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Leidbeiningar um notkun a risdiplam (Evrysdi)

Inngangur

Spinal muscular atrophy (SMA) er taugahrérnunarsjukdoémur sem orsakast af stokkbreytingu i
litningi 59 i SMN1-geninu. Annad SMN2-gen sem stadsett er naleegt SMN1, stendur fyrir
litlum hluta af framleidslu SMN-proéteins.

Risdiplam er lyf sem breytir splaesingu & upprunalegu RNA-afriti (pre-mRNA) fyrir SMN2-
proteinid (survival motor neuron 2). Pad leidreéttir spleesingu SMN2 pannig ad utréd (exon) 7
er i auknum meeli tekin med i mMRNA afritid i stad pess ad fella hana ar pvi, sem leidir til
aukinnar myndunar virks og stodugs SMN-proteins.

Abending
Risdiplam er tlad til medferdar vid SMA hja sjuklingum 2 manada og eldri, med kliniska
greiningu & SMA af tegund 1, tegund 2 eda tegund 3 eda eitt til fjogur eintok af SMN2,

Eftirfarandi skilmerki parf ad uppfylla til ad hefja medferd med risdiplam:

- ad SMA-greiningin sé stadfest med genarannsokn og ad upplysingar liggi fyrir um
hvada stokkbreyting i SMNZ1-geninu er til stadar &samt pvi ad skrad sé fra hvada
foreldri stokkbreytingin erfdist. Skra skal fjolda SMN2 eintaka.

- ad sjuklingur og/eda forradamenn séu vel upplystir um hvernig arangur medferdar er
metinn og a hverju akvordun um pad hvort medferd sé framhaldid byggir.

- ad sjuklingur sé i eftirliti hja sérfreedingum i barnataugaleekningum vid Barnaspitala
Hringsins sem eru abyrgir fyrir medferd og eftirliti.

Risdiplam & ekki ad nota samhlida 6drum lyfjum vid SMA.

Risdiplam og nusinersen eru metin kliniskt jafngild og skal hagkvemari medferdarkosturinn
ad jafnadi valinn.

Sjuklingar med SMA gerd 1
Uppfylla parf eftirfarandi skilmerki &dur en medferd getur hafist:

- ad siofreedileg gildi pess ad innleida medferd séu skodud, p.e. ad medferd getur
framlengt pjaningar sjuklings. Umraeda fari fram med forradamdnnum og hun skrad i
sjukraskré sjuklings.

- ad sjuklingur hafi engin einkenni sjukdomsins vid einnar viku aldur eda eftir 38 vikna
medgongu.




- ad sjuklingur hafi surefnismettun >95% an éndunaradstodar (gildir einnig fyrir CPAP)
0g &n surefnisgjafar.
- ad sjuklingur haf a.m.k. tvo eintok af SMN2-geninu.

Skilmerki fyrir pvi ad heetta medferd:

- sjuklingi hrakar hvad vardar neringarastand og éndunarstarfsemi préatt fyrir medferd
sem stadid hefur yfir i 1 ar. Mat & dndunarstarfsemi fer fram med pvi ad skra tima i
ondunarvél a sélarhring &samt maelingu & hlutprystingi O2 og CO2 i bl6dgasi meelt an
auka surefnisgjafar.

- sjuklingur er hadur 6ndunarvél i meira en 16 kist. & dag i 21 dag i r6d an pess ad vera
samtimis med sykingu.

- ef sjuklingi hrakar pratt fyrir medferd skal tekin afstada til pess hvort medferd skuli
haldid &fram & sama hétt og vid upphaf medferdar, p.e. & 12 méanada fresti.

Sjuklingar med SMA gerd 2
Uppfylla parf eftirfarandi skilmerki adur en medferd getur hafist:
- ad sjuklingur sé ekki hadur éndunaradstod né sarefni til ad halda strefnismettun
>96%.
- ad sjuklingur sé¢ med a.m.k. 2 eintok af SMN2-geninu.
- ad sjuklingur sé yngri en 18 éara.
- fyrir sjuklinga med mjog litinn vodvastyrk parf ad meta sjukdémsstdédu og skré i
sjukraskré sjuklings fyrir upphaf medferdar.

Skilmerki fyrir pvi hvenar & ad meta arangur medferdar og taka afstodu til pess hvort
medferd er haldid afram eda ekki:
Eftir 1 ar fra upphafi medferdar skal meta arangur hennar og sidan arlega ef haldid er afram
med medferd.
Skilyrai fyrir aframhaldandi medferd er ad sjuklingi hafi ekki versnad i eftirfarandi mati:
- grofhreyfiproski metinn med Hammersmith Functional Motor Scale Expanded
(HFMSE).
- Ondunarstarfsemi metin med pvi ad skra tima i dndunarvél a dag asamt melingu a
hlutprystingi 02 og CO2 i bl6dgasi meelt an auka sdrefnisgjafar.

Sjuklingar med SMA gerd 3

Byggt & verkunarmata lyfsins mé etla ad ahrif lyfsins aukist med fjolda SMN2 eintaka og ad
medferdin hafi mest ahrif ef hin hefst snemma i sjukdémsferlinu. Einkenni sjukdémsins eru
svipud hja ungum bérnum med SMA gerd 2 og SMA gerd 3 og er pvi rétt i voldum tilfellum
ad medhondla bérn med SMA gerd 3, p.e. pau sem hafa einkenni fyrir 3 ara aldur (gerd 3a)
eftir somu skilmerkjum og fyrir sjuklinga med SMA gerd 2. Pad er mjog mikilvaegt ad
sjukddémsstada sé metin fyrir upphaf medferdar og skrad i sjukraskra sjuklings til ad mogulegt
sé ad meta arangur medferoar.

Frabendingar
Ofnaemi fyrir virka efninu eda einhverju hjalparefnanna.



Arangur
Sja kafla 5.1 i samantekt & eiginleikum lyfs i sérlyfjaskra.

Aukaverkanir
Hja sjuklingum med snemmkomid (infantile-onset) SMA voru algengustu aukaverkanir sem
saust i kliniskum rannséknum & Evrysdi hiti, Gtbrot og nidurgangur.

Hja sjuklingum med sidkomid (later onset) SMA voru algengustu aukaverkanir sem saust i
kliniskum rannséknum & Evrysdi hiti, hofudverkur, nidurgangur og Gtbrot.

Aukaverkanirnar sem taldar eru upp hér fyrir ofan gengu yfirleitt til baka pratt fyrir
aframhaldandi medferd hja sjuklingum med snemmkomid og sidkomid SMA.

Sja nanar kafla 4.8 i samantekt & eiginleikum lyfs i sérlyfjaskra.

Skammtar og lyfjagjof

Radlagour skammtur af Evrysdi reedst af aldri og likamspyngd.

Evrysdi er tekid inn einu sinni & dag eftir maltid, & u.p.b. sama tima & hverjum degi.
2 manada til <2 ara 0,20 mg/kg

>2 ara (<20 kg) 0,25 mg/kg

>2 ara (>20 kg) 5 mg

Umsdknarferli

S6tt er um heimild til ad nota lyfid til lyfjanefndar Landspitala. | umsokninni skal koma fram
aldur sjuklings, sjukdémar, fernismat og sjukdoémsstada, asamt upplysingum um fyrri
medferd.

Uppfylli sjuklingur skilyrdi pessara leidbeininga er heimild veitt til eins ars i fyrsta skipti en
sidan i 2 &r ad undangengnu arangursmati.

Hofundur og dbyrgdarmadur
Brynja Kristin Pérarinsdéttir, sérfreedingur i taugaleekningum barna.

Leidbeiningarnar voru samdar i mars 2022 og verda endurskodadar eigi sidar en ad premur
arum lionum en fyrr ef asteeda pykir til.

Heimildir

Sérlyfjaskra
https://www.serlyfjaskra.is/ShowResult.aspx?d=1&p=1&n=0&i=1&t=1&a=0&at=0&m=0&q
=Risdiplam

Janusinfo
https://janusinfo.se/download/18.6094712f17e9eaaed209ef6a/1643718207348/Evrysdi-
Spinraza-och-Zolgensma-220201.pdf
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