Nusinersen (Spinraza) specifiskas terapijas uzsakSanas un atcel§anas Kritériji
spinalas muskulu atrofijas pacientiem

Spinala muskulu atrofija (SMA) ir iedzimta saslimSana, kurai raksturigs
progres€joss muskulu vajums un atrofija. Tas c€lonis ir muguras smadzenu prieksgjo
ragu un smadzenu stumbra neironu progres§josa degeneracija. SMA ir visizplatitakais
naves c€lonis zidainiem. Saslim$anas incidence Latvija ir 1/9091.

Kops 2017. gada 1. jiinija Eiropas savieniba ir apstiprinata preparata Nusinersen
(Biogen) lietoSana SMN saistitas spinalas muskulu atrofijas (SMA) arstéSana. Spinraza
iedarbojas uz SMN2 génu, laujot tam producét SMN1 géna kod&to proteinu, tadgjadi
mainot slimibas gaitu.

Nemot véra iepriek§ min&to, lai varétu uzsakt specifisku SMA arst€Sanu Latvija,
bija nepiecieSams definét specifiskas terapijas uzsakSanas un partraukSanas krit€rijus.
Atbilstosi tika veidota darba grupa un 2019. gada 15.maija sédé izvirziti un pienemti
arst€Sanas kriteriji.

Darba grupas sastavs:

Jurgis Strautmanis — bérnu neirologs,

Inese Kazaine — bérnu neirologs, pediatrs,

Viktorija Kénina — neirologs,

Signe Setlere — bernu neirologijas rezidente, 4. studiju gads,
Elina Millere — bérnu neirologijas rezidente, 2. studiju gads,
Ieva Micule — arsts-gengétikis,

Gunta Kristapsone — rehabilitacijas un fizikalas medicinas arsts,
Liga Berke — bérnu pneimonologs,

Ineta Grantina — b&rnu pneimonologs,

Madara Kreile — pediatrs,

Madara Masinska — pediatrs.

SMA specifiskas terapijas uzsakSanas Kritériji*

Ieklautas pacientu grupas:

e Presimptomatiski genétiski apstiprinati SMA pacienti, SMN2 géna kopiju skaits 2
vai 3.

e SMA. tips, 2 SMN2 géna kopijas un pacienta vecums lidz 6 ménesiem.
e SMA1. tips, 3 SMN2 géna kopijas un pacienta vecums lidz 8 ménesiem.

e SMA 2. tips un 3 tips, SMN2 géna kopiju skaits > 2 un pacienta vecums lidz 12
gadiem.

Pacients atbilst visiem sekojoSajiem kritérijiem:
1. Genéetiski apstiprinata SMA diagnoze.

2. Nav nepiecieSams elpoSanas atbalsts (t.sk. CPAP vai papildus skabeklis), lai
nodroSinatu SpO2>95%.



Pacientam nav nozimigu kontraktiiru, kas nelautu pilnveértigi pielietot motoro
funkciju vertésanas skalu.

Pacientam nav smagas skoliozes (rentgenologiski Cobb lenkis >40°)

Pacients vai ta likumigais parstavis izprot arstéSanas uzsakSanas/partraukSanas
kritérijus un piekrit arste€Sanas un multidisciplinaras veselibas stavokla
novertéSanas reZimam.

SMA specifiska arsteéSana var tikt partraukta ar multidisciplinaras komandas 1émumu
jebkura bridi, ja izpildas jebkurs no sekojoSajiem terapijas partraukSanas kritérijiem:

1.

6.
7.

Atkartota novertésana (péc 1 gada, turpmak ik 6 ménesus) dokumentéts regress
vecumam atbilstoSas motoro funkciju veértésanas skala attieciba pret Iimeni pirms
arstéSanas uzsaksanas.

Ja ir nepiecieSama pastaviga plausu ventilacija (invaziva vai neinvaziva, >16
stundas diennaktt, 21 dienu pé&c kartas, bez noritosas akiitas infekcijas slimibas).

Ir kontrindikacijas lumbalpunkcijai vai to tehniski nav iesp&jams veikt.

Netiek ievéroti pacienta uzraudzibas un arstéSanas standarti atbilstosi
starptautiskam SMA pacientu apripes rekomendacijam.

Pacienta un pacienta piederigo lidzestibas trilkums (netiek ieveérotas nozimétas
ordinacijas, netiek nodrosinats pietickoss pacienta barojums).

Nozimigas medikamenta blaknes.

Pacienta vai ta likumiga parstavja pamatota vélme partraukt terapiju.

* - arstéSanas uzsakSanas un partraukSanas krit€riji var tikt atjaunoti jebkura bridi
atbilstosi jaunako zinatnisko un klinisko p&tijumu datiem.
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