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La FDA approuve le premier médicament pour l'atrophie 

musculaire spinale 
23/12/2016 

 

La Food and Drug Administration américaine (FDA – autorité de la santé et du 

médicament aux USA) a approuvé aujourd'hui le Spinraza (ex-nusinersen), qui 

devient le premier médicament approuvé pour traiter les enfants et les adultes 
atteints d'amyotrophie spinale (SMA), une maladie génétique rare et souvent 

fatale affectant la force musculaire et la motricité. Le Spinraza est administré par 

injection dans le liquide entourant la moelle épinière (intrathécal). 

 

« Il existe depuis longtemps un besoin de traitement pour l'amyotrophie spinale, 

qui est la cause génétique la plus fréquente de décès chez les nourrissons tout en 

étant une maladie qui peut toucher les gens à n'importe quel stade de la vie », a 
déclaré Billy Dunn, MD, Division des produits de neurologie au Centre de la FDA 

pour l'évaluation et la recherche de drogues. « Comme le montre notre suggestion 

au laboratoire d'analyser les résultats de l'étude plus tôt que prévu, la FDA s'est 

engagée à aider à l'élaboration et à l'approbation de médicaments sûrs et efficaces 

pour les maladies rares et nous avons travaillé dur pour examiner cette demande 

rapidement; Nous ne pouvions pas espérer mieux que d’obtenir le premier 
traitement "approuvé" pour cette maladie. » 

 

La SMA est une maladie héréditaire qui provoque la faiblesse et la dégénérescence 

musculaire en raison de la perte des motoneurones contrôlant la motricité. Il existe 

une grande diversité dans l'âge d'apparition de la maladie, conduisant à des 

symptômes et des évolutions très variés. Le Spinraza est approuvé pour une 
utilisation par des patients SMA de tous types (types 1, 2, 3 , 4). 

 

La FDA a travaillé en étroite collaboration avec le promoteur au cours du 

développement pour l’aider à concevoir et à mettre en œuvre l'analyse sur laquelle 

cette approbation était fondée. L'efficacité du Spinraza a été démontrée lors d'un 

essai clinique chez 121 patients SMA qui ont été diagnostiqués avant l'âge de 6 

mois et qui avaient moins de 7 mois au moment de leur première dose. Les 
patients ont été randomisés pour recevoir une injection de Spinraza, dans le liquide 

entourant la moelle épinière, ou subir une procédure simulée (placebo) sans 

injection de drogue (par piqûre cutanée). Les patients ayant reçu le Spinraza 

étaient deux plus nombreux que ceux qui étaient sous placebo. L'essai a évalué le 

pourcentage de patients présentant une amélioration des capacités motrices, telles 

que le contrôle de la tête, la position assise, la capacité de donner un coup de pied 
en position couchée, ainsi que les facultés de rouler sur soi-même, de ramper, de 

se mettre debout et de marcher. 

La FDA a demandé au laboratoire de mener une analyse provisoire afin d'évaluer 

les résultats de l'étude le plus tôt possible ; 82 des 121 patients étaient admissibles 

à cette analyse. Quarante pour cent des patients ayant reçu le Spinraza ont obtenu 

une amélioration des capacités motrices telles que définis dans l'étude, alors 
qu'aucun des patients placebo ne l'a fait. 



D'autres études cliniques "open label" ont été menées chez des patients 

symptomatiques dont l'âge variait de 30 jours à 15 ans au moment de la première 

dose et chez des patients présymptomatiques dont l'âge variait de 8 jours à 42 

jours au moment de la première dose . Ces études ne comportaient pas de groupes 

témoins et étaient donc plus difficiles à interpréter que l'étude contrôlée (cf étude 
contre placebo), mais les résultats favorables allaient dans le même sens que 

l’étude contrôlée.  

Les effets indésirables les plus fréquents chez les participants aux essais cliniques 

sur le Spinraza montraient une infection des voies respiratoires supérieures, une 

infection des voies respiratoires inférieures et un effet de constipation. Les 

avertissements et les précautions incluent un faible taux de plaquettes et une 

toxicité pour les reins (toxicité rénale). La toxicité dans le système nerveux 
(neurotoxicité) a été observée dans les études animales. 

La FDA avait accordé à cette demande le statut de « fast track designation » et de 

« priority review ». Le médicament a également reçu la désignation de 

« médicament orphelin », destiné à aider et à encourager le développement de 

médicaments pour les maladies rares. 

Le promoteur recevra un droit d'examen prioritaire pour une maladie pédiatrique 
rare dans le cadre d'un programme visant à encourager le développement de 

nouveaux médicaments et produits biologiques pour la prévention et le traitement 

des maladies rares pédiatriques. Un droit peut être racheté par un sponsor à une 

date ultérieure permettant ainsi de bénéficier d’un examen prioritaire lors d’une 

demande de commercialisation ultérieure pour un produit différent. Il s'agit du 

huitième titre de révision prioritaire des maladies pédiatriques délivré par la FDA 
depuis le début du programme. 

Le Spinraza est commercialisé par Biogen (Cambridge, Massachusetts, USA) et a 

été développé par Ionis Pharmaceuticals de Carlsbad, en Californie (USA). 

La FDA est l’agence du ministère de la Santé et des Services sociaux des États-

Unis, ayant pour mission de protéger la santé publique en assurant la sécurité, 

l'efficacité et la sécurité des médicaments, vaccins et autres produits biologiques 

à usage humain et médicaux. L'agence est également responsable de la sûreté et 
de la sécurité de la nourriture des USA, des produits de beauté, des suppléments 

diététiques, des produits qui émettent des rayonnements électroniques et de la 

réglementation des produits du tabac. 

 


