v porovnani s 26 % deti, ktoré dostavali
placebo.

Sttdie uskutoénené s liekom Spinraza st podrobnejsie opisané v hodnotiacich spravach o lieku.

Aké si vedl'ajsie GiCinky a obmedzenia spojené s pouzivanim lieku
Spinraza?

Zoznam vsetkych vedlajsich ucinkov pozorovanych pri pouzivani lieku Spinraza a zoznam vsetkych
obmedzeni sa nachadza v pisomnej informacii pre pouzivatela.

Najcastejsie vedlajsie Glinky lieku Spinraza (ktoré mézu postihnut viac ako 1 osobu z 10) su bolest
hlavy, bolest chrbta a vracanie. Predpoklada sa, ze tieto vedlajSie Ucinky boli spdsobené injekciami, pri
ktorych sa podaval liek do miechy. U dojdiat nie je mozné niektoré vedlajsie G¢inky posudit, kedZe ich
nedokazu oznamovat.

Preco bol liek Spinraza povoleny v EU?

Eurdpska agentura pre lieky vo svojom hodnoteni uznala zavazny charakter ochorenia a bezodkladnu
potrebu uGcinnej liecby.

Preukazalo sa, Ze liek Spinraza vedie ku klinicky vyznamnym zlepseniam u malych deti s r6znymi
stupfiami zavaznosti ochorenia. Hoci liek nebol skisany u pacientov s najzavaznejsou a najmiernejSou
formou SMA, oCakava sa, Ze pre tychto pacientov bude rovnakym prinosom.

Vedlajsie ucinky sa povazovali za zvladnutelné, pricom vacsina vedlajsich ucinkov suvisi so spésobom
podania lieku.

Agentura preto rozhodla, Ze prinosy lieku Spinraza su vacsie ako rizika spojené s jeho pouzivanim, a
preto odporucila udelit povolenie na jeho pouzivanie v EU.
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Aké opatrenia sa prijimaji na bezpecné a Gcinné pouzivanie lieku Spinraza?

Spolocénost, ktora liek Spinraza uvadza na trh, dokondi prebiehajicu $tidiu o dlhodobej bezpeénosti a
ucinnosti lieku u pacientov, u ktorych sa eSte neprejavili priznaky SMA, a predlozi vysledky tejto
studie.

Na bezpecné a ucinné pouzivanie lieku Spinraza boli do sihrnu charakteristickych vlastnosti lieku

a pisomnej informacie pre pouzivatela zahrnuté aj odpordcania a opatrenia, ktoré maju zdravotnicki
pracovnici a pacienti dodrziavat.

Tak ako pri vSetkych liekoch, aj Udaje o pouzivani lieku Spinraza sa neustale monitoruju. Podozrenia
na vedlajsie ucinky hlasené pri lieku Spinraza sa dokladne hodnotia a zabezpecuju sa akékolvek
nevyhnutné kroky na ochranu pacientov.

Dalsie informacie o lieku Spinraza

Lieku Spinraza bolo dria 30. maja 2017 udelené povolenie na uvedenie na trh platné v celej EU.

Dal$ie informécie o lieku Spinraza vratane pisomnej informacie pre pouZivatela a hodnotiacej spravy sa
nachadzaju na webovej stranke agentlry: ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/spinraza.

Ak potrebujete informacie o dostupnosti tohto lieku vo svojej krajine, obratte sa na svoj prislusny
vnutrostatny organ.

Posledna aktualizacia tohto sihrnu: 03-2026
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