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СТАРТ ПРИЕМА СПИНРАЗЫ 
КАК ВОСПОЛЬЗОВАТЬСЯ СЛУЖБАМИ ПОДДЕРЖКИ БИОГЕН 

 
 

Пожалуйста, ознакомьтесь с полной Инструкцией по применению и изучите важную 
информацию по безопасности 
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Инструкции для пациентов или их родителей/опекунов 

Как воспользоваться программой поддержки SMA360º™ 

1. Заполните регистрационную форму 
Сначала прочтите Информацию о согласии на обратной стороне данного листа. 
Затем заполните верхнюю часть регистрационной формы: 

 Поставьте свою подпись, имя и фамилию в разделе A регистрационной формы, если вы 
подтверждаете «Согласие на передачу медицинских данных». 

 Поставьте галочку в разделе B, если вы согласны подписаться на автоматические рекламные звонки 
и СМС. 

- Отметьте пункт «Согласен получать сообщения» рядом с вашим номером телефона, чтобы 
получать важные текстовые сообщения от компании Биоген. 

 Не забудьте вписать свой адрес электронной почты в разделе C регистрационной формы 
- Получив ваш адрес электронной почты, мы сможем высылать вам самую последнюю 

информацию. 

 Попросите регистратуру вашего лечащего врача (ЛВ) сделать копии вашего страхового полиса и 
аптечной карточки при ее наличии (с лицевой и обратной стороны). Ваш ЛВ должен заполнить 
соответствующий раздел регистрационной формы и выслать ее вместе с копией страхового полиса (полисов) 
в компанию Биоген по факсу 1-888-538-9781. 

2. Познакомьтесь с вашей командой Спинраза 
После получения регистрационной формы по факсу, пациент, получающий лечение, будет включен 

в программу поддержки SMA360° компании Биоген. 

 Программа SMA360° предлагает помощь в преодолении немедицинских проблем с доступом к 
препарату. Такая помощь включает логистическую поддержку, предоставление информации о продукте, 
анализ страховых выплат, а также финансовую поддержку. См. полный список предложений в рамках 
программы SMA360° на SPINRAZA.com/support 

 Вам позвонит ваш семейный менеджер доступа (СМД) или координатор поддержки СМА. На связи 
с вами будет преданная команда Спинраза, готовая помочь вам и вашей семье на протяжении всего лечения. 
Вам помогут пройти весь процесс шаг за шагом, включая личную встречу с СМД. Эта встреча не обязательна и 
может состояться там, где вы выберете. 

 Ваш СМД расскажет об организации лечения, предоставит информацию о центре, где оно будет 
проходить, и, при необходимости,  познакомит вас с центром, где будет вводиться первая доза Спинразы. 

- Если на вашем телефоне включен определитель номера, вы будете получать звонки с номера 1-919 
или с номера, который определяется как «неизвестный». Если сотрудники Биоген звонят вам с 
домашнего телефона, их звонки могут определяться как «неизвестный» по соображениям 
конфиденциальности 

Вы также можете связаться с координаторами поддержки СМА по номеру 1-844-4SPINRAZA (1-844-477-
4672), с понедельника по пятницу с 8.30 до 20.00 (по североамериканскому восточному времени). 

3. В назначенный день приезжайте в центр, где вы будете получать лечение Спинразой  
 

ПОКАЗАНИЯ К ПРИМЕНЕНИЮ 
Спинраза используется по назначению врача для лечения спинальной мышечной атрофии (СМА) у 

детей и взрослых. 

ВАЖНАЯ ИНФОРМАЦИЯ О БЕЗОПАСНОСТИ 
Повышенный риск кровотечений наблюдался после введения сходных препаратов. Ваш лечащий 

врач должен провести анализ крови до начала лечения, а также перед каждым следующим введением 
Спинразы, чтобы отслеживать ранние признаки этих потенциальных осложнений. В случае непредвиденных 
кровотечений немедленно обращайтесь к врачу. 

Пожалуйста, изучите дополнительную важную информацию о безопасности на следующей 
странице. 

Посетите сайт SPINRAZA.com, чтобы получить больше информации о Спинразе. 
 
 

                                                           
 Программа SMA360° компании Биоген доступна только для тех, кому Спинразу назначил врач. Программа SMA360° доступна только в США 
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Информация о согласии для пациентов или их родителей/опекунов 
 
Пожалуйста, прочтите текст ниже. Если вы подтверждаете данные Согласия, подпишите и поставьте 

дату в соответствующих разделах регистрационной формы. 
 

Согласие на передачу медицинских данных службе поддержки пациентов и 
Согласие на маркетинговые и прочие коммуникации 

 
Согласие на передачу медицинских данных службе поддержки пациентов 
Подписывая данное Согласие, я разрешаю моему/моего ребенка ЛВ, медицинской страховой 

компании и поставщикам лекарств («медицинским организациям») предоставлять компании Биоген и ее 
партнерам (далее совместно именуемыми «Биоген»)  информацию о медицинском состоянии меня/моего 
ребенка, лечении и медицинском страховании для того, чтобы компания Биоген: 

1) обеспечивала меня/моего ребенка поддержкой (а также соответствующей информацией и 
материалами) по любым продуктам компании Биоген, включая, помимо прочего: онлайн-поддержку, 
финансовую поддержку, обеспечение соответствия и продолжения терапии, а также другую поддержку, 
связанную с лечением, 

2) проводила анализ данных, маркетинговые исследования и другие мероприятия внутри компании, 
3) присылала мне информацию о продуктах, услугах и программах компании Биоген, а также по 

другим актуальным темам для маркетинговых, образовательных и прочих целей,  
4) собирала объединенные деидентифицированные данные для исследований и публикации.  
Я понимаю, что после раскрытия моей/моего ребенка медицинской информации компании Биоген, 

она больше не подлежит защите федеральными законами о конфиденциальности. Тем не менее, Биоген 
обязуется защищать мою/моего ребенка медицинскую информацию, используя и раскрывая ее только для 
целей, перечисленных в настоящем Согласии, либо по требованию закона. Я понимаю, что мой/моего 
ребенка поставщик лекарств может получать вознаграждение от Биоген в обмен на медицинскую 
информацию и/или за любые услуги по поддержке лечения, оказанные мне/моему ребенку. 

 
Маркетинговые и прочие коммуникации 
Я разрешаю компании Биоген связываться со мной по почте, электронной почте, факсу, телефону и 

СМС для маркетинговых целей, либо другими способами предоставлять мне информацию о продуктах, 
услугах и программах компании Биоген, либо по другим актуальным темам, а также проводить 
маркетинговые исследования и задавать мне вопросы о моем /моего ребенка опыте или мнении касательно 
вышеперечисленного. Я понимаю и соглашаюсь, что любая предоставленная мной информация может быть 
использована компанией Биоген для развития новых продуктов, услуг и программ. Биоген при этом не будет 
продавать или передавать ваши личные данные третьим лицам для маркетинговых целей без вашего 
официального разрешения. 

Я понимаю, что могу отказаться подписывать данное Согласие. Я также понимаю, что мое/моего 
ребенка лечение (включая лечение с помощью продукта Биоген), оплата за лечение, медицинское 
страхование или возможность получать страховые выплаты не зависят от моего согласия подписывать данный 
документ. Но если я не подпишу или позднее отзову его, я/мой ребенок не смогут получать услуги Биоген по 
поддержке лечения. 

Я могу отозвать данное Согласие в любое время, отправив письменный запрос по адресу: Biogen, 5000 
Davis Drive, PO Box 13919, Research Triangle Park, NC, 27709, либо онлайн: biogen.com/privacy. Отзыв данного 
Согласия будет означать прекращение моего согласия на дальнейшую передачу моей медицинской 
информации компании Биоген моими медицинскими организациями после получения ими моего отказа, но 
не повлияет на уже совершенные факты передачи информации. 

Отказ от данного согласия не повлияет на мои возможности получать лечение, оплату за лечение и 
медицинскую страховку.  

Данное Согласие подписано сроком на десять (10) лет, либо на более короткий срок по требованию 
соответствующих законов, начиная с даты подписания, указанной рядом с моей подписью, если оно не будет 
отозвано ранее, согласно описанной выше процедуре. Я понимаю, что имею право получить копию данного 
документа. 

Чтобы подтвердить ваше Согласие, подпишите раздел А регистрационной формы. 
Пожалуйста, пишите разборчиво. 
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Подписка на автоматические рекламные звонки и СМС 
Я также согласен получать автоматические предварительно записанные рекламные звонки и СМС от 

компании Биоген и связанных с ней компаний на указанный мной телефонный номер (номера). Я понимаю, 
что мое согласие не является условием покупки или получения каких-либо продуктов или услуг компании 
Биоген. Я понимаю, что могу отозвать данное согласие и выбрать вариант не получать автоматические 
рекламные звонки и СМС от компании Биоген. Для этого необходимо отправить письменный запрос по 
адресу, указанному выше, или сделать это с помощью сайта biogen.com/privacy. 

 
Чтобы подтвердить ваше Согласие, поставьте галочку в разделе B регистрационной формы. 
 

ВАЖНАЯ ИНФОРМАЦИЯ О БЕЗОПАСНОСТИ (ПРОДОЛЖЕНИЕ) 
 
Повышенный риск повреждения почек, включая потенциально летальное острое воспаление почек, 

наблюдался после введения сходных препаратов. Ваш лечащий врач должен проводить анализ мочи до 
начала приема препарата и перед каждой дозой Спинразы, чтобы отслеживать ранние признаки этих 
потенциальных осложнений. 

 
Наиболее распространенные побочные эффекты Спинразы включают инфекции верхних и нижних 

дыхательных путей, полное или частичное спадение легкого или доли легкого, запор, головные боли, боли в 
спине и постпункционный синдром. Это не все возможные побочные эффекты Спинразы. Позвоните вашему 
лечащему врачу, чтобы получить консультацию касательно побочных эффектов. Вы можете сообщить о 
побочных эффектах в FDA (Управление по санитарному надзору за качеством пищевых продуктов и 
медикаментов) по номеру 1-800-FDA-1088. 

 
Данная информация не может заменить разговор с вашим лечащим врачом. 
 
Пожалуйста, изучите полную Инструкцию к препарату и изучите дополнительную информацию о 

безопасности. 
 
Посетите сайт SPINRAZA.com, чтобы получить больше информации о Спинразе. 
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РЕГИСТРАЦИОННАЯ ФОРМА Тел.: 1-844-4SPINRAZA (1-844- 477-4672) Факс: 1-888-538-9781 
 

 СОГЛАСИЕ НА ПЕРЕДАЧУ МЕДИЦИНСКИХ ДАННЫХ СЛУЖБЕ 
ПОДДЕРЖКИ ПАЦИЕНТОВ И НА МАРКЕТИНГОВЫЕ/ПРОЧИЕ 
КОММУНИКАЦИИ 

  ИНФОРМАЦИЯ О ПАЦИЕНТЕ 
  

 

 

 Имя  Фамилия 
 Я прочитал Согласие на передачу медицинских данных службе поддержки 

пациентов и на маркетинговые/прочие коммуникации и согласен с его условиями 
      

Пол женский Пол мужской  Дата рождения 

А      КОНТАКТНАЯ ИНФОРМАЦИЯ 
 Подпись пациента или родителя/опекуна (для 

пациентов младше 18 лет) 
 Дата  С  

Адрес электронной почты 
              

 Кроме того, я согласен на передачу моей медицинской информации следующему 
лицу (лицам) (опционально): 

     Предпочти-
тельный 
номер 

 Согласен 
получать 
сообщения Домашний телефон 

         Предпочти-
тельный 
номер 

 Согласен 
получать 
сообщения  Имя (разборчиво)  Кем приходится   Мобильный телефона  

       

 ПОДПИСКА НА АВТОМАТИЧЕСКИЕ РЕКЛАМНЫЕ ЗВОНКИ И СМС   Удобное время для звонка  Утро  День  Вечер 

 
B 

 Я прочитал и понял условия Подписки на автоматические 
рекламные звонки и СМС и настоящим подтверждаю 
свое согласие на то, что Биоген будет отправлять мне 
информацию этими способами (опционально). 

   
Адрес 
     
Город  Штат  Индекс 

 Подписи/информация, необходимая для получения услуг Биоген    Мой основной язык – испанский 
 

ИНФОРМАЦИЮ НИЖЕ ДОЛЖЕН ЗАПОЛНИТЬ ВАШ ЛЕЧАЩИЙ ВРАЧ ДЛЯ ТОГО, ЧТОБЫ ПОЛУЧАТЬ УСЛУГИ КОМПАНИИ БИОГЕН 
 

Данная форма не является медицинским назначением. Пожалуйста, 
заполните форму и отправьте по факсу напрямую в Биоген. 

      

ИНФОРМАЦИЯ О ВРАЧЕ, НАЗНАЧАЮЩЕМ ЛЕЧЕНИЕ  УЧРЕЖДЕНИЕ/МЕСТО ОКАЗАНИЯ ПОМОЩИ/УСЛУГ 
    Пожалуйста, заполните этот раздел, если он отличается от 

информации о враче, назначающем лечение. 
Имя  Фамилия   Отметьте галочкой, если вам нужна помощь в подборе 

учреждения/места оказания помощи/услуг. 
   
Адрес  Название учреждения 

       
Город  Штат  Индекс  Адрес 

         
Телефон  Эл. почта  Город  Штат  Индекс 

         
Номер идентификатора  Номер лицензии  ИНН  Контактное лицо  Контактный телефон 

     
Медицинское учреждение  Номер факса  Идентификатор 

Лечение/введение лекарства будет производиться в этом учреждении?  Код места оказания помощи/услуг 
 ДА  НЕТ      Кабинет врача (11)   Амбулаторная поликлиника (19) 
          

Есть ли возможность заменить пребывание в 
стационаре амбулаторным наблюдением?  
                 Да            Нет 

Если нет, пожалуйста, заполните раздел «Учреждение/место оказания 
помощи/услуг» 

  Стационар (21)  
          

Каковы требования к процедуре? (например, анестезия, наркоз и т.п.)   Амбулаторное наблюдение в стационаре (например, инфузия, 
краткосрочное пребывание, операционный блок) (22) 

   Амбулаторный 
хирургический центр (24)   Прочее  

                

Какой врач будет проводить лечение?  ИНФОРМАЦИЯ О МЕДИЦИНСКОЙ СТРАХОВКЕ* 
    Основной диагноз: ICD-10 G12.0, G12.1, G12.8, или G12.9 
Имя  Фамилия  Дата проявления симптомов:  
    

   

   
Специализация  Контактное лицо в регистратуре  Основная страховка:  Договор страхования № 

       
Контактный телефон регистратуры  Номер факса регистратуры  Страховая группа №  Тел. страховой компании 
Предпочтительный способ связи  Телефон  Эл. почта  Факс     
Удобное время связи  Утро  День    Имя застрахованного лица  Фамилия застрахованного лица 
             

ПЛАН ВВЕДЕНИЯ ПРЕПАРАТА   
Пожалуйста, укажите все подробности по плану дозировки (например, кол-
во насыщающих и поддерживающих доз). 

 Дополнительная страховка  Договор/группа № 

  *Пожалуйста, не забудьте 
отправить по факсу лицевую и 
тыльную сторону страхового 
полиса/полисов вместе с данной 
регистрационной формой 

           

Даты насыщающих доз  Медикейд/государственный 
плательщик  

       
1я доза  2я доза  3я доза  4я доза  

     

ДОВЕРЕННОСТЬ ОТ ВРАЧА, НАЗНАЧАЮЩЕГО ЛЕЧЕНИЕ 
       

 Я доверяю компании Биоген быть  агентом от имени моего пациента, 
уполномоченным передать его/ее страховой компании информацию, 
указанную в данной регистрационной форме. 

          

Даты поддерживающих доз (если есть)  

    
     

Я буду проводить лечение или руководить лечением согласно принятому 
решению. 

Следующая по плану поддерживающая доза  Предыдущая поддерживающая доза     

    
Особые указания   Подпись врача, назначающего лечение  Дата 

   Использование факсимиле не допускается.   
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Инструкции для лечащего врача 
 
Чтобы помочь вашим пациентам зарегистрироваться в программе SMA360º™, выполните 

следующие действия: 

1. Обсудите преимущества и риски лечения. Затем попросите пациента или родителя/опекуна 
прочитать Информацию о согласии и заполнить указанные разделы в Регистрационной форме Спинраза. 

2. Заполните раздел для лечащего врача в Регистрационной форме. 

3. Сделайте копию обеих сторон страхового полиса пациента и аптечной карточки, при наличии. 

4. Выдайте на руки пациенту или родителю/опекуну Инструкции и Информацию о согласии. 
 
Все разделы Регистрационной формы должны быть заполнены. Частично заполненная форма может 

быть причиной задержки доступа к услугам Биоген. 
 

Направьте копию страхового полиса пациента (лицевая и тыльная стороны) вместе с 
заполненной регистрационной формой по факсу 1-888-538-9781. 

 
С вами свяжется Менеджер Биоген по работе с редкими заболеваниями и ответит на ваши вопросы. 
 

С пациентом или родителями/опекунами свяжется Семейный менеджер (СМД) или 
Координатор поддержки СМА и поможет им с организационными вопросами. 

 
Биоген серьезно относится к конфиденциальности информации. Пациенты, подписавшие согласие, 

получат следующие преимущества: 

 Ускоренная регистрация в программе поддержки SMA360° от Биоген, включая помощь с 
организацией лечения, страховкой, и финансовую помощь 

 Предоставление компании Биоген информации о статусе вашего назначения в случае, если 
понадобится поддержка 

 
Регистрационная форма не является назначением врача и не обязательна для начала лечения. Для 

назначения лекарства, используйте вашу стандартную процедуру. Есть вопросы? Свяжитесь с вашим 
Менеджером Биоген по работе с редкими заболеваниями по тел. 1-844-477-4672. 

 
 

ПОКАЗАНИЯ К ПРИМЕНЕНИЮ 
Спинраза используется для лечения спинальной мышечной атрофии (СМА) у детей и взрослых. 
 

ВАЖНАЯ ИНФОРМАЦИЯ О БЕЗОПАСНОСТИ 
Нарушения свертываемости крови и тромбоцитопения, включая острую тяжелую тромбоцитопению, 

наблюдались после введения некоторых антисмысловых олигонуклеотидов. Возможен повышенный риск 
осложнений в виде кровотечения. Проводите анализы уровня тромбоцитов и свертываемости до начала 
лечения, перед каждым введением Спинразы, а также по клинической необходимости. 

В клинических испытаниях у 11% пациентов с нормальными или повышенными уровнями 
тромбоцитов, получавших лечение Спинразой, уровень тромбоцитов оказался ниже нормы, в то время как 
среди плацебо-пациентов такого понижения не наблюдалось. Ни у одного из пациентов уровень тромбоцитов 
не понижался меньше 50,000 на мкл, и ни у одного пациента не наблюдалось устойчивое снижение уровня 
тромбоцитов, несмотря на продолжительный прием препарата. 

 

Пожалуйста, изучите дополнительную важную информацию о безопасности на следующей 
странице. 

 
Посетите сайт SPINRAZA-hcp.com, чтобы получить больше информации о Спинразе. 

                                                           
 Программа SMA360° компании Биоген доступна только для тех, кому Спинразу назначил врач. Программа SMA360° доступна только в США. 
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ПОКАЗАНИЯ К ПРИМЕНЕНИЮ 
Спинраза используется для лечения спинальной мышечной атрофии (СМА) у детей и взрослых. 
 
ВАЖНАЯ ИНФОРМАЦИЯ О БЕЗОПАСНОСТИ 
Нарушения свертываемости крови и тромбоцитопения, включая острую тяжелую тромбоцитопению, 

наблюдались после введения некоторых антисмысловых олигонуклеотидов. Возможен повышенный риск 
осложнений в виде кровотечения. Проводите анализы уровня тромбоцитов и свертываемости до начала 
лечения, перед каждым введением Спинразы, а также по клинической необходимости. 

В клинических испытаниях у 11% пациентов с нормальными или повышенными уровнями 
тромбоцитов, получавших лечение Спинразой, уровень тромбоцитов оказался ниже нормы, в то время как 
среди плацебо-пациентов такого понижения не наблюдалось. Ни у одного из пациентов уровень тромбоцитов 
не понижался меньше 50,000 на мкл, и ни у одного пациента не наблюдалось устойчивое снижение уровня 
тромбоцитов, несмотря на продолжительный прием препарата. 

 
Нефротоксичность, включая потенциально летальный гломерулонефрит, наблюдался после введения 

некоторых антисмысловых олигонуклеотидов.  
Спинраза обнаруживается в почках и выводится ими. В клиническом испытании у 33% пациентов, 

получавших Спинразу, был повышен белок в моче, в то время как в группе плацебо эта доля составила 20%. В 
группе пациентов с более поздним стартом СМА повышенный белок в моче наблюдался у 69%. 

В испытаниях Спинразы не наблюдалось повышений уровней креатинина в сыворотке или цистатина 
С. Проводите разовый количественный анализ белка в моче (предпочтительно на образце первой утренней 
мочи) до начала лечения и перед каждой дозой Спинразы. Если концентрация белка в моче будет больше 0,2 
г/л, рассмотрите возможность повторного анализа и дальнейшего наблюдения. 

У одного младенца, получавшего Спинразу, наблюдалась тяжелая гипонатриемия, и ему 
потребовалось дополнительное потребление соли в течение 14 месяцев. 

У некоторых пациентов, получавших Спинразу, отмечались случаи сыпи. 
Согласно наблюдениям в контролируемых исследованиях, Спинраза может быть причиной 

замедления роста при введении младенцам. 
 
Наиболее распространенные нежелательные эффекты в контролируемом исследовании, которые 

наблюдались у более чем 20% пациентов, получавших Спинразу, и на 5 и более процентов чаще, чем в 
контрольной группе, включали: инфекции верхних дыхательных путей (39% и 34% соответственно), инфекции 
нижних дыхательных путей (43% и 29%) и запор (30% и 22%). Серьезный нежелательный эффект в виде 
ателектаза наблюдался чаще у пациентов, получавших Спинразу (14%), чем в контрольной группе (5%). 
Поскольку в контролируемом исследовании участвовали младенцы, нежелательные эффекты, которые могли 
бы описываться вербально, не оценивались в данном исследовании. В открытых исследованиях наиболее 
распространенные нежелательные явления у пациентов с более поздним стартом заболевания включали 
головные боли (50%), боли в спине (41%), а также постпункционный синдром (41%). 

 

Пожалуйста, изучите полную Инструкцию к препарату для получения дополнительной 
информации о безопасности. 

 

Посетите сайт SPINRAZA-hcp.com, чтобы получить больше информации о 
Спинразе.  

 

По любым другим вопросам связывайтесь с вашим Менеджером 
Биоген по работе с редкими заболеваниями по тел. 1-844-4SPINRAZA (1-
844-477-4672). 
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ВЫДЕРЖКИ ИЗ ИНСТРУКЦИИ ПО ПРИМЕНЕНИЮ 
 
Данные выдержки не включают всю информацию, необходимую для безопасного и эффективного 

приема Спинразы. Изучите полную инструкцию по применению Спинразы. 
 
Спинраза (нузинерсен), раствор для инъекций, для интратекального введения 
 
Впервые одобрен в США в 2016 г. 
 
ПОКАЗАНИЯ К ПРИМЕНЕНИЮ 
Спинраза – это антисмысловой олигонуклеотид, воздействующий на ген выживаемости 

мотонейронов-2 (SMN2), предназначенный для лечения спинальной мышечной атрофии (СМА) у детей и 
взрослых (1) 

 
ДОЗИРОВКА И ВВЕДЕНИЕ 
Спинраза вводится интратекально (2.1) 
Информация о дозировке (2.1) 

 Рекомендуемая дозировка составляет 12 мг (5 мл) на одно введение 

 Начните лечение Спинразой с 4 насыщающих доз; первые три насыщающие дозы вводятся с 
интервалом 14 дней; 4я насыщающая доза вводится через 30 дней после 3ей дозы; далее вводятся 
поддерживающие дозы по одной каждые 4 месяца 

 
Важные инструкции по подготовке и введению (2.2) 

 Перед введением дайте препарату нагреться до комнатной температуры 

 Вводите не позднее чем через 4 часа после извлечения из ампулы 

 Перед введением удалите 5 мл спинномозговой жидкости 

 Вводите интратекальной болюсной инъекцией в течение от 1 до 3 минут 
 
Лабораторные анализы и наблюдение в целях безопасности (2.3) 

 Проводите анализы уровня тромбоцитов, свертываемости крови и разовый количественный анализ 
уровня белка в моче до начала лечения и перед введением каждой новой дозы 

 
ФОРМА ВЫПУСКА И КОНЦЕНТРАЦИЯ 
Раствор для инъекций: 12 мг/5 мл (2,4 мг/мл) в ампуле на одну дозу (3) 
 
ПРОТИВОПОКАЗАНИЯ 
Отсутствуют 
 
ПРЕДУПРЕЖДЕНИЯ И МЕРЫ ПРЕДОСТОРОЖНОСТИ 

 Тромбоцитопения и нарушения свертываемости: Повышенный риск кровотечений; необходимы 
анализы до начала лечения и перед каждой дозой (5.1, 2.3) 

 Нефротоксичность: Разовый количественный анализ белка в моче необходим до начала лечения и 
перед каждой дозой (5.2, 2.3) 

 
НЕЖЕЛАТЕЛЬНЫЕ РЕАКЦИИ 
Наиболее распространенные нежелательные реакции, которые наблюдались у более чем 20% 

пациентов, получавших Спинразу, и на 5 и более процентов чаще, чем в контрольной группе, включали: 
инфекции нижних дыхательных путей, инфекции верхних дыхательных путей и запор (6.1) 

 
Для того чтобы сообщить о своих ПОДОЗРЕНИЯХ НА НЕЖЕЛАТЕЛЬНЫЕ РЕАКЦИИ, свяжитесь с 

компанией Биоген по телефону 1- 800-456-2255 или c FDA (Управление по санитарному надзору за 
качеством пищевых продуктов и медикаментов), тел. 1-800-FDA-1088 или www.fda.gov/medwatch. 

 
Также см. пункт 17, «Информирование пациентов» 
 

Обновлено: декабрь 2016 г. 

http://www.fda.gov/medwatch
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ПОЛНАЯ ИНСТРУКЦИЯ ПО ПРИМЕНЕНИЮ: СОДЕРЖАНИЕ 
 
1 ПОКАЗАНИЯ К ПРИМЕНЕНИЮ 
2 ДОЗИРОВКА И ВВЕДЕНИЕ 

2.1 Информация о дозировке 
2.2 Важные инструкции по введению 
2.3 Лабораторные анализы и наблюдение в целях безопасности 

3 ФОРМА ВЫПУСКА И КОНЦЕНТРАЦИЯ 
4 ПРОТИВОПОКАЗАНИЯ 
5 ПРЕДУПРЕЖДЕНИЯ И МЕРЫ ПРЕДОСТОРОЖНОСТИ 

5.1 Тромбоцитопения и нарушения свертываемости крови 
5.2 Нефротоксичность 

6 НЕЖЕЛАТЕЛЬНЫЕ РЕАКЦИИ 
6.1 Опыт клинических исследований 
6.2 Иммуногенность 

8 ИСПОЛЬЗОВАНИЕ У РАЗЛИЧНЫХ ГРУПП ПАЦИЕНТОВ 
8.1 Беременность 
8.2 Кормление грудью 
8.4 Использование для детей 
8.5 Использование для пожилых пациентов 

11 ОПИСАНИЕ 
12 КЛИНИЧЕСКАЯ ФАРМАКОЛОГИЯ 

12.1 Механизм действия 
12.2 Фармакодинамика 
12.3 Фармакокинетика 

13 НЕКЛИНИЧЕСКАЯ ТОКСИКОЛОГИЯ 
13.1 Канцерогенез, мутагенез, нарушение способности к зачатию 

14 КЛИНИЧЕСКИЕ ИССЛЕДОВАНИЯ 
14.1 Клиническое испытание у пациентов со стартом СМА в младенческом возрасте 

16 ФОРМА ПОСТАВКИ/УСЛОВИЯ ХРАНЕНИЯ И ТРАНСПОРТИРОВКИ 
16.1 Форма поставки 
16.2 Условия хранения и транспортировки 

17 ИНФОРМИРОВАНИЕ ПАЦИЕНТОВ 
 

  

                                                           
 Разделы или подразделы, не включенные в полную инструкцию по применению, не перечислены. 
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ПОЛНАЯ ИНСТРУКЦИЯ ПО ПРИМЕНЕНИЮ 
 

1 ПОКАЗАНИЯ К ПРИМЕНЕНИЮ 
Спинраза используется для лечения спинальной мышечной атрофии (СМА) у детей и взрослых. 
 

2 ДОЗИРОВКА И ВВЕДЕНИЕ 
2.1 Информация о дозировке 
Спинраза вводится интратекально медиком, имеющим опыт проведения люмбальной пункции, или 

под его контролем. 
 
Рекомендуемая дозировка 
Рекомендуемая дозировка составляет 12 мг (5 мл) на одно введение.  
Начните лечение Спинразой с 4 насыщающих доз. Первые три насыщающие дозы вводятся с 

интервалом 14 дней. 4я насыщающая доза вводится через 30 дней после 3ей дозы. Далее вводятся 
поддерживающие дозы по одной каждые 4 месяца. 

 
Пропущенная доза 
Если насыщающая доза была задержана или пропущена, введите Спинразу как можно скорее, с 

интервалом между дозами как минимум 14 дней, и продолжайте дозировку согласно назначению. Если 
задержана или пропущена поддерживающая доза, введите Спинразу как можно скорее и продолжайте 
введение доз каждые 4 месяца. 

 

2.2 Важные инструкции по подготовке и введению 
Спинраза предназначена исключительно для интратекального введения. 
Готовьте и используйте Спинразу согласно нижеописанной схеме с использованием асептического 

метода. Каждая ампула рассчитана только на одну дозу. 
Подготовка 

 Храните Спинразу в оригинальной картонной коробке в холодильнике до использования. 

 Дайте Спинразе нагреться до комнатной температуры (25⁰С/77⁰F) перед введением. Не 
используйте дополнительные источники тепла. 

 Проверьте ампулу Спинразы на наличие твердых примесей и изменения цвета перед введением. 
Не вводите Спинразу, если заметны видимые частицы, либо если жидкость в ампуле изменила 
цвет.  

 Наберите 12 мг (5 мл) Спинразы из ампулы (1 ампула на 1 дозу) в шприц.  Остатки содержимого 
ампулы слейте. 

 Вводите Спинразу не позднее чем через 4 часа после извлечения из ампулы. 
 
Введение 

 Рассмотрите возможность наркоза в зависимости от клинического состояния пациента. 

 Рассмотрите возможность использования ультразвука или других методов визуализации для 
контроля интратекального введения Спинразы, в особенности пациентам младшего возраста. 

 Перед введением препарата удалите 5 мл спинномозговой жидкости. 

 Вводите Спинразу интратекальной болюсной инъекцией в течение от 1 до 3 минут с 
использованием иглы для спинальной анестезии [См. «Дозировка и введение» (2.1)]. Не вводите 
Спинразу через области кожи с признаками инфекции или воспаления. 

 
2.3 Лабораторные анализы и наблюдение в целях безопасности 
Проводите нижеперечисленные анализы до начала лечения и перед введением каждой дозы 

Спинразы, а также по клинической необходимости [см. «Предупреждения и меры предосторожности» (5.1, 
5.2)]: 

 Уровень тромбоцитов 

 Протромбиновое время; время образования и активности тромбопластина 

 Разовый количественный анализ белка в моче  
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3 ФОРМА ВЫПУСКА И КОНЦЕНТРАЦИЯ 
Раствор для инъекций: 12 мг/5 мл (2,4 мг/мл) нузинерсена в виде прозрачной бесцветной жидкости в 

ампуле на одну дозу. 
 

4 ПРОТИВОПОКАЗАНИЯ 
Отсутствуют 
 

5 ПРЕДУПРЕЖДЕНИЯ И МЕРЫ ПРЕДОСТОРОЖНОСТИ 
5.1 Тромбоцитопения и нарушения свертываемости 
Нарушения свертываемости и тромбоцитопения, включая острую тяжелую тромбоцитопению, 

наблюдались после введения некоторых антисмысловых олигонуклеотидов.  
В клинических испытаниях у 6 из 56 (11%) пациентов с нормальными или повышенными уровнями 

тромбоцитов, получавших лечение Спинразой, уровень тромбоцитов оказался ниже нормы, в то время как 
среди 28 плацебо-пациентов такого понижения не наблюдалось.  

Ни у одного из пациентов в данном исследовании уровень тромбоцитов не падал ниже 50,000 на мкл, 
и ни у одного пациента не наблюдалось устойчивое снижение уровня тромбоцитов, несмотря на 
продолжительный прием препарата. 

В связи с риском тромбоцитопении и нарушений свертываемости на фоне приема Спинразы, 
возможен повышенный риск осложнений в виде кровотечения.  

Проводите анализы уровня тромбоцитов и свертываемости до начала лечения, перед каждым 
введением Спинразы, а также по клинической необходимости. 

 

5.2 Нефротоксичность 
Нефротоксичность, включая потенциально летальный гломерулонефрит, наблюдалась после введения 

некоторых антисмысловых олигонуклеотидов.  
Спинраза обнаруживается в почках и выводится ими [см. «Клиническая фармакология» (12.3)]. В 

клиническом испытании (средний срок приема препарата – 7 месяцев) у 17 из 51 (33%) пациентов, 
получавших Спинразу, был повышен белок в моче, в то время как в группе плацебо таких пациентов было 5 из 
25 (20%). В группе пациентов с более поздним стартом СМА (средний срок приема препарата – 34 месяца) 
белок в моче был повышен у 36 из 52 (69%). В данных испытаниях не наблюдалось повышений уровней 
креатинина в сыворотке или цистатина С. Проводите разовый количественный анализ белка в моче 
(предпочтительно на образце первой утренней мочи) до начала лечения и перед каждой дозой Спинразы. 
Если концентрация белка в моче будет больше 0,2 г/л, рассмотрите возможность повторного анализа и 
дальнейшего наблюдения. 

 

6 НЕЖЕЛАТЕЛЬНЫЕ РЕАКЦИИ 
В других разделах данной инструкции подробно описаны следующие серьезные нежелательные 

реакции: 

 Тромбоцитопения и нарушения свертываемости [см. «Предупреждения и меры 
предосторожности» (5.1)] 

 Нефротоксичность [см. «Предупреждения и меры предосторожности» (5.2)] 
 

6.1 Опыт клинических исследований 
Поскольку клинические испытания проводятся при очень разных условиях, частоту нежелательных 

реакций в клинических испытаниях Спинразы нельзя напрямую сравнивать с частотой таких реакций в 
клинических испытаниях других препаратов, а также с их частотой на практике. 

Нижеизложенные данные описывают лечение Спинразой 173 пациентов (50% мужского пола, 82% 
европеоидной расы), из которых 120 получали препарат 6 месяцев и более, а 83 – в течение 1 года и более. 
Безопасность препарата была исследована на младенцах с клиническими проявлениями СМА в возрасте от 1 
до 8 месяцев на момент начала исследования; в плацебо-контролируемом испытании (n=80 в Спинраза-
группе, n=41 в контрольной группе); в открытых исследованиях на младенцах до появления симптомов и с 
симптомами СМА (n=37), а также в открытых исследованиях на пациентах с более поздним стартом 
заболевания (n=56, возраст от 2 до 15 лет на момент начала исследования). 

В плацебо-контролируемом исследовании на младенцах с симптомами заболевания, 41 пациент 
получал препарат как минимум 6 месяцев и 19 пациентов получали препарат как минимум 12 месяцев. В 
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плацебо-контролируемом исследовании признаки заболевания до начала лечения были примерно сходными 
у пациентов, получавших Спинразу и в плацебо-группе, за исключением того, что в Спинраза-группе была 
выше доля пациентов с парадоксальным дыханием (абдоминальный парадокс), чем в плацебо-группе (89% и 
66% соответственно), пневмонией или другими респираторными симптомами (35% и 22%), трудностями с 
глотанием или кормлением (51% и 29%) и необходимостью респираторной поддержки (26% и 15%). 

В плацебо-контролируемом исследовании наиболее распространенными нежелательными 
реакциями, которые наблюдались у 20 и более процентов пациентов, получавших Спинразу, и на 5 и более 
процентов чаще, чем в контрольной группе, стали инфекции нижних дыхательных путей, инфекции верхних 
дыхательных путей и запор. Серьезная нежелательная реакция в виде ателектаза наблюдалась у пациентов, 
получавших Спинразу, чаще (14%), чем в контрольной группе (5%). Поскольку в контролируемом 
исследовании участвовали младенцы, нежелательные эффекты, которые могли бы описываться вербально, 
не оценивались в данном исследовании. 

 
Таблица 1. Нежелательные реакции в плацебо-контролируемом исследовании у младенцев с 

клиническими проявлениями СМА у более чем 5% (включительно) пациентов, 
получавших Спинразу, наблюдавшиеся на более чем 5% чаще или как минимум в 2 
раза чаще, чем в контрольной группе 

 

Нежелательные реакции 
Спинраза 12 мг1 

N=80 
% 

Плацебо-группа (контрольная) 
N=41 

% 

Инфекции нижних дыхательных путей2 43 29 

Инфекции верхних дыхательных путей3 39 34 

Запор 30 22 

Прорезывание зубов 14 7 

Застойные явления в верхних дыхательных путях 6 2 

Аспирации 5 2 

Ушные инфекции 5 2 

Сколиоз 5 2 

 
1 Четыре насыщающие дозы с последующим введением доз 12 мг (5 мл) каждые 4 месяца 
2 Включая пневмонию, бронхиолит, вирусную пневмонию, РСВ-бронхиолит, инфекции нижних дыхательных путей, бактериальную 

пневмонию, бронхит, вирусный бронхит, пневмонию при моракселла, пневмонию при парагриппозной инфекции, вирусные инфекции нижних 
дыхательных путей, легочные инфекции, гриппозную пневмонию, псевдомонадную пневмонию, РСВ-пневмонию 

3 Включая инфекции верхних дыхательных путей, назофарингит, ринит, фарингит и трахеит 

 
 
В открытом клиническом исследовании у младенцев с клиническими проявлениями СМА, у одного 

младенца, получавшего Спинразу, наблюдалась тяжелая гипонатриемия, и ему потребовалось 
дополнительное потребление соли в течение 14 месяцев. 

У некоторых пациентов, получавших Спинразу, отмечались случаи сыпи. У одного пациента через 8 
месяцев после начала лечения Спинразой появились безболезненные красные пятна на предплечьях, ногах и 
ступнях, которые держались в течение 8 недель. Затем в течение 4 недель пятна изъязвились и 
зарубцевались, и через несколько месяцев состояние кожи вернулось в норму. У второго пациента через 10 
месяцев после начала лечения Спинразой появились красные пятна на щеке и ладони, которые исчезли через 
3 месяца. Оба пациента продолжили прием Спинразы, а сыпь прошла сама по себе. 

Наблюдения в контролируемых исследованиях показывают, что Спинраза может быть причиной 
замедления роста при введении младенцам. Неизвестно, может ли прекращение приема препарата привести 
к компенсации этого замедления. 

В открытых исследованиях на пациентах с более поздним стартом заболевания наиболее 
распространенные нежелательные явления включали головные боли (50%), боли в спине (41%), а также 
постпункционный синдром (41%). Большая часть этих явлений наблюдалась в течение 5 дней после 
люмбальной пункции. Прочие нежелательные явления у этих пациентов были такими же, как и в 
контролируемом исследовании. 
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6.2 Иммуногенность 
Иммунный ответ на нузинерсен определялся у 126 пациентов путем проверки образцов плазмы на 

антитела к препарату до и после начала лечения. У пяти (4%) пациентов лечение привело к появлению 
антител к препарату. У троих из этих пациентов данное состояние было транзиторным, а у двоих 
рассматривалось как персистентное. На данный момент недостаточно данных, чтобы оценить влияние 
антител к препарату на клинический ответ, нежелательные явления или фармакокинетику нузинерсена. 

Обнаружение формирования антител очень зависит от чувствительности и специфики образца для 
анализов. Кроме того, на зафиксированную частоту встречаемости антител в образце (включая 
нейтрализующие антитела) могут влиять различные факторы, такие как метод взятия образца, хранение 
образца, время взятия образца, сопутствующее лечение и сопутствующее заболевание. По 
вышеперечисленным причинам, сравнение частоты встречаемости антител к Спинразе в вышеописанных 
исследованиях с частотой встречаемости антител в других исследованиях или к другим препаратам может 
быть недостоверным. 

 

8 ИСПОЛЬЗОВАНИЕ У РАЗЛИЧНЫХ ГРУПП ПАЦИЕНТОВ 
8.1 Беременность 
Обзор рисков 
Достаточные данные о рисках нарушений развития плода при приеме Спинразы беременными 

женщинами отсутствуют. В исследованиях на животных, где нузинерсен вводился в виде подкожной 
инъекции беременным мышам и кроликам, никаких нежелательных эффектов для развития эмбриона и 
плода не наблюдалось (см. «Данные»). 

В целом по США, фоновый риск серьезных врожденных пороков развития и невынашивания  в 
клинически диагностированных беременностях составляет от 2 до 4% и от 15 до 20% соответственно. 
Фоновый риск серьезных врожденных пороков развития и невынашивания для данной группы неизвестен. 

 
Данные 
Данные по животным 
Когда нузинерсен (0, 3, 10, или 25 мг/кг) вводился через день подкожно самкам и самцам мышей до и 

во время периода спаривания и продолжал вводиться женским особям в течение органогенеза, никаких 
нежелательных эффектов для развития эмбриона и плода не наблюдалось. Подкожное введение нузинерсена 
через день (0, 6, 12,6, или 25 мг/кг) беременным самкам кролика в период органогенеза не привело к 
появлению признаков токсичности для развития эмбриона и плода. 

 

8.2 Кормление грудью 
Обзор рисков 
Данные о проникновении нузинерсена в человеческое молоко, по влиянию препарата на ребенка при 

кормлении грудью или на выработку молока отсутствуют. Необходимо рассматривать преимущества грудного 
вскармливания для развития и здоровья ребенка, а также клиническую потребность матери в Спинразе и 
любые потенциальные нежелательные эффекты для грудного ребенка от Спинразы или от основного 
заболевания матери. 

 

8.4 Использование для детей 
Безопасность и эффективность Спинразы для детей в возрасте от рождения до 17 лет были 

подтверждены [см. «Клинические исследования» (14.1)] 
Токсичность для детенышей животных 
В исследовании токсичности для детенышей обезьян при интратекальном введении нузинерсена 

(дозами по 0, 0,3, 1, или 3 мг в течение 14 недель; и  дозами по 0, 0,3, 1, или 4 мг в течение 53 недель), 
наблюдались гистопатологии головного мозга (вакуолизация нейронов и некроз/продукты распада клеток в 
гиппокампе) при средней и высокой дозировке, а также острый транзиторный дефицит рефлексов нижних 
сегментов спинного мозга при высокой дозировке в обоих исследованиях. Кроме того, возможные 
нейроповеденческие нарушения наблюдались в тестах на обучаемость и память у обезьян, получавших 
высокие дозы препарата в течение 53 недель. Доза, не вызвавшая никаких нейрогистопатологий у обезьян 
(0,3 мг) примерно соответствует дозе, которую человек получает в год, с учетом корректировки по объему 
спинномозговой жидкости у разных видов. 
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8.5 Использование для пожилых пациентов 
СМА преимущественно является болезнью детей и молодых людей, поэтому опыт приема Спинразы 

пожилыми пациентами отсутствует. 
 

11 ОПИСАНИЕ 
Спинраза содержит нузинерсен, представляющий собой антисмысловой олигонуклеотид, в котором 

2’-гидрокси группы в кольцах рибофуранозила заменены группами 2’-O-2-метоксиэтил, а фосфатные связи 
заменены фосфоротиоатными связями. Нузинерсен связывается со специфической интронной 
последовательностью в экзоне 7 транскрипта SMN2. Структурная формула препарата: 

 
Спинраза поставляется в виде стерильной бесцветной жидкости без консервантов для 

интратекального введения в стеклянной ампуле на одну дозу. В 1 мл раствора содержится 2,4 мг нузинерсена 
(эквивалентно 2,53 мг натриевой соли нузинерсена). В 1 мл препарата также содержится кальций хлористый 
двуводный (0,21 мг), гексагидрат хлорида магния (0,16 мг), хлористый калий (0,22 мг), хлористый натрий 
(8,77мг), натрия фосфат двузамещенный безводный (0,10 мг), натрия фосфат однозамещенный безводный 
(0,05 мг), а также вода для инъекций. Препарат может содержать соляную кислоту или гидроксид натрия для 
выравнивания уровня pH. Уровень pH составляет ~7,2. 

Молекулярная формула Спинразы: C234H323N61O128P17S17Na17. Молекулярный вес –  7501,0 дальтонов. 
 

12 КЛИНИЧЕСКАЯ ФАРМАКОЛОГИЯ 
12.1 Механизм действия 
Спинраза – антисмысловой олигонуклеотид (АСО), разработанный для лечения СМА, вызванной 

мутациями в хромосоме 5q, приводящими к дефициту белка SMN. В образцах in vitro и исследованиях на 
трансгенных животных моделях СМА Спинраза продемонстрировала способность увеличивать включение 
экзона 7 в транскрипты матричной РНК (мРНК) SMN2 и выработку полноразмерного SMN-белка. 

 

12.2 Фармакодинамика 
Образцы тканей, взятые при патологоанатомическом вскрытии пациентов (n=3) показали более 

высокий уровень мРНА SMN2, содержащей экзон 7, в грудном сегменте спинного мозга, по сравнению с 
младенцами, не получавшими препарат. 

 
Кардиоэлектрофизиология 
Из 121 пациента со спинальной мышечной атрофией, получавших Спинразу или плацебо-процедуру, у 

5% пациентов, получавших Спинразу, наблюдались показатели интервала QT с корректировкой Fridericia 
(QTcF) >500 мс и отклонения от базовых показателей >60 мс. По сравнению с контрольной группой, у 
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пациентов, получавших Спинразу, не наблюдалось повышения частоты сердечных нежелательных реакций, 
связанных с задержкой реполяризации желудочков. 

 

12.3 Фармакокинетика 
Всасывание 
Интратекальное введение Спинразы в спинномозговую жидкость (СМЖ) позволяет нузинерсену 

распространяться из СМЖ в намеченные ткани центральной нервной системы (ЦНС). После интратекального 
введения остаточные концентрации нузинерсена в плазме были относительно низкими по сравнению с 
остаточными концентрациями в СМЖ. Медианные значения времени достижения максимальной 
концентрации препарата в плазме составляли от 1,7 до 6,0 часов. Средняя концентрация препарата в плазме 
и площадь под кривой (AUC) увеличивались примерно пропорционально дозам вплоть до дозы 12 мг. 

 
Распределение 
Данные патологоанатомических вскрытий пациентов (n=3) показали, что при интратекальном 

введении Спинраза распределяется по ЦНС и периферическим тканям, таким как скелетные мышцы, печень и 
почки. 

 
Выведение 
Метаболизм 
Нузинерсен метаболизируется через гидролиз экзонуклеазы (3’- и 5’) и не является питательной 

средой, ингибитором или стимулятором цитохромов P450. 
 
Экскреция 
Средний конечный период полувыведения оценивается в 135-177 дней в СМЖ и от 63 до 87 дней в 

плазме. Основной путь выведения нузинерсена и его метаболитов с укороченными цепочками – выведение с 
мочой. Через 24 часа в моче обнаруживалось только 0,5% введенной дозы. 

 

13 НЕКЛИНИЧЕСКАЯ ТОКСИКОЛОГИЯ 
13.1 Канцерогенез, мутагенез, нарушение способности к зачатию 
Канцерогенез 
Долгосрочные исследования на животных для оценки потенциального канцерогенеза нузинерсена не 

проводились. 
 
Мутагенез 
Нузинерсен не показал признаков генотоксичности в образцах in vitro (хромосомные аберрации и тест 

Эймса в клетках ЯКХ) и in vivo (микроядерный тест на мышах). 
 
Нарушение способности к зачатию 
Когда нузинерсен (0, 3, 10, или 25 мг/кг) вводился подкожно мышам через день до периода 

спаривания и во время него и продолжал вводиться самкам в течение органогенеза, никаких нежелательных 
эффектов для фертильности самцов или самок не наблюдалось. 

 

14 КЛИНИЧЕСКИЕ ИССЛЕДОВАНИЯ 
Эффективность Спинразы была продемонстрирована в двойном слепом плацебо-контролируемом 

клиническом исследовании на пациентах младенческого возраста со СМА с клиническими проявлениями. 
Эффективность Спинразы также подтвердили открытые клинические исследования на группах пациентов со 
СМА до клинических симптомов, а также с клиническими проявлениями. 

 

14.1 Клиническое испытание на пациентах со стартом СМА в младенческом возрасте 
Данное исследование было многоцентровым, рандомизированным, двойным слепым и 

контролируемым плацебо-процедурой. В нем приняли участие 121 пациент с клиническими проявлениями 
СМА (диагноз СМА подтвержден, старт симптомов до возраста 6 месяцев) в возрасте ≤ 7 месяцев на момент 
первого введения препарата. Пациенты были рандомизированы в соотношении 2:1 для введения Спинразы 
или получения плацебо-инъекции. 

Плановый промежуточный анализ эффективности был проведен для пациентов, которые умерли, 
прекратили лечение или получали лечение в течение как минимум 183 дней. Из 82 пациентов, включенных в 
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промежуточный анализ, 44% были мужского и 56% - женского пола. Возраст на начало терапии составлял от 
30 до 262 дней (в среднем 181). 87% пациентов были европеоидной расы, 2% - негроидной, и 4% - 
монголоидной (азиатской). Длительность лечения составила от 6 до 442 дней (в среднем 261 день). Основные 
демографические характеристики у Спинраза-группы и контрольной группы были сходными, за исключением 
возраста первого приема препарата (средний возраст соответственно составил 175 и 206 дней). Спинраза-
группа и контрольная группа были сбалансированы по признакам гестационного возраста, веса при 
рождении, длительности заболевания и количества копий гена SMN2 (2 копии у 98% пациентов в обеих 
группах). Средняя длительность заболевания составляла 14 недель. Группы несколько различались по 
возрасту первого проявления симптомов: у 88% пациентов в Спинраза-группе и 77% в контрольной группе 
первые симптомы появились в течение первых 12 недель жизни. 

Главный ожидаемый результат, который оценивался в промежуточном анализе, - это доля 
положительного ответа на лечение: количество пациентов, улучшивших двигательные показатели по  Разделу 
2 Младенческого неврологического теста Хаммерсмита (HINE). Оценивались семь различных областей 
двигательного развития, с максимальным баллом от 2 до 4 за каждую, и общим максимальным количеством 
баллов 26. Пациентом, ответившим на лечение, считался пациент с улучшением как минимум на 2 балла (или 
получивший максимальные 4 балла) за способность пинать ногами (вместе с улучшением по как минимум 2 
другим показателям), или как минимум на 1 балл в таких навыках как контроль головы, способность 
переворачиваться, сидеть, ползать, стоять или ходить (вместе с улучшением по как минимум одному другому 
показателю). Для того чтобы считаться пациентом, ответившим на лечение, пациентам необходимо было 
продемонстрировать улучшение по большему количеству показателей, чем ухудшение. Из 82 пациентов в 
промежуточном анализе, бóльшая доля пациентов (статистически значимо) положительно ответила на 
лечение в части двигательных навыков, чем в контрольной группе (см. Таблицу 2). На Рисунке 1 показано 
распределение чистого изменения общего количества баллов за двигательные навыки согласно Разделу 2 
теста HINE. 

 
Хотя промежуточный анализ не включал корректировку проблемы множественных сравнений по этой 

шкале, в исследовании также оценивались достижения по шкале CHOP-INTEND (Тест нейромышечных 
заболеваний детской больницы Филадельфии), который оценивает двигательные навыки пациентов со 
стартом СМА в младенческом возрасте. Результаты тестов CHOP-INTEND показаны в Таблице 2. 

 
Таблица 2. Развитие двигательных навыков и результаты CHOP-INTEND 
 

Ожидаемый результат 
Пациенты, получавшие Спинразу 

(n=52)1 
Пациенты, подвергавшиеся 
плацебо-процедуре (n=30)1 

Двигательный навык (HINE раздел 2) 

Освоены двигательные навыки 21 (40%) 
p<0.0001 

0 (0%) 
 

Улучшения по шкале CHOP-INTEND 2 

Как минимум на 4 балла 33 (63%) 1 (3%) 

Ухудшения по шкале CHOP-INTEND 2 

Как минимум на 4 балла 2 (4%) 12 (40%) 

 
1 Анализ включал всех живых пациентов с возможностью оценки как минимум на протяжении 6 месяцев (183 дней), а также всех пациентов, 

которые умерли или прекратили участие в исследовании на момент промежуточного анализа. 
2 В промежуточном анализе не проводилась корректировка проблемы множественных сравнений. 
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Рисунок 1. Чистое изменение по сравнению с базовыми показателями по двигательным функциям 
(HINE) при промежуточной оценке, доля пациентов* 

 
*Для пациентов, оставшихся в живых и продолжающих принимать участие в исследование, изменение суммы баллов по 

двигательным функциям вычислялось на конец дня 183, дня 302 и дня 394. 

 
Результаты плацебо-контролируемого испытания на пациентах со стартом клинических проявлений 

СМА в младенческом возрасте также подтвердились в открытых неконтролируемых испытаниях на пациентах 
с клиническими проявлениями СМА в возрасте от 30 дней до 15 лет на момент первого введения препарата, а 
также на пациентах со СМА до появления симптомов в возрасте от 8 до 42 дней на момент первого введения. 
У пациентов в этих исследованиях была или должна была развиться СМА 1, 2 или 3 типа. Некоторые пациенты 
приобрели двигательные навыки, такие как способность сидеть без поддержки, стоять или ходить при том, 
что без лечения это было маловероятно, а также остались в живых и достигли возраста, достижение которого 
было маловероятно с учетом их количества копий гена SMN2.  

Общие выводы контролируемых испытаний на пациентах со стартом СМА в младенческом возрасте и 
открытых неконтролируемых испытаний подтверждают эффективность Спинразы для различных типов СМА, а 
также преимущества раннего начала лечения Спинразой. 

 

16 ФОРМА ПОСТАВКИ/УСЛОВИЯ ХРАНЕНИЯ И ТРАНСПОРТИРОВКИ 
16.1 Форма поставки 
Раствор для инъекций Спинраза представляет собой стерильную прозрачную бесцветную жидкость и 

поставляется в концентрации  12 мг/5 мл (2,4 мг/мл) в стеклянной ампуле на одну дозу без консервантов. Код 
NDC: 64406-058-01. 

 

16.2 Условия хранения и транспортировки 
Хранить в холодильнике при температуре от 2°C до 8°C (36°F до 46°F) в оригинальной коробке для 

защиты от света. Не замораживать. 
Спинразу необходимо хранить в защищенном от света месте в оригинальной коробке до момента 

введения. Если нет возможности хранить в холодильнике, Спинразу можно хранить в оригинальной коробке, 
защищенной от света, при температуре 30°C (86°F) и ниже в течение 14-ти дневного срока. 

До введения, неоткрытые ампулы Спинразы можно вынимать из холодильника и возвращать туда по 
необходимости. После извлечения из оригинальной коробки общее суммарное время вне холодильника не 
должно превышать 30 часов при температуре не выше 25°C (77°F). 

 

17 ИНФОРМИРОВАНИЕ ПАЦИЕНТОВ 
Тромбоцитопения и нарушения свертываемости 
Проинформируйте пациентов и родителей/опекунов о том, что Спинраза может быть причиной 

повышенного риска кровотечений. Проинформируйте пациентов и родителей/опекунов о том, что важно 
сделать лабораторные анализы крови до начала терапии и перед каждым новым введением препарата для 
отслеживания рисков кровотечения. Проинструктируйте пациентов и родителей/опекунов о том, что 
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необходимо обратиться за медицинской помощью в случае непредвиденного кровотечения [см. 
«Предупреждения и меры предосторожности» (5.1)] 

 
Нефротоксичность 
Проинформируйте пациентов и родителей/опекунов о том, что Спинраза может вызывать 

нефротоксичность. Проинформируйте пациентов и родителей/опекунов о том, что важно сделать 
лабораторные анализы мочи до начала терапии и перед каждым новым введением препарата для 
отслеживания рисков нефротоксичности [см. «Предупреждения и меры предосторожности» (5.2)] 
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