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Evrysdi (risdiplam)

Sammanfattning av Evrysdi och varfor det ar godkant inom EU

Vad ar Evrysdi och vad anvdnds det for?

Evrysdi ar ett lakemedel som anvands for att behandla patienter med spinal muskelatrofi av typ 5q
(SMA), en genetisk sjukdom som leder till férsvagade och fértvinade muskler, inraknat
lungmuskulaturen. Det ar avsett for patienter med SMA typ 1, typ 2 eller typ 3, eller patienter med
upp till fyra kopior av SMN2-genen.

SMA é&r sallsynt och Evrysdi klassificerades som sarldkemedel (ett lakemedel som anvands vid sallsynta
sjukdomar) den 26 februari 2019. Mer information om klassificeringen som sarlakemedel finns har:
ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3192145.

Evrysdi innehdller den aktiva substansen risdiplam.

Hur anvands Evrysdi?

Behandling med Evrysdi maste inledas av en lakare med erfarenhet av att behandla SMA. Liékemedlet
ar receptbelagt.

Evrysdi ska tas genom munnen en gang dagligen efter en maltid, vid ungefar samma tid varje dag. Om
patienten inte kan svalja kan Evrysdi ges via en sond genom ndsan eller huden till magsacken.

For mer information om hur du anvander Evrysdi, las bipacksedeln eller tala med lakare eller
apotekspersonal.

Hur verkar Evrysdi?

Patienter med SMA saknar ett protein som kallas dverlevhadsmotorneuron-protein (SMN-protein, av
“survival motor neuron”), som behodvs fér att motorneuronerna (nervcellerna i ryggmargen som styr
musklernas rorelser) ska fortsatta att fungera normalt. De tva generna, SMN1 och SMN2, &r
inblandade i produktionen av SMN-proteinet. Patienter med SMA saknar SMN1-genen men har en eller
flera kopior av SMN2-genen, som framst producerar ett kort SMN-protein som inte fungerar lika bra
som ett fullangdsprotein.

Den aktiva substansen i Evrysdi, risdiplam, ar en liten molekyl som gor att SMN2-genen kan producera
ett fullangdsprotein med normal funktion. Detta férvantas 6ka dverlevnaden hos motorneuroner och
darigenom minska de aktuella symtomen pa sjukdomen och sakta ner dess progression.
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Vilka fordelar med Evrysdi har visats i studierna?

Evrysdi har visat sig vara effektivt ndr det galler att forbattra motorisk funktion i tvd huvudstudier pa
patienter med SMA.

En studie som utférdes pd 41 spadbarn i dldern 2-7 manader med SMA typ 1 (den allvarligaste formen)
visade att 29 procent (12 av 41) av spadbarnen kunde sitta utan stéd i mer an fem sekunder efter
12 manaders behandling med Evrysdi. Tidigare observationer av spaddbarn med SMA visade att de aldrig
kunde sitta utan stod.

I en andra studie pa 180 patienter som var upp till 25 &r gamla och hade SMA typ 2 och typ 3 sags en
latt forbattring av den motoriska funktionen (enligt poangskalan MFM32) hos de patienter som
behandlades med Evrysdi, namligen en skillnad pd 1,6 poang jamfért med placebo (overksam
behandling) pd en 100-gradig podngskala efter 12 manaders behandling.

Data frn en kompletterande studie pa 18 nyfédda spadbarn som var upp till sex veckor gamla vid
behandlingens bérjan stéder anvandningen av Evrysdi hos spadbarn som diagnostiserats med SMA
men som &nnu inte uppvisar ndgra symtom. Totalt sex av de sju barn som fick Evrysdi i minst

12 manader uppnadde delmal (t.ex. att sitta utan stéd) som normalt inte kunde uppnds av
obehandlade barn med tva kopior av SMN2.

Vilka ar riskerna med Evrysdi?

En fullstandig forteckning éver biverkningar och restriktioner fér Evrysdi finns i bipacksedeln.

De vanligaste biverkningarna som orsakas av Evrysdi (kan férekomma hos fler an 1 av 10 anvandare)
ar feber, hudutslag, diarré och huvudvark.

Varfor ar Evrysdi godkadnt i EU?

Effekterna av Evrysdi pa@ utvecklingen av den motoriska funktionen hos patienter med SMA typ 1, 2
och 3 ansdgs relevanta, sarskilt med tanke p& sjukdomens svarighetsgrad. Hos barn med SMA typ 1,
den allvarligaste formen av sjukdomen, gér Evrysdi att spadbarn kan sitta utan stdéd i mer an fem
sekunder efter ett ars behandling, vilket de inte skulle ha klarat utan behandling.

Evrysdi ar ocksd gynnsamt hos patienter med senare debuterad SMA (typ 2 och 3), &ven om
effekterna pa dessa patienter &r mattliga. Biverkningarna med Evrysdi anses vara hanterbara.
Europeiska lakemedelsmyndigheten (EMA) fann darfor att fordelarna med Evrysdi &r storre @n riskerna
och att Evrysdi kan godkannas for forsaljning i EU.

Vad gors for att garantera saker och effektiv anvandning av Evrysdi?

Foretaget som marknadsfor Evrysdi kommer att lamna in data fran en |&ngtidsstudie om Idkemedlets
effekt pa patienter med upp till fyra kopior av SMN2-genen jamfoért med hur sjukdomen utvecklas hos
patienter som inte har behandlats med Evrysdi.

Rekommendationer och férsiktighetsatgarder som halso- och sjukvardspersonal och patienter ska
iaktta for saker och effektiv anvéndning av Evrysdi har tagits med i produktresumén och bipacksedeln.

Liksom for alla Idkemedel dvervakas de vetenskapliga uppgifterna for Evrysdi kontinuerligt.
Biverkningar som har rapporterats fér Evrysdi utvérderas noggrant och nédvandiga atgarder vidtas for
att skydda patienterna.
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Mer information om Evrysdi

Den 26 mars 2021 beviljades Evrysdi ett godkannande for férsaljning som galler i hela EU.

Mer information om Evrysdi finns pa EMA:s webbplats:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/evrysdi.

Denna sammanfattning uppdaterades senast 08-2023.
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