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SGhrn spravy EPAR pre verejnost

Spinraza
nusinersen

Tento dokument je sihrn Eurépskej verejnej hodnotiacej spravy (EPAR) o lieku Spinraza. Vysvetluje,
akym spdsobom agentira vyhodnotila liek s cielom odporudit jeho povolenie na uvedenie na trh v EU
a podmienky jeho pouzivania. U¢elom tohto dokumentu nie je poskytndt praktické rady o tom, ako
pouzivat liek Spinraza.

Ak pacienti potrebuju praktické informacie o pouzivani lieku Spinraza, najdu ich v pisomnej informacii
pre pouzivatela alebo sa mdzu obratit na svojho oSetrujdceho lekara, resp. lekarnika.

Co je liek Spinraza a na ¢o sa pouziva?

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

KedZe je pocet pacientov so SMA nizky, ochorenie sa povazuje za zriedkavé, a preto bol liek Spinraza
2. aprila 2012 oznaceny za liek na ojedinelé ochorenia.

Liek Spinraza obsahuje ucinnu latku nusinersen.
Ako sa liek Spinraza pouziva?

Vydaj lieku Spinraza je viazany na lekarsky predpis a na lie¢bu mé zacat lekar, ktory méa skusenosti
s lieCbou SMA.

Liek je dostupny vo forme injekéného roztoku v liekovkach s objemom 12 mg. Vo forme intratekalnej
injekcie (do dolnej Casti chrbta, priamo do miechy) ho podava lekar alebo zdravotna sestra so
skisenostami s vykonavanim tohto zakroku. Pred podanim lieku Spinraza mozno bude potrebné
vykonat u pacienta sedéaciu (podat liek na ukludnenie).
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Odporucana davka je 12 mg (jedna liekovka), ktora sa poda ¢o najskor po diagnostikovani SMA

u pacienta. Po prvej davke maju nasledovat dalsie 3 davky po 2, 4 a 9 tyzdfoch a nasledne jedna
davka kazdé 4 mesiace. Lie¢ba ma pokracovat dovtedy, kym je pre pacienta prinosom. Viac informacii
sa nachadza v pisomnej informacii pre pouzivatela.
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Ako liek Spinraza acinkuje?

Pacienti s SMA maju nedostatok proteinu nazyvaného survival motor neuron (SMN), ktory je
nevyhnutny na prezivanie a normalne fungovanie motorickych neurénov (nervovych buniek miechy,
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) umoznujuci génu
SMN2 vytvarat protein v plnej dizke, ktory je schopny normélne fungovat. Tento protein nahradi
chybajlci protein, ¢im zmierni priznaky ochorenia.

Aké prinosy lieku Spinraza boli preukazané v studiach?

Na zéklade 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 chodzi, kym u deti, ktoré dostavali placebo,
sa ziadny podobny progres nepozoroval. Vacésina deti dojciat liecenych liekom Spinraza navyse zila
dihSie a potrebovala podporu dychania neskér ako deti, ktoré dostavali placebo.

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

Akeé rizika sa spajaju s pouzivanim lieku Spinraza?

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

Zoznam vsetkych vedlajsich uc¢inkov pozorovanych pri pouzivani lieku Spinraza a zoznam vetkych
obmedzeni sa nachadza v pisomnej informacii pre pouzivatela.

Preco bol liek Spinraza povoleny?

Eurdépska agentudra pre lieky vo svojom hodnoteni uznala zavazny charakter ochorenia a bezodkladnu
potrebu Ucinnej liecby.

Preukazalo sa, Ze liek Spinraza vedie ku klinicky vyznamnym zlepSeniam u malych deti s réznymi
stupfiami zédvaznosti ochorenia. Hoci liek nebol skisany u pacientov s najzavaznej$ou 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 sposobom
podania lieku.
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Agentira preto rozhodla, Ze prinosy lieku Spinraza su vacsie ako rizika spojené s jeho pouzivanim, a
preto odporudila udelit povolenie na jeho pouzivanie v EU.
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Aké opatrenia sa prijimaja na bezpecné a Gucinné pouzivanie lieku Spinraza?

Spoloénost, ktora uvadza liek Spinraza na trh, dokonéi prebiehajlce Stidie o dlhodobej bezpeénosti a
ucinnosti lieku u pacientov, ktori vykazuju priznaky SMA, a u pacientov, ktori doposial' nevykazuju
priznaky.

Na bezpecné a ucinné pouzivanie lieku Spinraza boli do stihrnu charakteristickych vlastnosti lieku
a pisomnej informécie pre pouZzivatela zahrnuté aj odporucania a opatrenia, ktoré maja zdravotnicki
pracovnici a pacienti dodrziavat.

Dalsie informacie o lieku Spinraza

Dria 30. maja 2017 Eurdpska komisia vydala povolenie na uvedenie lieku Spinraza na trh platné v celej
Eurdpskej unii.

Uplné znenie spravy EPAR o lieku Spinraza je uvedené na webovej stranke agentdry:
ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports. Ak potrebujete
dalsie informacie o lie¢be liekom Spinraza, preditajte si pisomnu informaciu pre pouzivatela (sucast
spravy EPAR) alebo sa obratte na svojho oSetrujlceho lekara, resp. lekarnika.

Suhrn stanoviska Vyboru pre lieky na ojedinelé ochorenia k lieku Spinraza je uvedeny na webovej
stranke agentury: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.

Posledné& aktualizacia tohto sGhrnu: 11-2017
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/004312/human_med_002119.jsp&amp;mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2012/04/human_orphan_001045.jsp&amp;mid=WC0b01ac058001d12b
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