Fundacién Atrofia Muscular Espinal

El CHMP (Comité de Medicamentos de Uso Humano) de la EMA (Agencia
Europea del Medicamento) recomienda la comercializacion de
“nusinersen” para el tratamiento de la Atrofia Muscular Espinal (AME).

Estimada comunidad espafiola de familiares y afectados por Atrofia Muscular Espinal:

Es para nosotros una enorme satisfaccién el anunciaros que en el dia de hoy, el Comité de
Medicamentos de Uso Humano (CHMP) de la Agencia Europea del Medicamento (EMA) ha
recomendado la autorizacidon de comercializacidn de nusinersen para el tratamiento de todos
los afectados por Atrofia Muscular Espinal.

Dicha recomendacién de comercializacién abarca todas las tipologias de AME, y constituye la
base de la decision que debera tomar en un plazo no superior a 3 meses la Comisidn Europea
para la concesidon de la licencia definitiva. Nusinersen fue el primer tratamiento autorizado
para su comercializacién en EEUU en diciembre de 2016, y el primero que se autorizaria en
Europa una vez se confirme la determinacién de dicha Comisidn Europea.

El acceso efectivo a nusinersen en Espaifa, tras la futura concesion de la autorizacién
definitiva de la Comisién Europea, estard sujeto a las recomendaciones que se recojan en el
Informe de Posicionamiento Terapéutico (AEMPS - Agencia Espainola del Medicamento vy
Productos Sanitarios), y la posterior negociacion de precio-reembolso por parte del Comité
Interministerial de Fijacién de Precios.

El tiempo que pueda llevar la suma de ambos procedimientos es indeterminado. Un_equipo
multidisciplinar de FundAME constituido tiempo atrds, ha estado formandose y trabajando a
distintos niveles para agilizar todo lo posible los tiempos en las distintas fases que estan por
llegar, hasta dicho acceso efectivo futuro a los afectados en nuestro pais.

Mencia de Lemus, Presidenta FundAME comenta “el dia de hoy marca el comienzo de una
nueva era en la lucha contra la AME. Es sin duda un hecho histdrico que podemos celebrar, y
que nos renueva las ganas de trabajar para conseguir que terapias efectivas lleguen a todos los
afectados por AME, y cambiar asi el futuro de las generaciones presentes y las que estdn por
llegar....”

La recomendacién positiva de la EMA es sin lugar a dudas, un gran hito para nuestra
comunidad de afectados y una noticia que nos ha tenido expectantes en estos ultimos meses.
Desde FundAME nos gustaria subrayar la importancia de continuar apoyando la investigacion y
el desarrollo de nuevos abordajes terapéuticos ya que confiamos en que la lista de
tratamientos que ayuden a detener la progresiéon de la enfermedad siga en aumento;
expectantes e ilusionados por esta gran noticia, somos conscientes que todavia existe mucho
campo sobre el que continuar trabajando, investigando y apoyando, hasta alcanzar un uUnico
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objetivo final: un tratamiento apto para todos los afectados y que logre revertir los efectos de
la AME.

Nusinersen, desarrollado por lonis Pharmaceuticals Inc. y Biogen Inc., es el primer farmaco
para tratar la causa genética subyacente a la Atrofia Muscular Espinal. Es un oligonucledtido
antisentido disefiado para incidir sobre el gen SMN2 y aumentar la cantidad de proteina
SMN funcional producida.

Atentamente
Fundacion Atrofia Muscular Espinal, FundAME
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