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Spinraza (nusinersen)
Sammanfattning pa klart och tydligt sprak av Spinraza och varfor det ar
godkant inom EU

Vad ar Spinraza och vad anvands det for?

Spinraza ar ett ldkemedel som anvands for att behandla spinal muskelatrofi av typ 5q (SMA), en
genetisk sjukdom som leder till forsvagade och fortvinade muskler, inraknat lungmuskulaturen.
Sjukdomen &r forknippad med en defekt p& kromosom 5q och symtomen startar vanligtvis strax efter
fodelsen.

SMA é&r sallsynt och Spinraza klassificerades som sarlakemedel (ett [dkemedel som anvdnds vid
sallsynta sjukdomar) den 2 april 2012. Mer information om klassificeringen som sarlakemedel finns pa
EMA:s webbplats.

Spinraza innehaller den aktiva substansen nusinersen.
Hur anvdnds Spinraza?

Spinraza ar receptbelagt och behandling ska inledas av en Idkare med erfarenhet av att behandla SMA.

Lakemedlet finns som en injektionsvatska, 16sning. Det ges genom intratekal injektion (i nedre delen
av ryggen, direkt i ryggraden) av en lakare eller sjukskéterska med vana av att utféra detta
forfarande. Patienterna kan behéva vara sederade (fa ett lakemedel som lugnar dem) innan de far
Spinraza.

Spinraza ska ges s snart som méjligt efter att patienten har diagnostiserats med SMA. Behandlingen
ska fortsatta sa ldnge patienten har nytta av den.

F6r mer information om hur du anvander Spinraza, las bipacksedeln eller tala med ldkare eller
apotekspersonal.

Hur verkar Spinraza?

Patienter med SMA saknar 6verlevnadsmotorneuron-proteinet (SMN-protein, av “survival motor
neuron”), som behdvs fér att motorneuroner (nervceller i ryggmargen som styr musklernas rorelser)
ska dverleva och fungera normalt. SMN-proteinet produceras av tva gener, SMN1 och SMN2. Patienter
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med SMA saknar SMN1-genen men har SMN2-genen, som framst producerar ett kort SMN-protein som
inte fungerar lika bra som ett fulldngdsprotein.

Spinraza ar en syntetisk antisens-oligonukleotid (ett slags genetiskt material) som goér att SMN2-genen
kan producera fullaingdsprotein som férmar fungera normalt. Detta ersétter det saknade proteinet,
vilket gor att symtomen pa sjukdomen lindras.

Vilka fordelar med Spinraza har visats i studierna?

En huvudstudie pa 121 spadbarn (med en genomsnittlig 8lder p& 7 manader) med SMA visade att
Spinraza &r effektivt nér det galler att férbéttra rorelseférmagan jamfort med placebo (overksam
injektion).

Efter ett ars behandling uppvisade 51 procent av spadbarnen som fick Spinraza (37 av 73) framsteg i
fraga om huvudets rérelsekontroll, att rulla, sitta, krypa, std och g&, medan ingen liknande utveckling
sags hos nagot av spadbarnen som fick placebo. De flesta spadbarn som behandlades med Spinraza
Overlevde dessutom langre och behdvde andningshjalp senare @n de som fick placebo.

En annan studie bedémde Spinrazas effekt hos barn vars SMA var mindre allvarlig och som fatt
diagnosen i ett senare skede (i genomsnitt i 3-arsaldern). Efter 15 manaders behandling uppvisade
57 procent av barnen som fick Spinraza forbattrad rérelseférmaga, jamfért med 26 procent av barnen
som fick placebo.

De studier som utférts for att utvardera Spinraza beskrivs narmare i ldkemedl|ets utredningsrapporter.
Vilka ar biverkningarna och restriktionerna for Spinraza?

En fullsténdig forteckning 6ver biverkningar och restriktioner for Spinraza finns i bipacksedeln.

De vanligaste biverkningarna som orsakas av Spinraza (kan férekomma hos fler an 1 av 10
anvandare) ar huvudvark, ryggsmarta och krakningar. Man tror att dessa biverkningar orsakas av
injektionerna i ryggraden som kravs for att ge lakemedlet. Hos spadbarn kunde vissa biverkningar inte
bedémas, eftersom de inte kunde formedla dem.

Varfor ar Spinraza godkant i EU?

I sin bedémning slog Europeiska lakemedelsmyndigheten (EMA) fast att sjukdomen ar mycket allvarlig
och att effektiva behandlingar omedelbart maste sattas in.

Spinraza har visat sig leda till kliniskt betydelsefulla forbattringar hos smabarn med SMA i olika
svarighetsgrader. Aven om lakemedlet inte testades pa patienter med de allvarligaste och lindrigaste
formerna av SMA, forvantas det vara av liknande nytta for dessa patienter.

Biverkningarna ansags hanterbara och de flesta av dem &r férknippade med hur ldkemedlet ges.
EMA fann darfor att fordelarna med Spinraza ar stérre an riskerna och rekommenderade att Spinraza

skulle godkannas for forsaljning i EU.

Vad gors for att garantera sdker och effektiv anviandning av Spinraza?

Foretaget som marknadsfér Spinraza kommer att slutféra och I&mna in resultaten av en pdgaende

studie om lakemedlets langsiktiga sdkerhet och effekt hos patienter som &nnu inte uppvisar symtom
o

pa SMA.
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Rekommendationer och forsiktighetsdtgarder som halso- och sjukvardspersonal och patienter ska
iaktta for sdker och effektiv anvdndning av Spinraza har ocksa tagits med i produktresumén och
bipacksedeln.

Liksom for alla lakemedel 6vervakas de vetenskapliga uppgifterna for Spinraza kontinuerligt.
Misstankta biverkningar som har rapporterats for Spinraza utvdrderas noggrant och nédvandiga
dtgarder vidtas for att skydda patienterna.

Mer information om Spinraza

Den 30 maj 2017 beviljades Spinraza ett godkannande for forsaljning som galler i hela EU.

Mer information om Spinraza, inklusive bipacksedeln och utredningsprotokollet, finns pd EMA:s
webbplats: ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/spinraza.

Fér information om tillgdngen till detta lakemedel i ditt land, kontakta din nationella behériga
myndighet.

Denna sammanfattning uppdaterades senast 03-2026.
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