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Evrysdi (risdiplam)

Pregled zdravila Evrysdi in zakaj je odobreno v EU

Kaj je zdravilo Evrysdi in za kaj se uporablja?

Evrysdi je zdravilo, ki se uporablja za zdravljenje bolnikov s 5q spinalno misi¢no atrofijo (SMA),
tj. genetsko boleznijo, ki povzroca Sibkost in atrofijo misic, med drugim tudi dihalnih miSic. Namenjeno
je bolnikom s SMA tipa 1, tipa 2 ali tipa 3 in tistim, ki imajo do Stiri kopije gena, imenovanega SMN2.

Spinalna misi¢na atrofija (SMA) je redka bolezen, zato je bilo zdravilo Evrysdi 26. februarja 2019
dolocCeno kot ,zdravilo sirota® (zdravilo za zdravljenje redkih bolezni). Nadaljnje informacije glede
dolocitve zdravila sirote lahko najdete tukaj: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu3192145.

Zdravilo Evrysdi vsebuje ucinkovino risdiplam.

Kako se zdravilo Evrysdi uporablja?

Zdravljenje z zdravilom Evrysdi mora uvesti zdravnik, ki ima izkusnje z zdravljenjem SMA.
Predpisovanje in izdaja zdravila je le na recept.

Zdravilo Evrysdi se jemlje peroralno enkrat na dan po obroku, vsak dan ob priblizno istem Casu. Pri
bolnikih, ki ne morejo pozirati, se zdravilo Evrysdi lahko daje po cevki skozi nos ali koZzo do Zelodca.

Za vec informacij glede uporabe zdravila Evrysdi glejte navodilo za uporabo ali se posvetujte z
zdravnikom ali farmacevtom.

Kako zdravilo Evrysdi deluje?

Bolnikom s SMA primanjkuje beljakovine, imenovane ,beljakovina prezivetja motoricnega nevrona"
(SMN), ki je nujna za normalno delovanje motori¢nih nevronov (Zivcnih celic v hrbtenjaci, ki
nadzorujejo gibanje misic). V tvorbi beljakovine SMN sta udeleZzena dva gena, SMN1 in SMN2.
Bolnikom s SMA primanjkuje gena SMN1, imajo pa eno ali ve¢ kopij gena SMN2, zato se tvori
predvsem kratka beljakovina SMN, ki ne deluje enako dobro kot beljakovina s celotno dolzino.

Ucinkovina v zdravilu Evrysdi, risdiplam, je majhna molekula, ki genu SMN2 omogoca tvorbo
beljakovine s celotno dolzino, ki lahko deluje normalno. To naj bi povecalo prezivetje motori¢nih
nevronov in s tem zmanjsalo trenutne simptome bolezni in upocasnilo njeno napredovanije.
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Kaksne koristi zdravila Evrysdi so se pokazale v studijah?

IzboljSanje motori¢ne sposobnosti bolnikov s SMA ob zdravljenju z zdravilom Evrysdi so dokazali v dveh
glavnih studijah.

V prvi Studiji, opravljeni pri 41 dojenckih s SMA tipa 1 (najhujsi tip), starih od dva do sedem mesecev,
so ugotovili, da je lahko po 12 mesecih zdravljenja z zdravilom Evrysdi brez opore dlje kot 5 sekund
sedelo 29 % (12 od 41) dojenckov. Pri predhodnih opazovanjih niso mogli dojencki s SMA nikoli sedeti
brez opore.

V drugi Studiji s 180 bolniki s SMA tipa 2 in SMA tipa 3, starimi do 25 let, so pri bolnikih, zdravljenih z
zdravilom Evrysdi, ugotovili blago izboljSanje motori¢ne sposobnosti (merjeno z ocenjevalno lestvico
MFM 32): razlika v primerjavi s placebom (zdravilom brez ucinkovine) na lestvici s 100 to¢kami po

12 mesecih je znasala 1,6 tocke.

Podatki iz dodatne studije, v katero je bilo vklju¢enih 18 novorojenckov, ki so bili ob zacetku
zdravljenja stari najvec Sest tednov, podpirajo uporabo zdravila Evrysdi pri dojenckih z diagnozo SMA,
ki Se nimajo simptomov. Od sedmih otrok, ki so zdravilo Evrysdi prejemali vsaj 12 mesecev, jih je Sest
doseglo mejnike (npr. sedenje brez opore), ki jih nezdravljeni otroci z dvema kopijama gena SMN2
obi¢ajno ne bi mogli doseci.

Kaksna tveganja so povezana z zdravilom Evrysdi?

Za celoten seznam nezelenih ucinkov in omejitev pri uporabi zdravila Evrysdi glejte navodilo za
uporabo.

Najpogostejsi nezeleni ucinki zdravila Evrysdi (ki se lahko pojavijo pri vec kot 1 od 10 bolnikov) so
zvisana telesna temperatura, izpuscaj, driska in glavobol.

Zakaj je bilo zdravilo Evrysdi odobreno v EU?

Ucinki zdravila Evrysdi na razvoj motori¢ne sposobnosti pri bolnikih s SMA tipa 1, 2 ali 3 so se Steli za
pomembne, zlasti ob uposStevanju resnosti bolezni. Pri otrocih s SMA tipa 1, ki je najresnejSa oblika
bolezni, zdravilo Evrysdi dojenckom omogoca, da po letu zdravljenja sedijo brez opore dlje kot

5 sekund, Cesar ne bi zmogli brez zdravljenja.

Zdravilo Evrysdi je koristno tudi pri bolnikih s SMA, ki se zacne pozneje (tipa 2 in 3), vendar so ucinkih
pri teh bolnikih skromni. NeZeleni ucinki pri uporabi zdravila Evrysdi se Stejejo za obvladljive. Evropska
agencija za zdravila je zato zakljucila, da so koristi zdravila Evrysdi vecje od z njim povezanih tveganj
in da se lahko odobri za uporabo v EU.

Kateri ukrepi se izvajajo za zagotovitev varne in ucinkovite uporabe
zdravila Evrysdi?

Podjetje, ki trzi zdravilo Evrysdi, bo zagotovilo podatke iz dolgoro¢ne Studije ucinkov zdravila pri
bolnikih, ki imajo do stiri kopije gena SMN2, v primerjavi z napredovanjem bolezni pri bolnikih, ki niso
bili zdravljeni s tem zdravilom.

Priporocila in previdnostni ukrepi, ki jih morajo za varno in ucinkovito uporabo zdravila Evrysdi
upostevati zdravstveni delavci in bolniki, so vkljuceni v povzetek glavnih znadilnosti zdravila in navodilo
za uporabo.

Evrysdi (risdiplam)
EMA/344876/2023 stran 2/3



Tako kot za vsako zdravilo se tudi podatki o uporabi zdravila Evrysdi stalno spremljajo. Nezeleni ucinki,
o katerih so porocali pri zdravilu Evrysdi, se skrbno ovrednotijo in po potrebi se sprejmejo ukrepi za
zascito bolnikov.

Druge informacije o zdravilu Evrysdi

Za zdravilo Evrysdi je bilo 26. marca 2021 izdano dovoljenje za promet, veljavno po vsej EU.

Nadaljnje informacije za zdravilo Evrysdi so na voljo na spletni strani agencije:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/evrysdi.

Povzetek je bil nazadnje posodobljen 08-2023.
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