
O BIEN

*Cuando se estudió en animales, Evrysdi 
se distribuyó por todo el organismo.

CONSIDERE EVRYSDI:

Diseñado para ir  
a todas partes*
para que usted tenga la 
flexibilidad de hacer lo mismo †

Hable con su médico para ver si Evrysdi 
es adecuado para usted y su estilo de vida.

O BIEN

Dos formas orales, no� invasivas: 
líquida y en tabletas

Sin agujas, sedación ni 
estadías en�el�hospital

Molécula pequeña diseñada para llegar 
al cerebro y a la médula espinal*  

Actúa diariamente para lograr 
un efecto constante en los niveles 
de proteína SMN en la sangre

Hable con un PAL en persona, 
por teléfono o�en línea.

Conéctese con un PAL local visitando 
Evrysdi.com/PAL  o llamando al (833) 387-9734  

(lunes a viernes, de 9� A.M. a 8� P.M., hora del este)

Si no se dispone de refrigeración, 
Evrysdi líquido se puede 
mantener a una temperatura 
ambiente de�hasta 104�°F durante 
un total combinado de 5�días. 
Consulte�las Instrucciones 
de uso para obtener información 
adicional sobre la conservación 
y�la�administración.

Shaniqua, vive con 
SMA de tipo�3

Algunos tratamientos para la SMA 
modi� cadores de la enfermedad, como 
Evrysdi, pueden ayudar a la torre celular 

de reserva a enviar las señales adecuadas 
para producir más proteína SMN.

En una persona 
que recibe 
un�tratamiento 
como Evrysdi

Gen SMN1

Gen SMN2

Gen SMN1

Gen SMN2
En una persona 
con�SMA 
no tratada

Hay 2 genes que participan en la creación de la 
proteína SMN: SMN1 y SMN2. Piense en el gen 
SMN1 como la principal torre celular y en el gen 
SMN2 como la torre celular de reserva, ambos 
trabajando juntos para producir la proteína SMN.

•   En la SMA, la torre celular principal no�funciona 
correctamente y la torre celular de reserva no 
puede enviar señales adecuadas su� cientes 
como para compensar la falta de producción 
de proteína SMN.

•   La cantidad de torres celulares de reserva varía 
en función de cada persona, pero cuantas 
menos tenga, más grave puede ser�la SMA.

Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del documento y la Información de prescripción completa adjunta. 

¿Qué es Evrysdi?
Evrysdi es un medicamento de venta con receta utilizado para tratar la atro� a muscular espinal (SMA, por sus 
siglas en inglés) en niños y�adultos.

Información de seguridad importante
• Antes de tomar Evrysdi, informe a su proveedor de atención médica acerca 

de todas sus afecciones médicas, incluso en los siguientes casos:
 �• Está embarazada o plani� ca quedar embarazada, ya que Evrysdi puede dañar 

al bebé en gestación. Solicite asesoramiento a su proveedor de atención 
médica antes de tomar este medicamento.

ADONDEQUIERA

Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del documento y la Información de prescripción completa adjunta. 

Información de seguridad importante (continuación)
• Antes de tomar Evrysdi, informe a su proveedor de atención médica acerca 

de�todas sus afecciones médicas, incluso en los siguientes casos:
 �• Es una mujer que puede quedar embarazada:

 – Antes de comenzar su tratamiento con Evrysdi, su proveedor de atención 
médica�puede hacerle pruebas de embarazo.

† Si no se dispone de refrigeración, Evrysdi líquido se puede mantener a una temperatura ambiente de hasta 104�°F (40�ºC) durante un total 
combinado de 5�días. Conserve las tabletas de Evrysdi a temperatura ambiente, entre 68�°F y 77�°F (20�°C y 25�°C). Se permiten oscilaciones 
entre 59�°F y 86�°F (15�°C y 30�°C). Guarde el frasco bien cerrado para protegerlo de la humedad. Consulte la sección Dosi� cación y 
administración de la Información de prescripción para obtener información adicional sobre la conservación y la administración.
SMN: proteína de supervivencia de las neuronas motoras.

ADONDEQUIERA
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ADONDEQUIERA
Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del�documento y la Información de prescripción completa adjunta. 

Información de seguridad importante (continuación)
• Antes de tomar Evrysdi, informe a su proveedor de atención médica acerca 

de todas sus afecciones médicas, incluso en los siguientes casos:
 �• Está embarazada o plani� ca quedar embarazada, ya que Evrysdi puede 

dañar al bebé en gestación. Solicite asesoramiento a su proveedor 
de�atención médica antes de tomar este medicamento.

SMN: proteína de supervivencia de las neuronas motoras.

Algunas cosas
llegan a
todas partes
En el tratamiento de la atro� a
muscular espinal (SMA), 
eso es lo que se quiere

Disponible en forma 
líquida y en tabletas

Solo para � nes ilustrativos.*Esto se observó cuando se estudió Evrysdi en animales.

Evrysdi es un tratamiento oral no invasivo diseñado 
para producir proteína SMN en todo el organismo.*

Tiene a su disposición apoyo local para su recorrido con SMA

Los llamamos PAL porque están aquí para ayudar
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La SMA es un trastorno genético que provoca una escasez de la proteína 
SMN, que los músculos necesitan para funcionar.

Comprender la SMA

A
poyo



Tableta ‡Líquido

†� Si no se dispone de refrigeración, Evrysdi 
líquido se puede mantener a una temperatura 
ambiente de hasta 104�°F durante un total 
combinado de 5�días. Consulte las Instrucciones 
de uso para obtener información adicional 
sobre la�conservación y la administración.

‡  Las tabletas de Evrysdi de 5�mg han sido aprobadas 
para personas a partir de los 2�años que pesen al 
menos 44�lb (20�kg). Las tabletas no se pueden tomar 
con sondas de alimentación.

*Esto se observó cuando se estudió Evrysdi en animales.

Entrega en su puerta 

No se requieren agujas, sedación ni estadías 
en�el hospital.

No se requieren monitorización ni análisis 
de laboratorio

Evrysdi se adapta a su estilo de vida: no es invasivo, 
por lo que puede plani� car su día con � exibilidad

ADONDEQUIERA
Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del�documento y la Información de prescripción completa adjunta. 

Información de seguridad importante (continuación)
• Antes de tomar Evrysdi, informe a su proveedor de atención médica acerca 

de todas sus afecciones médicas, incluso en los siguientes casos:
 �• Es una mujer que puede quedar embarazada:

 – Antes de comenzar su tratamiento con Evrysdi, su proveedor de atención 
médica puede hacerle pruebas de embarazo.

SMN:�proteína de supervivencia de las neuronas motoras (por sus siglas en inglés).

Las tabletas de Evrysdi tienen los mismos resultados demostrados 
y la misma seguridad que la forma líquida.

Dos opciones orales que puede tomar 
en�cualquier lugar †

Me encanta salir con mi familia y 
mis amigos, cocinar, ver una película 
o�salir a comer. Evrysdi funciona en 
mi�vida porque no me limita a tomar 
mi medicamento en un solo lugar. 

—Shaniqua, vive con 
SMA de tipo 3

"

"

2

Evrysdi es una pequeña molécula diseñada para llegar a zonas del organismo 
que necesitan la proteína SMN, como el cerebro y la médula espinal, 
los�músculos, la laringe, el aparato digestivo y el corazón *.

El primer y único tratamiento oral para la SMA

"

"

Me encanta que Evrysdi sea 
un tratamiento oral que puedo 
tomar en casa. Vivir con una 
discapacidad ya es difícil y 
quería encontrar una opción 
con resultados probados.

—Janelle, vive con 
SMA de tipo 2

D
escripción general
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•   En la SMA, la torre celular principal no�funciona 
correctamente y la torre celular de reserva no 
puede enviar señales adecuadas su� cientes 
como para compensar la falta de producción 
de proteína SMN.

•   La cantidad de torres celulares de reserva varía 
en función de cada persona, pero cuantas 
menos tenga, más grave puede ser�la SMA.

Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del documento y la Información de prescripción completa adjunta. 

¿Qué es Evrysdi?
Evrysdi es un medicamento de venta con receta utilizado para tratar la atro� a muscular espinal (SMA, por sus 
siglas en inglés) en niños y�adultos.

Información de seguridad importante
• Antes de tomar Evrysdi, informe a su proveedor de atención médica acerca 

de todas sus afecciones médicas, incluso en los siguientes casos:
 �• Está embarazada o plani� ca quedar embarazada, ya que Evrysdi puede dañar 

al bebé en gestación. Solicite asesoramiento a su proveedor de atención 
médica antes de tomar este medicamento.

ADONDEQUIERA

Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del documento y la Información de prescripción completa adjunta. 

Información de seguridad importante (continuación)
• Antes de tomar Evrysdi, informe a su proveedor de atención médica acerca 

de�todas sus afecciones médicas, incluso en los siguientes casos:
 �• Es una mujer que puede quedar embarazada:

 – Antes de comenzar su tratamiento con Evrysdi, su proveedor de atención 
médica�puede hacerle pruebas de embarazo.

† Si no se dispone de refrigeración, Evrysdi líquido se puede mantener a una temperatura ambiente de hasta 104�°F (40�ºC) durante un total 
combinado de 5�días. Conserve las tabletas de Evrysdi a temperatura ambiente, entre 68�°F y 77�°F (20�°C y 25�°C). Se permiten oscilaciones 
entre 59�°F y 86�°F (15�°C y 30�°C). Guarde el frasco bien cerrado para protegerlo de la humedad. Consulte la sección Dosi� cación y 
administración de la Información de prescripción para obtener información adicional sobre la conservación y la administración.
SMN: proteína de supervivencia de las neuronas motoras.

ADONDEQUIERA
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ADONDEQUIERA
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Algunas cosas
llegan a
todas partes
En el tratamiento de la atro� a
muscular espinal (SMA), 
eso es lo que se quiere

Disponible en forma 
líquida y en tabletas

Solo para � nes ilustrativos.*Esto se observó cuando se estudió Evrysdi en animales.

Evrysdi es un tratamiento oral no invasivo diseñado 
para producir proteína SMN en todo el organismo.*

Tiene a su disposición apoyo local para su recorrido con SMA

Los llamamos PAL porque están aquí para ayudar
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La SMA es un trastorno genético que provoca una escasez de la proteína 
SMN, que los músculos necesitan para funcionar.

Comprender la SMA

A
poyo

Riñones

Músculos

Médula 
espinal

Bazo

Pulmones

Corazón

Hígado
El servicio de MySMA Support, incluido el PAL, no da consejo médico y no sustituye a su 
equipo médico.
Su proveedor de atención médica debe ser siempre su principal recurso para cualquier 
pregunta sobre su salud y atención médica. 

Inscríbase para mantenerse conectado

Podemos responder sus preguntas sobre Evrysdi , ayudarle con la cobertura 
del seguro, explicar las posibles opciones de asistencia � nanciera y ayudar 
a�coordinar la preparación y entrega de Evrysdi, incluso cuando viaja.

Cuando se comunique con nosotros, lo pondremos en contacto con un 
representante de colaboración y acceso (PAL, por sus siglas en inglés),  
su representante local de Genentech, que brinda apoyo a personas que tienen 
SMA y a sus cuidadores. Un PAL puede proporcionarle apoyo en persona o virtual, 
según sus preferencias, y�ponerle en contacto con recursos útiles.

ADONDEQUIERA
Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del�documento y la Información de prescripción completa adjunta. 

* La inscripción en el servicio de MySMA Support a través del formulario de inicio de Evrysdi es obligatoria para recibir asistencia a 
través del programa. La participación en el servicio de MySMA Support no es necesaria para recibir tratamiento con Evrysdi.

Esta proteína desempeña un papel importante en el correcto 
funcionamiento de partes de nuestro organismo como:

La proteína SMN se puede encontrar casi 
en�cualquier lugar del organismo

44

MySMA Support * es un servicio de asistencia de Genentech que está aquí 
para�ayudarlo

El equipo de MySMA Support™ está a su disposición



¿Qué es Evrysdi?
Evrysdi es un medicamento de venta con receta utilizado para tratar la atro� a muscular espinal (SMA) en niños y adultos.

Información de seguridad importante

• Antes de tomar Evrysdi, informe a su proveedor de atención médica acerca de todas sus afecciones médicas, 
incluso en los siguientes casos:

 �•  Está embarazada o plani� ca quedar embarazada, ya que Evrysdi puede dañar al bebé en gestación. 
Solicite�asesoramiento a su proveedor de atención médica antes de tomar este medicamento.

 �• Es una mujer que puede quedar embarazada:

 �  Antes de comenzar su tratamiento con Evrysdi, su proveedor de atención médica puede hacerle pruebas 
de�embarazo.

 �  Hable con su proveedor de atención médica sobre los métodos anticonceptivos que pueden ser adecuados 
para usted. Utilice un método anticonceptivo durante el tratamiento y hasta al menos 1 mes después de 
dejar de tomar Evrysdi.

 �  Registro de embarazos.  Hay un registro de embarazos para mujeres que toman Evrysdi durante el embarazo. 
El propósito de este registro es recopilar información sobre la salud de la mujer embarazada y la salud de 
su�bebé. Informe a su proveedor de atención médica de inmediato si está embarazada o queda embarazada 
mientras recibe Evrysdi. Hable con su proveedor de atención médica sobre cómo inscribirse en el Registro 
de�embarazos de Evrysdi. Su proveedor de atención médica puede inscribirla en este registro o puede hacerlo 
usted misma llamando al 1-833-760-1098 o visitando https://www.evrysdipregnancyregistry.com.

 �•  Es un hombre adulto. Evrysdi puede afectar a la capacidad del hombre para tener hijos (fertilidad). 
Solicite�asesoramiento a un proveedor de atención médica antes de tomar este medicamento.

 �•  Está en período de lactancia o tiene planes de amamantar. Se desconoce si Evrysdi pasa a la leche materna 
y�podría dañar al bebé.

• Informe a su proveedor de atención médica sobre todos los medicamentos que toma.

• Si le recetaron Evrysdi para solución oral, en la farmacia le entregarán Evrysdi en forma de líquido. Si el medicamento 
del frasco es en polvo, no lo utilice . Comuníquese con su farmacéutico para solicitar un reemplazo.

• Evite el contacto de Evrysdi con la piel o los ojos. Si Evrysdi entra en contacto con la piel, lave la zona con agua y 
jabón. Si Evrysdi entra en contacto con los ojos, enjuáguese los ojos con agua.

• Los efectos secundarios más frecuentes de Evrysdi son los siguientes:
 �• Para la SMA de inicio tardío: � ebre, diarrea, erupción cutánea. 
 �•  Para la SMA de inicio en la infancia: � ebre; diarrea; erupción cutánea; goteo nasal, estornudos y dolor de garganta 

(infección de las vías respiratorias superiores); infección pulmonar (infección de las vías respiratorias inferiores); 
estreñimiento; vómitos; tos.

Estos no son todos los efectos secundarios posibles de Evrysdi. Para obtener más información 
sobre el per� l de riesgos y bene� cios de Evrysdi, pregunte a su proveedor de atención médica 
o�farmacéutico.

Puede informar sobre efectos secundarios a la FDA llamando al 1-800-FDA-1088 o en 
www.fda.gov/medwatch. También puede informar los efectos secundarios a Genentech 
al 1-888-835-2555.

Evrysdi es una pequeña molécula que se toma por vía oral y está diseñada 
para llegar a zonas del organismo que necesitan la proteína SMN, como *:

Cerebro 
y�médula 
espinal

Músculos Laringe

Aparato 
digestivo

Corazón

*Esto se observó cuando se estudió Evrysdi en animales.

ADONDEQUIERA
Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del documento y�la�Información de prescripción completa adjunta. SMN:�proteína de supervivencia de las neuronas motoras.

Información de seguridad importante

6

Diseñado para ir a todas partes

S
eguridad

Elegimos Evrysdi para Etta 
porque está diseñado para 
recorrer todo el cuerpo.

—Natalie, mamá de Etta, 
que vive con SMA de tipo 1

"

"

ADONDEQUIERAConsulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del�documento y la Información de prescripción completa adjunta. 

Información de seguridad importante (continuación)
• Antes de tomar Evrysdi, informe a su proveedor de atención médica acerca 

de todas sus afecciones médicas, incluso en los siguientes casos:
 �• Es una mujer que puede quedar embarazada:

 – Hable con su proveedor de atención médica sobre los métodos 
anticonceptivos que pueden ser adecuados para usted. Utilice un método 
anticonceptivo durante el tratamiento y hasta al menos 1 mes después 
de�dejar de tomar Evrysdi.*Al 27 de marzo de 2024.

FDA: Administración de Alimentos y Medicamentos.

42

Estudiado ampliamente, con un per� l de 
seguridad constante en todas las dosis aprobadas

Estos son los efectos secundarios más frecuentes:

• Fiebre • Diarrea • Erupción 
cutánea

EN ADULTOS Y NIÑOS 
con SMA de tipo 2 o 3 (de inicio tardío)

• Fiebre

• Diarrea

• Erupción 
cutánea

•  Infección pulmonar 
(infección de las 
vías respiratorias 
inferiores)

• Estreñimiento

• Vómitos

• Tos

•  Goteo nasal, 
estornudos y dolor 
de�garganta (infección 
de las vías respiratorias 
superiores)

EN BEBÉS 
con SMA de tipo 1 (inicio en la infancia)

El per� l de seguridad de los bebés presintomáticos se corresponde con el per� l de 

seguridad de los pacientes con SMA sintomática tratados con Evrysdi en estudios clínicos.

En los estudios clínicos, nadie dejó de tomar Evrysdi de forma permanente 
debido a los efectos secundarios del tratamiento. *

Estos no son todos los efectos secundarios posibles de Evrysdi.
Para obtener más información sobre el per� l de riesgos y bene� cios de Evrysdi, 

consulte a su proveedor de atención médica o farmacéutico.

Los estudios en curso están explorando la seguridad de Evrysdi en personas 
que recibieron previamente un tratamiento diferente para la SMA.

Puede informar sobre efectos secundarios a la Administración de Alimentos y Medicamentos 
(FDA, por sus siglas en inglés) llamando al 1-800-FDA-1088 o en www.fda.gov/medwatch. 

También puede informar los efectos secundarios a Genentech al 1-888-835-2555.



Etta puede comer alimentos 
que le�costaba tragar antes de 
comenzar el tratamiento.

—Natalie, mamá de Etta, 
que vive con SMA de tipo 1

"

"

Desde que comencé a tomar 
Evrysdi, he notado cambios 
en mi función motora. Esto ha 
marcado una gran diferencia 
en�mi vida diaria.

—Shaniqua, vive con 
SMA de tipo 3

"

"
Cambié a Evrysdi porque quería un 
medicamento que se adaptara a mi estilo 
de vida. Me gusta que Evrysdi no sea 
invasivo y que no tenga que preocuparme 
por ir al hospital o al consultorio del 
médico para tomar mi dosis.

—Janelle, vive con SMA de tipo 2

"

"

Los resultados se mantuvieron durante 2 años en todos los tipos de SMA estudiados. *

Bebés con SMA de tipo 1 †
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Adultos y niños con 
SMA de tipo 2 o 3 †
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Adultos, niños y bebés con SMA de 
tipos 1, 2 o 3 tratados previamente †
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ADONDEQUIERAConsulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del�documento y la Información de prescripción completa adjunta. 

Información de seguridad importante (continuación)
Estos no son todos los efectos secundarios posibles de Evrysdi. Para obtener 
más información sobre el per� l de riesgos y bene� cios de Evrysdi, pregunte 
a�su�proveedor de atención médica o farmacéutico.

Los resultados individuales pueden variar.

*SMA de tipos 1, 2 y 3. No hay datos disponibles sobre la SMA presintomática (menores de 2�meses).
† Dosis recomendada de Evrysdi.
SMN: proteína de supervivencia de las neuronas motoras.

Lo que dice la comunidad

8

A las 4�semanas de tratamiento con Evrysdi, los niveles de proteína SMN 
en la sangre aproximadamente se duplicaron

Evrysdi actúa diariamente para lograr un efecto 
constante en los niveles de proteína SMN

Ya que Evrysdi actúa en el cuerpo todos 
los días para producir la proteína SMN, 
ella tiene la oportunidad de prosperar de 
una manera que nunca creíamos posible.

—Amber, mamá de Payton, 
que vive con SMA de tipo 1

"

"

Como la SMA es progresiva, 
cuanto más tiempo pase sin 
tratamiento, más débil se 
volverá. Cada día cuenta.

—Tanner, entrenador de 
básquetbol, que vive con

SMA de tipo 2

"

"

ADONDEQUIERA

Información de seguridad importante (continuación)
• Antes de tomar Evrysdi, informe a su proveedor de atención médica acerca 

de�todas sus afecciones médicas, incluso en los siguientes casos:
 �• Es una mujer que puede quedar embarazada:

 – Registro de embarazos. Hay un registro de embarazos para mujeres que 
toman Evrysdi durante el embarazo. El propósito de este registro es recopilar 
información sobre la salud de la mujer embarazada y la salud de su bebé. 
Informe a su proveedor de atención médica de inmediato si está embarazada 
o queda embarazada mientras recibe Evrysdi. Hable con su proveedor de 
atención médica sobre cómo inscribirse en el Registro de embarazos de 
Evrysdi. Su proveedor de atención médica puede inscribirla en este registro 
o�puede hacerlo usted misma llamando al 1-833-760-1098 o visitando 
https://www.evrysdipregnancyregistry.com.

Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del�documento y la Información de prescripción completa adjunta. 

No importa en qué punto del recorrido de la SMA 
esté, Evrysdi puede marcar la diferencia

40

Los marcadores representan países donde Evrysdi está aprobado

*Basado en personas con atro� a muscular espinal (SMA) que recibieron Evrysdi en todo el mundo
  a�partir de agosto de 2024.
† Los ensayos clínicos de Evrysdi no incluyeron a personas mayores de 65�años para determinar 
si�responden de forma distinta a las personas más jóvenes.

La comunidad de Evrysdi está en todas partes

Más de 16,000 personas en todo el mundo,
incluidas personas de hasta 75�años *†

Desde noviembre de 2024.



Líquido Tableta

Elegibilidad Para cualquier edad o peso
Deben tener �* 2 años de edad 

y pesar �* 20�kg (44�lb)

Uso con sonda 
de alimentación

Sí No

Administración Se toma mediante jeringa oral
Se puede tragar entera con agua o  mezclar con 

agua potable sin cloro (p.�ej., agua � ltrada, 
agua embotellada)

Suministro diario Según la dosis 30 días por frasco

Conservación
Refrigerar entre 36�°F y 46�°F 

(2�°C a 8�°C)
Temperatura ambiente de entre 68�°F y 77�°F 

(20�°C a 25�°C)

Obtención de Evrysdi Enviado directamente a su puerta  desde una farmacia especializada

O BIEN

¿Busca más información sobre las opciones de tratamiento con Evrysdi? 

Hable con su médico para saber si este tratamiento oral es adecuado para usted.

4  
ensayos clínicos

Estudiado en

+490 �
personas

que incluyeron con SMA 
presintomática
y de tipos 1, 2 y 3 †

personas de

16
días

60
años

—

APROBADO POR LA FDA DESDE 2020

ADONDEQUIERA
Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del documento y la Información de prescripción completa adjunta. 

Información de seguridad importante (continuación)
• Los efectos secundarios más frecuentes de Evrysdi son los siguientes:

 �• Para la SMA de inicio tardío: � ebre, diarrea, erupción cutánea.
 �• Para la SMA de inicio en la infancia: � ebre; diarrea; erupción cutánea; 
goteo�nasal, estornudos y dolor de garganta (infección de las vías 
respiratorias superiores); infección pulmonar (infección de las vías 
respiratorias inferiores); estreñimiento; vómitos; tos.

* SMA de tipos 1, 2, 3 y SMA presintomática.
†� RAINBOWFISH es un estudio abierto realizado en 26�recién nacidos menores de 6 semanas (en la primera dosis). A estos recién 
nacidos, que aún no habían presentado síntomas (SMA presintomática), se les diagnosticó SMA mediante análisis genéticos. FIREFISH 
es un estudio abierto que consta de 2�partes, realizado en 62�bebés de 2 a 7�meses de edad con SMA de tipo 1. SUNFISH es un estudio 
controlado con placebo que consta de 2�partes, realizado en 231�adultos y niños de 2 a 25�años con SMA de tipo 2 o 3. JEWELFISH 
es un estudio abierto de seguridad, realizado en 174�personas de 1 a 60�años con SMA de tipo 1, 2 o 3 tratadas previamente con 
medicamentos para la SMA aprobados o en investigación.

Su experiencia con la SMA puede ser diferente de la de otras personas, 
por eso es importante tener opciones para tomar Evrysdi

Dos opciones de tratamiento no invasivo para elegir

10

Evrysdi ha sido estudiado en profundidad y ha 
demostrado ser seguro y e� caz para todos los 
tipos de SMA *

Líquido y 
tableta

"

"

Me encanta la comunidad de Evrysdi porque 
es muy diversa. Es estupendo ver las diferentes 
perspectivas y orígenes culturales, y todo 
el�mundo intenta obtener la información que 
necesitamos para tener éxito.

—Jose, vive con SMA de tipo 3

Los participantes inscritos de todos los estudios incluían una serie de atributos:

Amplio rango de 
capacidad física

Tratamiento previo con 
medicamentos para 
la�SMA aprobados 
o�en�investigación

Escoliosis 
grave

Contracturas 
articulares

Capacidad 
de caminar ‡

Incapacidad 
de caminar

ADONDEQUIERA

‡En la Parte 1 del estudio SUNFISH, 9�personas podían caminar; en el estudio JEWELFISH, podían caminar 15.

Información de seguridad importante (continuación)
• Antes de tomar Evrysdi, informe a su proveedor de atención médica acerca 

de�todas sus afecciones médicas, incluso en los siguientes casos:
 �• Es un hombre adulto. Evrysdi puede afectar a la capacidad del hombre para tener 

hijos (fertilidad). Solicite asesoramiento a un proveedor de atención médica antes 
de tomar este medicamento.

 �• Está en período de lactancia o tiene planes de amamantar. Se desconoce 
si Evrysdi pasa a la leche materna y podría dañar al bebé.

Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del�documento y la Información de prescripción completa adjunta. 

Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo del documento y la Información 
de prescripción completa adjunta. 

Información de seguridad importante (continuación)
• Informe a su proveedor de atención médica sobre todos los medicamentos que toma.
• Si le recetaron Evrysdi para solución oral, en la farmacia le entregarán Evrysdi en forma de líquido. 

Si el medicamento del frasco es en polvo, no lo utilice . Comuníquese con su farmacéutico para solicitar 
un reemplazo.

• Evite el contacto de Evrysdi con la piel o los ojos. Si Evrysdi entra en contacto con la piel, lave la zona 
con agua y jabón. Si Evrysdi entra en contacto con los ojos, enjuáguese los ojos con agua.

* Si no se dispone de refrigeración, Evrysdi líquido se puede mantener a una temperatura ambiente de hasta 104�°F (40�ºC) 
durante un total combinado de 5�días. Conserve las tabletas de Evrysdi a temperatura ambiente, entre 68�°F y 77�°F (20�°C y 
25�°C). Se permiten oscilaciones entre 59�°F y 86�°F (15�°C y 30�°C). Guarde el frasco bien cerrado para protegerlo de la humedad. 
Consulte la sección Dosi� cación y administración de la Información de prescripción para obtener información adicional sobre 
la conservación y la administración.

"

"

Como viajo mucho, 
puedo llevar Evrysdi 
conmigo. *

—Jose, vive con 
SMA de tipo 3

Más opciones
Las tabletas de Evrysdi tienen los 

mismos resultados demostrados y la 
misma seguridad que la forma líquida.

O BIEN

Estudiado en el programa de ensayos clínicos más 
inclusivo sobre SMA

38



de los bebés (23/23)

100 %

podía alimentarse 
exclusivamente por vía oral

de los bebés (23/23)

100 %

podía tragar

DESPUÉS DE 2�AÑOS DE TRATAMIENTO
TOTAL DE BEBÉS EN EL ESTUDIO (N�=�23) ‡

Estudio en adultos y niños 
con SMA de inicio tardío

PARTE 2 DE SUNFISH

Potentes resultados 
para la vida diaria

ADONDEQUIERA

‡ Se excluye a 3�bebés que se retiraron antes de la evaluación del año 2 para recibir un tratamiento modi� cador de la 
enfermedad por única vez. Los 3�bebés podían tragar y alimentarse por vía oral en sus últimas evaluaciones.

Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del�documento y la Información de prescripción completa adjunta. 

Información de seguridad importante (continuación)
• Antes de tomar Evrysdi, informe a su proveedor de atención médica acerca 

de todas sus afecciones médicas, incluso en los siguientes casos:
 �• Es un hombre adulto. Evrysdi puede afectar a la capacidad del hombre para 
tener hijos (fertilidad). Solicite asesoramiento a un proveedor de atención 
médica antes de tomar este medicamento.

 �• Está en período de lactancia o tiene planes de amamantar. Se desconoce 
si�Evrysdi pasa a la leche materna y podría dañar al bebé.

Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo del documento y la Información 
de prescripción completa adjunta. 

Información de seguridad importante (continuación)
• Informe a su proveedor de atención médica sobre todos los medicamentos que toma.
• Si le recetaron Evrysdi para solución oral, en la farmacia le entregarán Evrysdi en forma de líquido. 

Si el medicamento del frasco es en polvo, no lo utilice . Comuníquese con su farmacéutico para solicitar 
un reemplazo.

• Evite el contacto de Evrysdi con la piel o los ojos. Si Evrysdi entra en contacto con la piel, lave la zona 
con agua y jabón. Si Evrysdi entra en contacto con los ojos, enjuáguese los ojos con agua.

SMA presintomática 

los bebés presintomáticos que tomaban Evrysdi 
podían alimentarse por vía oral y tragar

LAS OBSERVACIONES EXPLORATORIAS SUGIEREN LO SIGUIENTE:

12

Esta información se considera exploratoria, lo que signi� ca que el estudio clínico no se diseñó 
especí� camente para mostrar un efecto del tratamiento sobre la alimentación y la deglución. 

Los�datos deben interpretarse con precaución.

"

"

En lo que más apoyaría a otros 
adultos con SMA es a buscar 
tratamiento.

—Jim, vive con SMA de tipo 3
"

"

El avance de la SMA puede ser lento. No te das 
cuenta de que algo te está pasando hasta que 
intentas hacer algo que solías hacer y dices "oh, ya 
no puedo hacer eso".

—Angela, vive con SMA de tipo 2

DESPUÉS DE 1�AÑO DE TRATAMIENTO
TOTAL DE BEBÉS EN EL ESTUDIO (N�=�26)

Esta información se considera exploratoria, lo que signi� ca que el estudio clínico no se 
diseñó especí� camente para mostrar un efecto del tratamiento sobre la supervivencia 

sin asistencia permanente. Los datos deben interpretarse con precaución.

Las evaluaciones exploratorias sugieren que después de 2 años de tratamiento (N�=�23), † 
el 100% de los bebés (23/23) estaba con vida sin asistencia permanente.

estaba con vida sin 
asistencia permanente*

de los bebés (26/26)

100 %

ADONDEQUIERAConsulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del�documento y la Información de prescripción completa adjunta. 

Información de seguridad importante (continuación)
• Los efectos secundarios más frecuentes de Evrysdi son los siguientes:

 �• Para la SMA de inicio tardío: � ebre, diarrea, erupción cutánea.
 �• Para la SMA de inicio en la infancia: � ebre; diarrea; erupción cutánea; goteo 
nasal, estornudos y dolor de garganta (infección de las vías respiratorias 
superiores); infección pulmonar (infección de las vías respiratorias inferiores); 
estreñimiento; vómitos; tos.

* La asistencia permanente se de� nió como haber sido sometido a una traqueotomía (una cirugía en la que se inserta un tubo en la 
parte frontal de la garganta hasta la tráquea) o tener más de 21�días de asistencia respiratoria no invasiva (16�horas o más al día) 
o�estar intubado (un procedimiento mediante el cual se inserta un tubo respiratorio en la garganta hasta la tráquea) para ayudar 
con la respiración, en ausencia de un evento agudo reversible.

†Se excluye a 3�bebés que se retiraron antes de la evaluación del año 2 para recibir un tratamiento modi� cador de la enfermedad
  por única vez.

Inicio tardío  |  SMA de tipo 2 o 3

Es importante recordar que la SMA es una enfermedad progresiva que debilita lentamente los 
músculos con el paso del tiempo. Si bien es posible que no note estos cambios sutiles a diario, 
pueden impedirle realizar las tareas cotidianas por su cuenta.

Ya sea que usted o alguien a su cuidado haya iniciado y suspendido el tratamiento o aún no haya 
comenzado a tratar la SMA de inicio tardío, Evrysdi puede ayudar a preservar o mejorar 
la fuerza y la función motora.

Actuar contra la SMA de inicio tardío
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RAINBOWFISH

Evrysdi ayudó a los bebés a sobrevivir

R
esultados:
T

ipo 2 o 3



de los bebés (20/23) ‡

podía caminar con 
independencia

87 %

DESPUÉS DE 2�AÑOS DE TRATAMIENTO
TOTAL DE BEBÉS EN EL ESTUDIO (N�=�23) †

• 21/23 podían pararse sin ayuda

• 1/23 podía pararse con apoyo

de los bebés (23/23)

100 %

podía sentarse
de los bebés (22/23)

96 %

podía ponerse de pie

La mayoría de las personas del estudio SUNFISH 

no habría reunido los requisitos para estudios previos sobre la SMA.

• Se exploraron la dosis y la seguridad 
de�Evrysdi.

• Incluyó a 9�personas que podían caminar

51 adultos y niños (de 2 a 24�años)

PARTE 1 DE SUNFISH

• Se midieron la seguridad y la e� cacia de la dosis 
recomendada de Evrysdi (en 120�personas), en 
comparación con placebo (en 60�personas).

• Incluyó a 180�personas que no podían caminar , 
120�personas con escoliosis  (57 con escoliosis grave) 
y personas con y sin contracturas articulares.

180  adultos y niños (de 2 a 25�años)

PARTE 2 DE SUNFISH

La medida principal registrada
después de 1 año de tomar Evrysdi: 

Cambio en la función motora * con 
Evrysdi, en comparación con placebo †

Medida adicional  después de 1�año 
de tomar Evrysdi: 

Cambio en la función de las 
extremidades superiores ‡ con Evrysdi, 

en comparación con placebo †

El estudio incluyó

231
adultos y niños 

con SMA de tipo 2 o 3

Ícono de
FPO

ADONDEQUIERA

† Se excluye a 3�bebés que se retiraron antes de la evaluación del año 2 para recibir un tratamiento 
modi� cador de la enfermedad por única vez.

‡No se pudo evaluar a un niño en el año�2.

* Medido según la escala MFM-32. 
† Los adultos y niños que no tomaron Evrysdi tomaron un placebo, una sustancia que no contiene medicamento activo y que suele 
usarse en estudios. 

‡ Medido según la escala RULM.
MFM-32: Medición de la función motora de 32 ítems (por sus siglas en inglés); RULM: Módulo revisado de las extremidades

  superiores (por sus siglas en inglés).

SMA presintomática 

dos años de tratamiento con Evrysdi ayudaron 
a�los bebés a alcanzar hitos motores

LAS OBSERVACIONES EXPLORATORIAS SUGIEREN LO SIGUIENTE:

14

SUNFISH

Estudio controlado con placebo que consta de 2 partes, realizado en 
adultos y niños con SMA de tipo 2 o 3

Una mirada más de cerca al estudio SUNFISH

Estos resultados re� ejan el impacto de Evrysdi a lo largo del desarrollo natural del bebé.

Esta información se considera exploratoria, lo que signi� ca que el estudio clínico no se diseñó 
especí� camente para mostrar un efecto del tratamiento en las evaluaciones según 

el HINE-2. Los�datos deben interpretarse con precaución.

Según lo medido por el HINE-2

Medir las funciones diarias importantes

La escala de Medición de la función motora de 32�ítems (MFM-32)  está diseñada para captar 
los cambios en los movimientos motores de la cabeza, el tronco y las extremidades utilizando 
32�ítems en una amplia gama de personas, incluidas personas que pueden y no pueden caminar. 
Utiliza 3�categorías principales:

Evaluar la capacidad para realizar tareas cotidianas

El Módulo revisado de las extremidades superiores (RULM) fue diseñado especí� camente para 
personas mayores de 2.5�años que viven con SMA para evaluar la�fuerza en los movimientos de los 
brazos y la capacidad para realizar tareas especí� cas. Incluye,�por ejemplo, las siguientes pruebas:

Llevar el vaso 
a la boca

Abrir un recipiente 
de plástico

Rasgar papelRecoger objetos 
como monedas/ � chas

Movimientos de 
manos/pies

Movimientos de 
la parte superior/
inferior del cuerpo

Movimientos de 
incorporación/

traslado

DESPUÉS DE 1�AÑO DE TRATAMIENTO
TOTAL DE BEBÉS EN EL ESTUDIO (N�=�26) *

• 13/25 podían pararse sin ayuda

• 8/25 podían pararse con apoyo

de los bebés (24/25)

96 %

podía sentarse

Según lo medido por el HINE-2

de los bebés (12/25)

48 %

podía caminar 
con�independencia

de los bebés (21/25)

84 %

podía ponerse de pie

ADONDEQUIERA
Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del�documento y la Información de prescripción completa adjunta. 

Información de seguridad importante (continuación)
Estos no son todos los efectos secundarios posibles de Evrysdi. Para obtener 
más información sobre el per� l de riesgos y bene� cios de Evrysdi, pregunte 
a�su�proveedor de atención médica o farmacéutico.
• Antes de tomar Evrysdi, informe a su proveedor de atención médica acerca 

de todas sus afecciones médicas, incluso en los siguientes casos:
 �• Está embarazada o plani� ca quedar embarazada, ya que Evrysdi puede dañar 
al bebé en gestación. Solicite asesoramiento a su proveedor de�atención 
médica antes de tomar este medicamento.

*No se pudo evaluar a un bebé según el HINE-2 en la visita del año 1.
HINE-2: Examen neurológico infantil de Hammersmith, módulo 2.

Información de seguridad importante (continuación)
• Antes de tomar Evrysdi, informe a su proveedor de atención médica acerca de todas sus afecciones 

médicas, incluso en los siguientes casos:
 �• Es una mujer que puede quedar embarazada:

 – Registro de embarazos. Hay un registro de embarazos para mujeres que toman Evrysdi durante 
el embarazo. El propósito de este registro es recopilar información sobre la salud de la mujer 
embarazada y la salud de su bebé. Informe a su proveedor de atención médica de inmediato si está 
embarazada o queda embarazada mientras recibe Evrysdi. Hable con su proveedor de atención 
médica sobre cómo inscribirse en el Registro de embarazos de Evrysdi. Su proveedor de atención 
médica puede inscribirla en este registro o puede hacerlo usted misma llamando al 1-833-760-1098 
o visitando https://www.evrysdipregnancyregistry.com.

Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo del documento y la Información 
de prescripción completa adjunta. 

Inicio tardío  |  SMA de tipo 2 o 3

La e� cacia de Evrysdi para la SMA de inicio tardío se estudió utilizando 2 medidas

Cómo se estudió Evrysdi en personas 
con SMA de�inicio tardío
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RAINBOWFISH

Evrysdi ayudó a los bebés a sentarse, 
pararse o caminar con independencia



DESPUÉS DE 2�AÑOS DE TRATAMIENTO

Estos resultados re� ejan el impacto de Evrysdi a lo largo del desarrollo natural del bebé.

Esta información se considera exploratoria, lo que signi� ca que el estudio clínico 
no se diseñó especí� camente para medir el efecto del tratamiento a los 2�años. 

Los datos deben interpretarse con precaución. 

Según lo medido por las BSID-III

BEBÉS CON 2 COPIAS DE SMN2 (n�=�5)*

de los bebés (5/5)*

100 %

podía sentarse sin apoyo 
durante al menos 5�segundos

TOTAL DE BEBÉS EN EL ESTUDIO (N�=�23)*

de los bebés (23/23)

100 %

podía sentarse sin apoyo 
durante al menos 5�segundos
• El 91% de los bebés (21/23)* † 

pudo sentarse sin apoyo 
durante 30�segundos.

Mejoría estimada de 
1.55�puntos en comparación 
con el placebo
(IC del 95%: 0.30, 2.81; P �=�0.0156) ‡

La puntuación promedio 
aumentó  1.36�puntos  
con Evrysdi

La puntuación promedio 
disminuyó  0.19�puntos  
con placebo
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Visita (meses)

Cambio en la puntuación de la función motora 
durante 1�año en comparación con placebo

Según lo medido con la escala MFM-32

Evrysdi * (n�=�115)
Placebo *† (n�=�59)
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-2

-1
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0 4 8 12

"

"

Es estupendo ver que Shaniqua sigue 
cocinando y se pone la ropa sola. 
Puede�usar mejor los brazos para pasar 
de su silla de ruedas a la silla de la ducha 
y ducharse.

—Adriane, mamá de Shaniqua, 
que vive con SMA de tipo 3

ADONDEQUIERA

*Se excluye a 3�bebés que se retiraron antes de la evaluación del año 2 para recibir un tratamiento
  modi� cador de la enfermedad por única vez.
† �En el caso de los bebés con 3 copias de SMN2 , los resultados del evaluador del centro clínico 
di� rieron de los 2 lectores centrales independientes. Los resultados del evaluador del centro 
clínico fueron que 13/13 bebés podían sentarse sin apoyo durante 30 segundos, mientras que los 
resultados de los 2 lectores centrales independientes fueron 12/13 bebés. En el caso de los bebés 
con �*4 copias de SMN2 , los resultados del evaluador del centro clínico di� rieron de los 2 lectores 
centrales independientes. Los resultados del evaluador del centro clínico fueron que 5/5 bebés 
podían sentarse sin apoyo durante 30 segundos, mientras que los resultados de los 2 lectores 
centrales independientes fueron 4/5 bebés. Los resultados de los 2 lectores independientes 
se�informan aquí.

*  En algunos estudios, incluido este, si los datos de alguien no pueden recopilarse a tiempo, por cualquier motivo, el progreso de 
esa persona no puede contabilizarse en esa parte del estudio. Este cuadro incluye solo la información que se recopiló a tiempo. 

† Los adultos y niños que no tomaron Evrysdi tomaron un placebo, una sustancia que no contiene medicamento activo y que suele 
usarse en estudios. 

‡ El IC del 95% signi� ca que tenemos un 95% de con� anza en que el cambio promedio real en la escala MFM-32 con Evrysdi será 
entre 0.30 y 2.81�puntos más alto que con placebo.
IC: intervalo de con� anza; MFM-32: Medición de la función motora de 32�ítems.

SMA presintomática 

Evrysdi ayudó a los bebés a seguir alcanzando 
hitos clave a los 2 años de tratamiento

LAS OBSERVACIONES EXPLORATORIAS SUGIEREN LO SIGUIENTE:

16

SUNFISH

Ayudar a preservar la función diaria

Cambio promedio de 1.83 puntos  
en la puntuación de MFM-32 desde el inicio del estudio con Evrysdi.

Esta información se considera exploratoria, lo que signi� ca que el estudio clínico no se diseñó 
especí� camente para demostrar que Evrysdi cause estos resultados. 

Los datos deben interpretarse con precaución.

Cambio en la puntuación de la función motora después de 2 años
Según lo medido con la escala MFM-32
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Evrysdi § (de 0 a 24 meses)
Placebo †§ (de 0 a 12 meses)
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Visita (meses)

Evrysdi (n)
Placebo (n)

115
59

113
57

113
58

112
58

107
NC

103
NC
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DESPUÉS DE 1�AÑO DE TRATAMIENTO

Según lo medido por las BSID-III

TOTAL DE BEBÉS EN EL ESTUDIO (N�=�26)

de los bebés (25/26)

96 %

podía sentarse sin apoyo 
durante al menos 5�segundos
• El 81% de los bebés (21/26) 

pudo sentarse sin apoyo 
durante 30�segundos.

BEBÉS CON 2 COPIAS DE SMN2 (n�=�8)

de los bebés (7/8)

88 %

podía sentarse sin apoyo 
durante al menos 5�segundos

Ava  de 12 meses en 2023 
vive con SMA presintomática

ADONDEQUIERAConsulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del�documento y la Información de prescripción completa adjunta. 

§ Los adultos y niños que no tomaron Evrysdi tomaron un placebo, una sustancia que no contiene medicamento activo y que 
suele usarse en estudios. Las personas de este grupo recibieron placebo durante 12�meses seguido de Evrysdi durante 12�meses. 
El�tiempo de tratamiento con Evrysdi no se incluye en este grá� co. El período de seguimiento no fue controlado con placebo.
NC: no corresponde.

Información de seguridad importante (continuación)
• Antes de tomar Evrysdi, informe a su proveedor de atención médica acerca 

de todas sus afecciones médicas, incluso en los siguientes casos:
 �• Es una mujer que puede quedar embarazada:

 – Antes de comenzar su tratamiento con Evrysdi, su proveedor de atención 
médica puede hacerle pruebas de embarazo.

Información de seguridad importante (continuación)
• Antes de tomar Evrysdi, informe a su proveedor de atención médica acerca de todas sus afecciones 

médicas, incluso en los siguientes casos:
 �• Es una mujer que puede quedar embarazada:

 – Hable con su proveedor de atención médica sobre los métodos anticonceptivos que pueden ser 
adecuados para usted. Utilice un método anticonceptivo durante el tratamiento y hasta al menos 
1�mes después de dejar de tomar Evrysdi.

BSID-III: Escalas Bayley de desarrollo infantil, tercera edición; SMN2: proteína de supervivencia de las neuronas motoras 2.

Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo del documento y la Información 
de prescripción completa adjunta. 

Inicio tardío  |  SMA de tipo 2 o 3

LAS OBSERVACIONES EXPLORATORIAS SUGIEREN LO SIGUIENTE:

el aumento de la función motora observado 
al año se mantuvo a los 2 años

32

RAINBOWFISH

Evrysdi ayudó a los bebés con diversos grados 
de�gravedad de la SMA a sentarse sin apoyo



Escala principal:

Las Escalas Bayley de desarrollo infantil, tercera edición (BSID-III) evalúan diversas 
capacidades físicas como sentarse, rodar y gatear.

Escala adicional:

El Módulo 2 del examen neurológico infantil de Hammersmith (HINE-2) evalúa 8 hitos del 
desarrollo de los bebés, que incluyen el control de la cabeza, la capacidad de�sentarse, 
el agarre voluntario, la capacidad para patear, rodar, gatear, pararse y caminar.

Otras medidas incluyeron:

•  Capacidad de respirar sin asistencia permanente ‡

•  Capacidad de alimentarse por vía oral (exploratoria)

•  Capacidad de tragar (exploratoria)

Estoy muy contenta con mis resultados 
con�Evrysdi. Cada vez que voy al neurólogo, 
me hacen una prueba de función motora y, 
la última vez que fui, ¡subí un punto! Pude 
rasgar un papel y fue el mejor sonido que 
escuché en mi vida.

—Angela, vive con SMA de tipo 2

"

"
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Evrysdi * (n�=�119)
Placebo *† (n�=�58)

Cambio en la puntuación de las extremidades superiores 
a lo largo de 1�año en comparación con placebo *†

Según lo medido con el módulo RULM
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Visita (meses)

La puntuación promedio aumentó  

1.61�puntos  con Evrysdi

La puntuación promedio aumentó  

0.02�puntos  con placebo

Mejoría estimada de 1.59�puntos 
en comparación con el placebo
(IC del 95%: 0.55, 2.62; P �=�0.0469) ‡

0 4 8 12

ADONDEQUIERA

‡ La asistencia permanente se de� nió como haber sido sometido a una traqueotomía (una cirugía en 
la que se inserta un tubo en la parte frontal de la garganta hasta la tráquea) o tener más de 21�días 
de asistencia respiratoria no invasiva (16�horas o más al día) o estar intubado (un procedimiento 
mediante el cual se inserta un tubo respiratorio en la garganta hasta la tráquea) para ayudar 
con�la�respiración, en ausencia de un evento agudo reversible.

* En algunos estudios, incluido este, si los datos de alguien no pueden recopilarse a tiempo, por cualquier motivo, el progreso de esa 
persona no puede contabilizarse en esa parte del estudio. Este cuadro incluye solo la información que se recopiló a tiempo.

† Los adultos y niños que no tomaron Evrysdi tomaron un placebo, una sustancia que no contiene medicamento activo y que suele 
usarse en estudios.

‡ El IC del 95% signi� ca que tenemos un 95% de con� anza en que el cambio promedio real en el RULM con Evrysdi será entre 
0.55�y�2.62�puntos más alto que con placebo.
IC: intervalo de con� anza; RULM: Módulo revisado de las extremidades superiores.

SMA presintomática 

La eficacia de Evrysdi en la SMA presintomática se observó utilizando 
2�medidas

Medir hitos importantes

18

SUNFISH

Evrysdi permitió una mejoría signi� cativa 
de la función de las extremidades superiores

Cambio promedio de 2.79 puntos 
en la puntuación del módulo RULM desde el inicio del estudio con Evrysdi.

Esta información se considera exploratoria, lo que signi� ca que el estudio clínico no se diseñó 
especí� camente para demostrar que Evrysdi cause estos resultados. 

Los datos deben interpretarse con precaución.

Cambio en la puntuación de las extremidades superiores a lo largo de 2 años
Según lo medido con el módulo RULM
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Evrysdi* (de 0 a 24 meses)
Placebo* § (de 0 a 12 meses)

Evrysdi (n)
Placebo (n)

119
58
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Medida principal 
después de 1�año de tomar Evrysdi:

Sentarse sin apoyo durante al menos 
5�segundos †

Los bebés se evaluaron de acuerdo 
con la�cantidad de copias de SMN2  que 

tenían. Por lo general, tener menos copias 
de�SMN2  indica una SMA más grave *

Ícono de
FPO 26  bebés (total del estudio ) 

menores de 6 semanas al momento 
de la primera dosis

•   El total del estudio incluyó 
a�bebés con 2 o más copias 
de�SMN2 .

•   Como resultado, la población 
total representa un rango más 
amplio de gravedad de la SMA.

El estudio incluyó

8  bebés con 2 copias de SMN2

ADONDEQUIERAConsulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del�documento y la Información de prescripción completa adjunta. 

§ Los adultos y niños que no tomaron Evrysdi tomaron un placebo, una sustancia que no contiene medicamento activo y que 
suele usarse en estudios. Las personas de este grupo recibieron placebo durante 12�meses seguido de Evrysdi durante 12�meses. 
El�tiempo de tratamiento con Evrysdi no se incluye en este grá� co. El período de seguimiento no fue controlado con placebo.
NC: no corresponde.

Información de seguridad importante (continuación)
• Antes de tomar Evrysdi, informe a su proveedor de atención médica acerca 

de todas sus afecciones médicas, incluso en los siguientes casos:
 �• Es una mujer que puede quedar embarazada:

 – Hable con su proveedor de atención médica sobre los métodos 
anticonceptivos que pueden ser adecuados para usted. Utilice un método 
anticonceptivo durante el tratamiento y hasta al menos 1 mes después 
de�dejar de tomar Evrysdi.

Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo del documento y la Información 
de prescripción completa adjunta. 

Información de seguridad importante (continuación)
• Antes de tomar Evrysdi, informe a su proveedor de atención médica acerca de todas sus afecciones 

médicas, incluso en los siguientes casos:
 �• Está embarazada o plani� ca quedar embarazada, ya que Evrysdi puede dañar al bebé en gestación. 
Solicite asesoramiento a su proveedor de atención médica antes de tomar este medicamento.

 �• Es una mujer que puede quedar embarazada:
 – Antes de comenzar su tratamiento con Evrysdi, su proveedor de atención médica puede hacerle 

pruebas de embarazo.

* SMN2 es un gen que da instrucciones para producir la proteína SMN. 
† Medido por el ítem 22 de las Escalas Bayley de desarrollo infantil, tercera edición (BSID-III). 
SMN2: gen de la proteína de supervivencia de las neuronas motoras 2.

Inicio tardío  |  SMA de tipo 2 o 3

LAS OBSERVACIONES EXPLORATORIAS SUGIEREN LO SIGUIENTE:

la mejoría en la función de las extremidades 
superiores observada a 1�año se mantuvo a los 2�años

30

Estudio abierto realizado en recién nacidos con SMA presintomática 
o�bebés con diagnóstico, pero que aún no han manifestado síntomas

Una mirada más de cerca al 
estudio RAINBOWFISH

RAINBOWFISH



Ava  de 8 meses en 2023 vive con 
SMA presintomática

Etta, 
vive con 

SMA de tipo 1

Etta recibió un tratamiento 
modi� cador de la enfermedad una 

sola vez a los 26�días de vida, antes 
de iniciar Evrysdi a los 6�meses 

aproximadamente.

FIREFISH

Rede� nición de 
posibilidades

Estudio en bebés 
con�SMA de tipo 1

ADONDEQUIERAConsulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del�documento y la Información de prescripción completa adjunta. 

Información de seguridad importante (continuación)
Estos no son todos los efectos secundarios posibles de Evrysdi. Para obtener 
más información sobre el per� l de riesgos y bene� cios de Evrysdi, pregunte a su 
proveedor de atención médica o farmacéutico.

Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo del documento y la Información 
de prescripción completa adjunta. 

Información de seguridad importante (continuación)
• Antes de tomar Evrysdi, informe a su proveedor de atención médica acerca de todas sus afecciones 

médicas, incluso en los siguientes casos:
 �• Es una mujer que puede quedar embarazada:

 – Registro de embarazos. Hay un registro de embarazos para mujeres que toman Evrysdi durante 
el embarazo. El propósito de este registro es recopilar información sobre la salud de la mujer 
embarazada y la salud de su bebé. Informe a su proveedor de atención médica de inmediato si está 
embarazada o queda embarazada mientras recibe Evrysdi. Hable con su proveedor de atención 
médica sobre cómo inscribirse en el Registro de embarazos de Evrysdi. Su proveedor de atención 
médica puede inscribirla en este registro o puede hacerlo usted misma llamando al 1-833-760-1098 
o visitando https://www.evrysdipregnancyregistry.com.

El tratamiento temprano puede marcar una diferencia
Recibir un diagnóstico de SMA presintomática para su recién nacido puede ser difícil. 
Aunque el recién nacido no muestre síntomas de SMA, es importante recordar que la SMA 
es una enfermedad progresiva , y los síntomas pueden aparecer lentamente con el�tiempo.

El tratamiento temprano es crucial en los casos de SMA presintomática . En el estudio 
RAINBOWFISH, Evrysdi demostró ser seguro y eficaz en recién nacidos con SMA 
presintomática.

SMA presintomática 

20

R
esultados:

P
resintom

ática

PARTE 1 PARTE 2

que recibieron la dosis recomendada de Evrysdi en las Partes 1 y 2 se 
incluyeron en un análisis combinado que evaluó la e� cacia de Evrysdi. 

Se exploró la dosis 
recomendada de Evrysdi en 
21 bebés (de 3 a 7 meses).

58  bebés (de 2 a 7 meses de edad ) 

El estudio incluyó

Ícono de
FPO

62
bebés con SMA de tipo 1

La principal medida registrada 
después de 1�año de tomar Evrysdi:

•  Sentarse sin apoyo durante al menos 5�segundos * 

•  Supervivencia sin asistencia respiratoria permanente †

RAINBOWFISH

Hitos que 
importan

Estudio en recién nacidos 
con SMA presintomática

ADONDEQUIERA

* Medido por el ítem 22 de la escala de motricidad gruesa de las Escalas Bayley de desarrollo infantil, 
tercera edición (BSID-III). 

† La asistencia permanente se de� nió como haber sido sometido a una traqueotomía (una cirugía en 
la que se inserta un tubo en la parte frontal de la garganta hasta la tráquea) o tener más de 21�días 
de asistencia respiratoria no invasiva (16�horas o más al día) o estar intubado (un procedimiento 
mediante el cual se inserta un tubo respiratorio en la garganta hasta la tráquea) para ayudar con 
la�respiración, en ausencia de un evento agudo reversible.

Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo del documento y la Información 
de prescripción completa adjunta. 

Información de seguridad importante (continuación)
• Los efectos secundarios más frecuentes de Evrysdi son los siguientes:

 �• Para la SMA de inicio tardío: � ebre, diarrea, erupción cutánea.
 �• Para la SMA de inicio en la infancia: � ebre; diarrea; erupción cutánea; goteo nasal, estornudos y dolor 
de garganta (infección de las vías respiratorias superiores); infección pulmonar (infección de las vías 
respiratorias inferiores); estreñimiento; vómitos; tos.

Inicio en la infancia  |  SMA de tipo 1

Estudio abierto en 2 partes realizado en bebés con SMA de tipo 1

Una mirada más de cerca al estudio FIREFISH

28

R
esultados:

T
ipo 1

Se midieron la seguridad y la e� cacia 
de Evrysdi en 41�bebés (de 2 a 
7�meses de edad) que recibían la dosis 
recomendada.



Escala principal:

La escala de motricidad gruesa de las Escalas Bayley de desarrollo infantil, tercera edición 
(BSID-III, por sus siglas en inglés) evalúa diversas capacidades físicas como sentarse, 
rodar y gatear.

Escala adicional:

El Módulo 2 del examen neurológico infantil de Hammersmith (HINE-2, por sus siglas en inglés)  
evalúa 8 hitos del desarrollo de los bebés, que incluyen el control de la cabeza, la capacidad de 
sentarse, el agarre voluntario, la capacidad para patear, rodar, gatear, pararse y caminar.

Otras medidas incluyeron:

•  Capacidad de respirar sin asistencia permanente *

•  Capacidad de alimentarse por vía oral (exploratoria)

•  Capacidad de tragar (exploratoria)

ADONDEQUIERA
Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del documento y la Información de prescripción completa adjunta. 

Información de seguridad importante (continuación)
• Informe a su proveedor de atención médica sobre todos los medicamentos 

que toma.
• Si le recetaron Evrysdi para solución oral, en la farmacia le entregarán Evrysdi 

en forma de líquido. Si el medicamento del frasco es en polvo, no lo utilice . 
Comuníquese con su farmacéutico para solicitar un reemplazo.

• Evite el contacto de Evrysdi con la piel o los ojos. Si Evrysdi entra en contacto 
con la piel, lave la zona con agua y jabón. Si Evrysdi entra en contacto con los 
ojos, enjuáguese los ojos con agua.

* La asistencia permanente se de� nió como haber sido sometido a una traqueotomía (una cirugía en la que se inserta un tubo en la 
parte frontal de la garganta hasta la tráquea) o tener más de 21�días de asistencia respiratoria no invasiva (16�horas o más al día) o 
estar intubado (un procedimiento mediante el cual se inserta un tubo respiratorio en la garganta hasta la tráquea) para ayudar con 
la respiración, en ausencia de un evento agudo reversible.

Inicio en la infancia  |  SMA de tipo 1

22

FIREFISH

La eficacia de Evrysdi en la SMA de inicio en la infancia se observó 
utilizando 2 medidas

Medir hitos importantes

Los bebés con SMA de tipo 1 generalmente 
no�pueden sentarse solos sin tratamiento.

podía sentarse sin apoyo durante al menos 5�segundos , según lo medido por las BSID-III

PARTE 2 DE FIREFISH

de los bebés (12/41) †

29 %
DESPUÉS DE 1�AÑO

MEDIDA PRINCIPAL

PARTES 1 Y 2 DE FIREFISH

de los bebés (19/58) † 

33 %
DESPUÉS DE 1�AÑO

60 %

de los bebés (35/58) † 

DESPUÉS DE 2�AÑOS

ANÁLISIS COMBINADO

"

"

Evrysdi ha ayudado a Payton a 
alcanzar algunos hitos, que incluyen 
la capacidad de sentarse sola.

—Amber, mamá de Payton, 
que vive con SMA de tipo 1

Payton recibió un tratamiento modi� cador de la enfermedad 
una sola vez a los 4�meses de edad, antes de iniciar Evrysdi 

a los 12�meses aproximadamente.

DE LOS BEBÉS QUE TOMARON LA DOSIS RECOMENDADA, DESPUÉS DE 5 AÑOS:

Esta información se considera exploratoria, lo que signi� ca 
que el estudio clínico no se diseñó especí� camente para 

mostrar un efecto del tratamiento sobre la alimentación y la 
deglución. Los datos deben interpretarse con precaución.

91%

de los bebés (42/46)

podía alimentarse por vía oral †

96 %

de los bebés (46/48)

podía tragar †

Sin tratamiento, el 87% de los bebés con SMA de tipo 1 suelen 
necesitar asistencia alimentaria por medio de una sonda 

de�alimentación a los 18 meses de edad.

Payton, vive con 
SMA de tipo�1

ADONDEQUIERAConsulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del�documento y la Información de prescripción completa adjunta. 

†Bebés que toman la dosis recomendada de Evrysdi.

Información de seguridad importante (continuación)
• Antes de tomar Evrysdi, informe a su proveedor de atención médica acerca 

de todas sus afecciones médicas, incluso en los siguientes casos:
 �• Es un hombre adulto. Evrysdi puede afectar a la capacidad del hombre para 
tener hijos (fertilidad). Solicite asesoramiento a un proveedor de atención 
médica antes de tomar este medicamento.

*Incluye a los bebés que podían comer por la boca o en combinación con una sonda de alimentación. 
†Estos cálculos se basan en la cantidad de pacientes evaluados respecto de la alimentación y la deglución a los 5�años.

Inicio en la infancia  |  SMA de tipo 1

Los bebés con SMA de tipo 1 superaron las expectativas de desarrollo 
en�comparación con los bebés que no recibieron tratamiento

Cambiar el curso de la SMA
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FIREFISH

los bebés que recibieron Evrysdi tenían mejores 
capacidades para alimentarse y tragar que 
los�bebés no tratados *

LAS OBSERVACIONES EXPLORATORIAS SUGIEREN LO SIGUIENTE:



Sin tratamiento, no se espera que más del 25% de los bebés con SMA de tipo 1 
sobrevivan más de 14�meses sin asistencia respiratoria permanente.

"

"

Evrysdi ayuda a Etta a acercarse a los hitos 
que pueda alcanzar en su vida.

—Natalie, mamá de Etta, 
que vive con SMA de tipo 1

Etta, vive con 
SMA de tipo 1

estaba con vida y podía respirar sin 
asistencia permanente. †

de los bebés (54/62) *

DESPUÉS DE 1�AÑO

87 %
de los bebés (52/62) *

DESPUÉS DE 2�AÑOS

84 %

EVRYSDI PROLONGÓ LA SUPERVIVENCIA

ADONDEQUIERA

*Bebés que toman Evrysdi (todas las concentraciones de dosis). 
† La asistencia permanente se de� nió como haber sido sometido a una traqueotomía (una cirugía en la que se inserta un tubo en la 
parte frontal de la garganta hasta la tráquea) o tener más de 21�días de asistencia respiratoria no invasiva (16�horas o más al día) o 
estar intubado (un procedimiento mediante el cual se inserta un tubo respiratorio en la garganta hasta la tráquea) para ayudar con 
la�respiración, en ausencia de un evento agudo reversible.

‡ Bebés que toman la dosis recomendada de Evrysdi. 
§ Los análisis del año 1 y del año 5 incluyen la población combinada con niños de la Parte 1 (cohorte 
de dosis altas, n�=�17) y todos los niños de la Parte 2 (n�=�41). Los resultados del año�1 (corte de datos: 
14�de noviembre de 2019) se basan en la evaluación de 2�lectores centrales independientes, y los 
del�año 5 (corte de datos: 22 de diciembre de 2023) se basan en la evaluación del evaluador clínico 
del centro. Todos los niños no evaluados se incluyeron como pacientes sin respuesta 
(BSID-III, n�=�11; HINE-2, n�=�10).

||  Porcentaje basado en el análisis estadístico.

Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo del documento y la Información 
de prescripción completa adjunta. 

Información de seguridad importante (continuación)
• Antes de tomar Evrysdi, informe a su proveedor de atención médica acerca de todas sus afecciones 

médicas, incluso en los siguientes casos:
 �• Está en período de lactancia o tiene planes de amamantar. Se desconoce si Evrysdi pasa a la leche 
materna y podría dañar al bebé.
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FIREFISH Inicio en la infancia  |  SMA de tipo 1

Ralentizar la progresión de la SMA
LAS OBSERVACIONES EXPLORATORIAS SUGIEREN LO SIGUIENTE:

los bebés que tomaban Evrysdi podían respirar 
sin asistencia permanente y sentarse, y algunos 
podían ponerse de pie

DESPUÉS DE 5 AÑOS

62 %

de los bebés (36/58) ‡§

Según lo medido por 
las BSID-III

podía sentarse sin 
apoyo durante al 
menos 5�segundos

59 %

de los bebés (34/58) ‡§

Según lo medido por 
las BSID-III

podía sentarse 
sin apoyo durante 
30�segundos

DESPUÉS DE 5 AÑOS

SUPERVIVENCIA PROLONGADA CON EVRYSDI  Cohorte de dosis recomendada (n�=�58) ‡

DESPUÉS DE 5 AÑOS

81%

de los bebés
estaba con vida y podía respirar sin asistencia permanente †||

Esta información se considera exploratoria, 
lo�que signi� ca que el estudio clínico no se diseñó 
especí� camente para demostrar que Evrysdi cause 
estos resultados. Los datos deben interpretarse 
con�precaución.

DESPUÉS DE 5 AÑOS

Según lo medido por 
el HINE-2

21%

de los bebés (12/58) ‡§

podía ponerse de pie
• 5/58 podían pararse 

soportando el peso

• 3/58 podían pararse 
con apoyo

• 4/58 podían pararse 
sin ayuda



Escala principal:

La escala de motricidad gruesa de las Escalas Bayley de desarrollo infantil, tercera edición 
(BSID-III, por sus siglas en inglés) evalúa diversas capacidades físicas como sentarse, 
rodar y gatear.

Escala adicional:

El Módulo 2 del examen neurológico infantil de Hammersmith (HINE-2, por sus siglas en inglés)  
evalúa 8 hitos del desarrollo de los bebés, que incluyen el control de la cabeza, la capacidad de 
sentarse, el agarre voluntario, la capacidad para patear, rodar, gatear, pararse y caminar.

Otras medidas incluyeron:

•  Capacidad de respirar sin asistencia permanente *

•  Capacidad de alimentarse por vía oral (exploratoria)

•  Capacidad de tragar (exploratoria)

ADONDEQUIERA
Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del documento y la Información de prescripción completa adjunta. 

Información de seguridad importante (continuación)
• Informe a su proveedor de atención médica sobre todos los medicamentos 

que toma.
• Si le recetaron Evrysdi para solución oral, en la farmacia le entregarán Evrysdi 

en forma de líquido. Si el medicamento del frasco es en polvo, no lo utilice . 
Comuníquese con su farmacéutico para solicitar un reemplazo.

• Evite el contacto de Evrysdi con la piel o los ojos. Si Evrysdi entra en contacto 
con la piel, lave la zona con agua y jabón. Si Evrysdi entra en contacto con los 
ojos, enjuáguese los ojos con agua.

* La asistencia permanente se de� nió como haber sido sometido a una traqueotomía (una cirugía en la que se inserta un tubo en la 
parte frontal de la garganta hasta la tráquea) o tener más de 21�días de asistencia respiratoria no invasiva (16�horas o más al día) o 
estar intubado (un procedimiento mediante el cual se inserta un tubo respiratorio en la garganta hasta la tráquea) para ayudar con 
la respiración, en ausencia de un evento agudo reversible.

Inicio en la infancia  |  SMA de tipo 1

22

FIREFISH

La eficacia de Evrysdi en la SMA de inicio en la infancia se observó 
utilizando 2 medidas

Medir hitos importantes

Los bebés con SMA de tipo 1 generalmente 
no�pueden sentarse solos sin tratamiento.

podía sentarse sin apoyo durante al menos 5�segundos , según lo medido por las BSID-III

PARTE 2 DE FIREFISH

de los bebés (12/41) †

29 %
DESPUÉS DE 1�AÑO

MEDIDA PRINCIPAL

PARTES 1 Y 2 DE FIREFISH

de los bebés (19/58) † 

33 %
DESPUÉS DE 1�AÑO

60 %

de los bebés (35/58) † 

DESPUÉS DE 2�AÑOS

ANÁLISIS COMBINADO

"

"

Evrysdi ha ayudado a Payton a 
alcanzar algunos hitos, que incluyen 
la capacidad de sentarse sola.

—Amber, mamá de Payton, 
que vive con SMA de tipo 1

Payton recibió un tratamiento modi� cador de la enfermedad 
una sola vez a los 4�meses de edad, antes de iniciar Evrysdi 

a los 12�meses aproximadamente.

DE LOS BEBÉS QUE TOMARON LA DOSIS RECOMENDADA, DESPUÉS DE 5 AÑOS:

Esta información se considera exploratoria, lo que signi� ca 
que el estudio clínico no se diseñó especí� camente para 

mostrar un efecto del tratamiento sobre la alimentación y la 
deglución. Los datos deben interpretarse con precaución.

91%

de los bebés (42/46)

podía alimentarse por vía oral †

96 %

de los bebés (46/48)

podía tragar †

Sin tratamiento, el 87% de los bebés con SMA de tipo 1 suelen 
necesitar asistencia alimentaria por medio de una sonda 

de�alimentación a los 18 meses de edad.

Payton, vive con 
SMA de tipo�1

ADONDEQUIERAConsulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del�documento y la Información de prescripción completa adjunta. 

†Bebés que toman la dosis recomendada de Evrysdi.

Información de seguridad importante (continuación)
• Antes de tomar Evrysdi, informe a su proveedor de atención médica acerca 

de todas sus afecciones médicas, incluso en los siguientes casos:
 �• Es un hombre adulto. Evrysdi puede afectar a la capacidad del hombre para 
tener hijos (fertilidad). Solicite asesoramiento a un proveedor de atención 
médica antes de tomar este medicamento.

*Incluye a los bebés que podían comer por la boca o en combinación con una sonda de alimentación. 
†Estos cálculos se basan en la cantidad de pacientes evaluados respecto de la alimentación y la deglución a los 5�años.

Inicio en la infancia  |  SMA de tipo 1

Los bebés con SMA de tipo 1 superaron las expectativas de desarrollo 
en�comparación con los bebés que no recibieron tratamiento

Cambiar el curso de la SMA
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FIREFISH

los bebés que recibieron Evrysdi tenían mejores 
capacidades para alimentarse y tragar que 
los�bebés no tratados *

LAS OBSERVACIONES EXPLORATORIAS SUGIEREN LO SIGUIENTE:



PARTE 1 PARTE 2

que recibieron la dosis recomendada de Evrysdi en las Partes 1 y 2 se 
incluyeron en un análisis combinado que evaluó la e� cacia de Evrysdi. 

Se exploró la dosis 
recomendada de Evrysdi en 
21 bebés (de 3 a 7 meses).

58  bebés (de 2 a 7 meses de edad ) 

El estudio incluyó

Ícono de
FPO

62
bebés con SMA de tipo 1

La principal medida registrada 
después de 1�año de tomar Evrysdi:

•  Sentarse sin apoyo durante al menos 5�segundos * 

•  Supervivencia sin asistencia respiratoria permanente †

RAINBOWFISH

Hitos que 
importan

Estudio en recién nacidos 
con SMA presintomática

ADONDEQUIERA

* Medido por el ítem 22 de la escala de motricidad gruesa de las Escalas Bayley de desarrollo infantil, 
tercera edición (BSID-III). 

† La asistencia permanente se de� nió como haber sido sometido a una traqueotomía (una cirugía en 
la que se inserta un tubo en la parte frontal de la garganta hasta la tráquea) o tener más de 21�días 
de asistencia respiratoria no invasiva (16�horas o más al día) o estar intubado (un procedimiento 
mediante el cual se inserta un tubo respiratorio en la garganta hasta la tráquea) para ayudar con 
la�respiración, en ausencia de un evento agudo reversible.

Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo del documento y la Información 
de prescripción completa adjunta. 

Información de seguridad importante (continuación)
• Los efectos secundarios más frecuentes de Evrysdi son los siguientes:

 �• Para la SMA de inicio tardío: � ebre, diarrea, erupción cutánea.
 �• Para la SMA de inicio en la infancia: � ebre; diarrea; erupción cutánea; goteo nasal, estornudos y dolor 
de garganta (infección de las vías respiratorias superiores); infección pulmonar (infección de las vías 
respiratorias inferiores); estreñimiento; vómitos; tos.

Inicio en la infancia  |  SMA de tipo 1

Estudio abierto en 2 partes realizado en bebés con SMA de tipo 1

Una mirada más de cerca al estudio FIREFISH
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R
esultados:

T
ipo 1

Se midieron la seguridad y la e� cacia 
de Evrysdi en 41�bebés (de 2 a 
7�meses de edad) que recibían la dosis 
recomendada.

Ava  de 8 meses en 2023 vive con 
SMA presintomática

Etta, 
vive con 

SMA de tipo 1

Etta recibió un tratamiento 
modi� cador de la enfermedad una 

sola vez a los 26�días de vida, antes 
de iniciar Evrysdi a los 6�meses 

aproximadamente.

FIREFISH

Rede� nición de 
posibilidades

Estudio en bebés 
con�SMA de tipo 1

ADONDEQUIERAConsulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del�documento y la Información de prescripción completa adjunta. 

Información de seguridad importante (continuación)
Estos no son todos los efectos secundarios posibles de Evrysdi. Para obtener 
más información sobre el per� l de riesgos y bene� cios de Evrysdi, pregunte a su 
proveedor de atención médica o farmacéutico.

Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo del documento y la Información 
de prescripción completa adjunta. 

Información de seguridad importante (continuación)
• Antes de tomar Evrysdi, informe a su proveedor de atención médica acerca de todas sus afecciones 

médicas, incluso en los siguientes casos:
 �• Es una mujer que puede quedar embarazada:

 – Registro de embarazos. Hay un registro de embarazos para mujeres que toman Evrysdi durante 
el embarazo. El propósito de este registro es recopilar información sobre la salud de la mujer 
embarazada y la salud de su bebé. Informe a su proveedor de atención médica de inmediato si está 
embarazada o queda embarazada mientras recibe Evrysdi. Hable con su proveedor de atención 
médica sobre cómo inscribirse en el Registro de embarazos de Evrysdi. Su proveedor de atención 
médica puede inscribirla en este registro o puede hacerlo usted misma llamando al 1-833-760-1098 
o visitando https://www.evrysdipregnancyregistry.com.

El tratamiento temprano puede marcar una diferencia
Recibir un diagnóstico de SMA presintomática para su recién nacido puede ser difícil. 
Aunque el recién nacido no muestre síntomas de SMA, es importante recordar que la SMA 
es una enfermedad progresiva , y los síntomas pueden aparecer lentamente con el�tiempo.

El tratamiento temprano es crucial en los casos de SMA presintomática . En el estudio 
RAINBOWFISH, Evrysdi demostró ser seguro y eficaz en recién nacidos con SMA 
presintomática.

SMA presintomática 
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R
esultados:

P
resintom

ática



Escala principal:

Las Escalas Bayley de desarrollo infantil, tercera edición (BSID-III) evalúan diversas 
capacidades físicas como sentarse, rodar y gatear.

Escala adicional:

El Módulo 2 del examen neurológico infantil de Hammersmith (HINE-2) evalúa 8 hitos del 
desarrollo de los bebés, que incluyen el control de la cabeza, la capacidad de�sentarse, 
el agarre voluntario, la capacidad para patear, rodar, gatear, pararse y caminar.

Otras medidas incluyeron:

•  Capacidad de respirar sin asistencia permanente ‡

•  Capacidad de alimentarse por vía oral (exploratoria)

•  Capacidad de tragar (exploratoria)

Estoy muy contenta con mis resultados 
con�Evrysdi. Cada vez que voy al neurólogo, 
me hacen una prueba de función motora y, 
la última vez que fui, ¡subí un punto! Pude 
rasgar un papel y fue el mejor sonido que 
escuché en mi vida.

—Angela, vive con SMA de tipo 2

"
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Evrysdi * (n�=�119)
Placebo *† (n�=�58)

Cambio en la puntuación de las extremidades superiores 
a lo largo de 1�año en comparación con placebo *†

Según lo medido con el módulo RULM

-1

0

1

2

3

Visita (meses)

La puntuación promedio aumentó  

1.61�puntos  con Evrysdi

La puntuación promedio aumentó  

0.02�puntos  con placebo

Mejoría estimada de 1.59�puntos 
en comparación con el placebo
(IC del 95%: 0.55, 2.62; P �=�0.0469) ‡

0 4 8 12

ADONDEQUIERA

‡ La asistencia permanente se de� nió como haber sido sometido a una traqueotomía (una cirugía en 
la que se inserta un tubo en la parte frontal de la garganta hasta la tráquea) o tener más de 21�días 
de asistencia respiratoria no invasiva (16�horas o más al día) o estar intubado (un procedimiento 
mediante el cual se inserta un tubo respiratorio en la garganta hasta la tráquea) para ayudar 
con�la�respiración, en ausencia de un evento agudo reversible.

* En algunos estudios, incluido este, si los datos de alguien no pueden recopilarse a tiempo, por cualquier motivo, el progreso de esa 
persona no puede contabilizarse en esa parte del estudio. Este cuadro incluye solo la información que se recopiló a tiempo.

† Los adultos y niños que no tomaron Evrysdi tomaron un placebo, una sustancia que no contiene medicamento activo y que suele 
usarse en estudios.

‡ El IC del 95% signi� ca que tenemos un 95% de con� anza en que el cambio promedio real en el RULM con Evrysdi será entre 
0.55�y�2.62�puntos más alto que con placebo.
IC: intervalo de con� anza; RULM: Módulo revisado de las extremidades superiores.

SMA presintomática 

La eficacia de Evrysdi en la SMA presintomática se observó utilizando 
2�medidas

Medir hitos importantes

18

SUNFISH

Evrysdi permitió una mejoría signi� cativa 
de la función de las extremidades superiores

Cambio promedio de 2.79 puntos 
en la puntuación del módulo RULM desde el inicio del estudio con Evrysdi.

Esta información se considera exploratoria, lo que signi� ca que el estudio clínico no se diseñó 
especí� camente para demostrar que Evrysdi cause estos resultados. 

Los datos deben interpretarse con precaución.

Cambio en la puntuación de las extremidades superiores a lo largo de 2 años
Según lo medido con el módulo RULM

-1

0

1

2

4

3

0 4 8 12 18 24C
am

bi
o 

pr
om

ed
io

 e
n 

la
 p

un
tu

ac
ió

n 
to

ta
l 

de
 R

U
LM

 d
es

de
 e

l i
ni

ci
o 

de
l e

st
ud

io

Evrysdi* (de 0 a 24 meses)
Placebo* § (de 0 a 12 meses)

Evrysdi (n)
Placebo (n)

119
58

119
57

117
56

116
56

108
NC

105
NC

Visita (meses)
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Medida principal 
después de 1�año de tomar Evrysdi:

Sentarse sin apoyo durante al menos 
5�segundos †

Los bebés se evaluaron de acuerdo 
con la�cantidad de copias de SMN2  que 

tenían. Por lo general, tener menos copias 
de�SMN2  indica una SMA más grave *

Ícono de
FPO 26  bebés (total del estudio ) 

menores de 6 semanas al momento 
de la primera dosis

•   El total del estudio incluyó 
a�bebés con 2 o más copias 
de�SMN2 .

•   Como resultado, la población 
total representa un rango más 
amplio de gravedad de la SMA.

El estudio incluyó

8  bebés con 2 copias de SMN2

ADONDEQUIERAConsulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del�documento y la Información de prescripción completa adjunta. 

§ Los adultos y niños que no tomaron Evrysdi tomaron un placebo, una sustancia que no contiene medicamento activo y que 
suele usarse en estudios. Las personas de este grupo recibieron placebo durante 12�meses seguido de Evrysdi durante 12�meses. 
El�tiempo de tratamiento con Evrysdi no se incluye en este grá� co. El período de seguimiento no fue controlado con placebo.
NC: no corresponde.

Información de seguridad importante (continuación)
• Antes de tomar Evrysdi, informe a su proveedor de atención médica acerca 

de todas sus afecciones médicas, incluso en los siguientes casos:
 �• Es una mujer que puede quedar embarazada:

 – Hable con su proveedor de atención médica sobre los métodos 
anticonceptivos que pueden ser adecuados para usted. Utilice un método 
anticonceptivo durante el tratamiento y hasta al menos 1 mes después 
de�dejar de tomar Evrysdi.

Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo del documento y la Información 
de prescripción completa adjunta. 

Información de seguridad importante (continuación)
• Antes de tomar Evrysdi, informe a su proveedor de atención médica acerca de todas sus afecciones 

médicas, incluso en los siguientes casos:
 �• Está embarazada o plani� ca quedar embarazada, ya que Evrysdi puede dañar al bebé en gestación. 
Solicite asesoramiento a su proveedor de atención médica antes de tomar este medicamento.

 �• Es una mujer que puede quedar embarazada:
 – Antes de comenzar su tratamiento con Evrysdi, su proveedor de atención médica puede hacerle 

pruebas de embarazo.

* SMN2 es un gen que da instrucciones para producir la proteína SMN. 
† Medido por el ítem 22 de las Escalas Bayley de desarrollo infantil, tercera edición (BSID-III). 
SMN2: gen de la proteína de supervivencia de las neuronas motoras 2.

Inicio tardío  |  SMA de tipo 2 o 3

LAS OBSERVACIONES EXPLORATORIAS SUGIEREN LO SIGUIENTE:

la mejoría en la función de las extremidades 
superiores observada a 1�año se mantuvo a los 2�años

30

Estudio abierto realizado en recién nacidos con SMA presintomática 
o�bebés con diagnóstico, pero que aún no han manifestado síntomas

Una mirada más de cerca al 
estudio RAINBOWFISH

RAINBOWFISH



DESPUÉS DE 2�AÑOS DE TRATAMIENTO

Estos resultados re� ejan el impacto de Evrysdi a lo largo del desarrollo natural del bebé.

Esta información se considera exploratoria, lo que signi� ca que el estudio clínico 
no se diseñó especí� camente para medir el efecto del tratamiento a los 2�años. 

Los datos deben interpretarse con precaución. 

Según lo medido por las BSID-III

BEBÉS CON 2 COPIAS DE SMN2 (n�=�5)*

de los bebés (5/5)*

100 %

podía sentarse sin apoyo 
durante al menos 5�segundos

TOTAL DE BEBÉS EN EL ESTUDIO (N�=�23)*

de los bebés (23/23)

100 %

podía sentarse sin apoyo 
durante al menos 5�segundos
• El 91% de los bebés (21/23)* † 

pudo sentarse sin apoyo 
durante 30�segundos.

Mejoría estimada de 
1.55�puntos en comparación 
con el placebo
(IC del 95%: 0.30, 2.81; P �=�0.0156) ‡

La puntuación promedio 
aumentó  1.36�puntos  
con Evrysdi

La puntuación promedio 
disminuyó  0.19�puntos  
con placebo
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Visita (meses)

Cambio en la puntuación de la función motora 
durante 1�año en comparación con placebo

Según lo medido con la escala MFM-32

Evrysdi * (n�=�115)
Placebo *† (n�=�59)
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"

"

Es estupendo ver que Shaniqua sigue 
cocinando y se pone la ropa sola. 
Puede�usar mejor los brazos para pasar 
de su silla de ruedas a la silla de la ducha 
y ducharse.

—Adriane, mamá de Shaniqua, 
que vive con SMA de tipo 3

ADONDEQUIERA

*Se excluye a 3�bebés que se retiraron antes de la evaluación del año 2 para recibir un tratamiento
  modi� cador de la enfermedad por única vez.
† �En el caso de los bebés con 3 copias de SMN2 , los resultados del evaluador del centro clínico 
di� rieron de los 2 lectores centrales independientes. Los resultados del evaluador del centro 
clínico fueron que 13/13 bebés podían sentarse sin apoyo durante 30 segundos, mientras que los 
resultados de los 2 lectores centrales independientes fueron 12/13 bebés. En el caso de los bebés 
con �*4 copias de SMN2 , los resultados del evaluador del centro clínico di� rieron de los 2 lectores 
centrales independientes. Los resultados del evaluador del centro clínico fueron que 5/5 bebés 
podían sentarse sin apoyo durante 30 segundos, mientras que los resultados de los 2 lectores 
centrales independientes fueron 4/5 bebés. Los resultados de los 2 lectores independientes 
se�informan aquí.

*  En algunos estudios, incluido este, si los datos de alguien no pueden recopilarse a tiempo, por cualquier motivo, el progreso de 
esa persona no puede contabilizarse en esa parte del estudio. Este cuadro incluye solo la información que se recopiló a tiempo. 

† Los adultos y niños que no tomaron Evrysdi tomaron un placebo, una sustancia que no contiene medicamento activo y que suele 
usarse en estudios. 

‡ El IC del 95% signi� ca que tenemos un 95% de con� anza en que el cambio promedio real en la escala MFM-32 con Evrysdi será 
entre 0.30 y 2.81�puntos más alto que con placebo.
IC: intervalo de con� anza; MFM-32: Medición de la función motora de 32�ítems.

SMA presintomática 

Evrysdi ayudó a los bebés a seguir alcanzando 
hitos clave a los 2 años de tratamiento

LAS OBSERVACIONES EXPLORATORIAS SUGIEREN LO SIGUIENTE:

16

SUNFISH

Ayudar a preservar la función diaria

Cambio promedio de 1.83 puntos  
en la puntuación de MFM-32 desde el inicio del estudio con Evrysdi.

Esta información se considera exploratoria, lo que signi� ca que el estudio clínico no se diseñó 
especí� camente para demostrar que Evrysdi cause estos resultados. 

Los datos deben interpretarse con precaución.

Cambio en la puntuación de la función motora después de 2 años
Según lo medido con la escala MFM-32
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DESPUÉS DE 1�AÑO DE TRATAMIENTO

Según lo medido por las BSID-III

TOTAL DE BEBÉS EN EL ESTUDIO (N�=�26)

de los bebés (25/26)

96 %

podía sentarse sin apoyo 
durante al menos 5�segundos
• El 81% de los bebés (21/26) 

pudo sentarse sin apoyo 
durante 30�segundos.

BEBÉS CON 2 COPIAS DE SMN2 (n�=�8)

de los bebés (7/8)

88 %

podía sentarse sin apoyo 
durante al menos 5�segundos

Ava  de 12 meses en 2023 
vive con SMA presintomática

ADONDEQUIERAConsulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del�documento y la Información de prescripción completa adjunta. 

§ Los adultos y niños que no tomaron Evrysdi tomaron un placebo, una sustancia que no contiene medicamento activo y que 
suele usarse en estudios. Las personas de este grupo recibieron placebo durante 12�meses seguido de Evrysdi durante 12�meses. 
El�tiempo de tratamiento con Evrysdi no se incluye en este grá� co. El período de seguimiento no fue controlado con placebo.
NC: no corresponde.

Información de seguridad importante (continuación)
• Antes de tomar Evrysdi, informe a su proveedor de atención médica acerca 

de todas sus afecciones médicas, incluso en los siguientes casos:
 �• Es una mujer que puede quedar embarazada:

 – Antes de comenzar su tratamiento con Evrysdi, su proveedor de atención 
médica puede hacerle pruebas de embarazo.

Información de seguridad importante (continuación)
• Antes de tomar Evrysdi, informe a su proveedor de atención médica acerca de todas sus afecciones 

médicas, incluso en los siguientes casos:
 �• Es una mujer que puede quedar embarazada:

 – Hable con su proveedor de atención médica sobre los métodos anticonceptivos que pueden ser 
adecuados para usted. Utilice un método anticonceptivo durante el tratamiento y hasta al menos 
1�mes después de dejar de tomar Evrysdi.

BSID-III: Escalas Bayley de desarrollo infantil, tercera edición; SMN2: proteína de supervivencia de las neuronas motoras 2.

Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo del documento y la Información 
de prescripción completa adjunta. 

Inicio tardío  |  SMA de tipo 2 o 3

LAS OBSERVACIONES EXPLORATORIAS SUGIEREN LO SIGUIENTE:

el aumento de la función motora observado 
al año se mantuvo a los 2 años
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RAINBOWFISH

Evrysdi ayudó a los bebés con diversos grados 
de�gravedad de la SMA a sentarse sin apoyo



de los bebés (20/23) ‡

podía caminar con 
independencia

87 %

DESPUÉS DE 2�AÑOS DE TRATAMIENTO
TOTAL DE BEBÉS EN EL ESTUDIO (N�=�23) †

• 21/23 podían pararse sin ayuda

• 1/23 podía pararse con apoyo

de los bebés (23/23)

100 %

podía sentarse
de los bebés (22/23)

96 %

podía ponerse de pie

La mayoría de las personas del estudio SUNFISH 

no habría reunido los requisitos para estudios previos sobre la SMA.

• Se exploraron la dosis y la seguridad 
de�Evrysdi.

• Incluyó a 9�personas que podían caminar

51 adultos y niños (de 2 a 24�años)

PARTE 1 DE SUNFISH

• Se midieron la seguridad y la e� cacia de la dosis 
recomendada de Evrysdi (en 120�personas), en 
comparación con placebo (en 60�personas).

• Incluyó a 180�personas que no podían caminar , 
120�personas con escoliosis  (57 con escoliosis grave) 
y personas con y sin contracturas articulares.

180  adultos y niños (de 2 a 25�años)

PARTE 2 DE SUNFISH

La medida principal registrada
después de 1 año de tomar Evrysdi: 

Cambio en la función motora * con 
Evrysdi, en comparación con placebo †

Medida adicional  después de 1�año 
de tomar Evrysdi: 

Cambio en la función de las 
extremidades superiores ‡ con Evrysdi, 

en comparación con placebo †

El estudio incluyó

231
adultos y niños 

con SMA de tipo 2 o 3

Ícono de
FPO

ADONDEQUIERA

† Se excluye a 3�bebés que se retiraron antes de la evaluación del año 2 para recibir un tratamiento 
modi� cador de la enfermedad por única vez.

‡No se pudo evaluar a un niño en el año�2.

* Medido según la escala MFM-32. 
† Los adultos y niños que no tomaron Evrysdi tomaron un placebo, una sustancia que no contiene medicamento activo y que suele 
usarse en estudios. 

‡ Medido según la escala RULM.
MFM-32: Medición de la función motora de 32 ítems (por sus siglas en inglés); RULM: Módulo revisado de las extremidades

  superiores (por sus siglas en inglés).

SMA presintomática 

dos años de tratamiento con Evrysdi ayudaron 
a�los bebés a alcanzar hitos motores

LAS OBSERVACIONES EXPLORATORIAS SUGIEREN LO SIGUIENTE:

14

SUNFISH

Estudio controlado con placebo que consta de 2 partes, realizado en 
adultos y niños con SMA de tipo 2 o 3

Una mirada más de cerca al estudio SUNFISH

Estos resultados re� ejan el impacto de Evrysdi a lo largo del desarrollo natural del bebé.

Esta información se considera exploratoria, lo que signi� ca que el estudio clínico no se diseñó 
especí� camente para mostrar un efecto del tratamiento en las evaluaciones según 

el HINE-2. Los�datos deben interpretarse con precaución.

Según lo medido por el HINE-2

Medir las funciones diarias importantes

La escala de Medición de la función motora de 32�ítems (MFM-32)  está diseñada para captar 
los cambios en los movimientos motores de la cabeza, el tronco y las extremidades utilizando 
32�ítems en una amplia gama de personas, incluidas personas que pueden y no pueden caminar. 
Utiliza 3�categorías principales:

Evaluar la capacidad para realizar tareas cotidianas

El Módulo revisado de las extremidades superiores (RULM) fue diseñado especí� camente para 
personas mayores de 2.5�años que viven con SMA para evaluar la�fuerza en los movimientos de los 
brazos y la capacidad para realizar tareas especí� cas. Incluye,�por ejemplo, las siguientes pruebas:

Llevar el vaso 
a la boca

Abrir un recipiente 
de plástico

Rasgar papelRecoger objetos 
como monedas/ � chas

Movimientos de 
manos/pies

Movimientos de 
la parte superior/
inferior del cuerpo

Movimientos de 
incorporación/

traslado

DESPUÉS DE 1�AÑO DE TRATAMIENTO
TOTAL DE BEBÉS EN EL ESTUDIO (N�=�26) *

• 13/25 podían pararse sin ayuda

• 8/25 podían pararse con apoyo

de los bebés (24/25)

96 %

podía sentarse

Según lo medido por el HINE-2

de los bebés (12/25)

48 %

podía caminar 
con�independencia

de los bebés (21/25)

84 %

podía ponerse de pie

ADONDEQUIERA
Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del�documento y la Información de prescripción completa adjunta. 

Información de seguridad importante (continuación)
Estos no son todos los efectos secundarios posibles de Evrysdi. Para obtener 
más información sobre el per� l de riesgos y bene� cios de Evrysdi, pregunte 
a�su�proveedor de atención médica o farmacéutico.
• Antes de tomar Evrysdi, informe a su proveedor de atención médica acerca 

de todas sus afecciones médicas, incluso en los siguientes casos:
 �• Está embarazada o plani� ca quedar embarazada, ya que Evrysdi puede dañar 
al bebé en gestación. Solicite asesoramiento a su proveedor de�atención 
médica antes de tomar este medicamento.

*No se pudo evaluar a un bebé según el HINE-2 en la visita del año 1.
HINE-2: Examen neurológico infantil de Hammersmith, módulo 2.

Información de seguridad importante (continuación)
• Antes de tomar Evrysdi, informe a su proveedor de atención médica acerca de todas sus afecciones 

médicas, incluso en los siguientes casos:
 �• Es una mujer que puede quedar embarazada:

 – Registro de embarazos. Hay un registro de embarazos para mujeres que toman Evrysdi durante 
el embarazo. El propósito de este registro es recopilar información sobre la salud de la mujer 
embarazada y la salud de su bebé. Informe a su proveedor de atención médica de inmediato si está 
embarazada o queda embarazada mientras recibe Evrysdi. Hable con su proveedor de atención 
médica sobre cómo inscribirse en el Registro de embarazos de Evrysdi. Su proveedor de atención 
médica puede inscribirla en este registro o puede hacerlo usted misma llamando al 1-833-760-1098 
o visitando https://www.evrysdipregnancyregistry.com.

Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo del documento y la Información 
de prescripción completa adjunta. 

Inicio tardío  |  SMA de tipo 2 o 3

La e� cacia de Evrysdi para la SMA de inicio tardío se estudió utilizando 2 medidas

Cómo se estudió Evrysdi en personas 
con SMA de�inicio tardío
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RAINBOWFISH

Evrysdi ayudó a los bebés a sentarse, 
pararse o caminar con independencia



de los bebés (23/23)

100 %

podía alimentarse 
exclusivamente por vía oral

de los bebés (23/23)

100 %

podía tragar

DESPUÉS DE 2�AÑOS DE TRATAMIENTO
TOTAL DE BEBÉS EN EL ESTUDIO (N�=�23) ‡

Estudio en adultos y niños 
con SMA de inicio tardío

PARTE 2 DE SUNFISH

Potentes resultados 
para la vida diaria

ADONDEQUIERA

‡ Se excluye a 3�bebés que se retiraron antes de la evaluación del año 2 para recibir un tratamiento modi� cador de la 
enfermedad por única vez. Los 3�bebés podían tragar y alimentarse por vía oral en sus últimas evaluaciones.

Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del�documento y la Información de prescripción completa adjunta. 

Información de seguridad importante (continuación)
• Antes de tomar Evrysdi, informe a su proveedor de atención médica acerca 

de todas sus afecciones médicas, incluso en los siguientes casos:
 �• Es un hombre adulto. Evrysdi puede afectar a la capacidad del hombre para 
tener hijos (fertilidad). Solicite asesoramiento a un proveedor de atención 
médica antes de tomar este medicamento.

 �• Está en período de lactancia o tiene planes de amamantar. Se desconoce 
si�Evrysdi pasa a la leche materna y podría dañar al bebé.

Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo del documento y la Información 
de prescripción completa adjunta. 

Información de seguridad importante (continuación)
• Informe a su proveedor de atención médica sobre todos los medicamentos que toma.
• Si le recetaron Evrysdi para solución oral, en la farmacia le entregarán Evrysdi en forma de líquido. 

Si el medicamento del frasco es en polvo, no lo utilice . Comuníquese con su farmacéutico para solicitar 
un reemplazo.

• Evite el contacto de Evrysdi con la piel o los ojos. Si Evrysdi entra en contacto con la piel, lave la zona 
con agua y jabón. Si Evrysdi entra en contacto con los ojos, enjuáguese los ojos con agua.

SMA presintomática 

los bebés presintomáticos que tomaban Evrysdi 
podían alimentarse por vía oral y tragar

LAS OBSERVACIONES EXPLORATORIAS SUGIEREN LO SIGUIENTE:

12

Esta información se considera exploratoria, lo que signi� ca que el estudio clínico no se diseñó 
especí� camente para mostrar un efecto del tratamiento sobre la alimentación y la deglución. 

Los�datos deben interpretarse con precaución.

"

"

En lo que más apoyaría a otros 
adultos con SMA es a buscar 
tratamiento.

—Jim, vive con SMA de tipo 3
"

"

El avance de la SMA puede ser lento. No te das 
cuenta de que algo te está pasando hasta que 
intentas hacer algo que solías hacer y dices "oh, ya 
no puedo hacer eso".

—Angela, vive con SMA de tipo 2

DESPUÉS DE 1�AÑO DE TRATAMIENTO
TOTAL DE BEBÉS EN EL ESTUDIO (N�=�26)

Esta información se considera exploratoria, lo que signi� ca que el estudio clínico no se 
diseñó especí� camente para mostrar un efecto del tratamiento sobre la supervivencia 

sin asistencia permanente. Los datos deben interpretarse con precaución.

Las evaluaciones exploratorias sugieren que después de 2 años de tratamiento (N�=�23), † 
el 100% de los bebés (23/23) estaba con vida sin asistencia permanente.

estaba con vida sin 
asistencia permanente*

de los bebés (26/26)

100 %

ADONDEQUIERAConsulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del�documento y la Información de prescripción completa adjunta. 

Información de seguridad importante (continuación)
• Los efectos secundarios más frecuentes de Evrysdi son los siguientes:

 �• Para la SMA de inicio tardío: � ebre, diarrea, erupción cutánea.
 �• Para la SMA de inicio en la infancia: � ebre; diarrea; erupción cutánea; goteo 
nasal, estornudos y dolor de garganta (infección de las vías respiratorias 
superiores); infección pulmonar (infección de las vías respiratorias inferiores); 
estreñimiento; vómitos; tos.

* La asistencia permanente se de� nió como haber sido sometido a una traqueotomía (una cirugía en la que se inserta un tubo en la 
parte frontal de la garganta hasta la tráquea) o tener más de 21�días de asistencia respiratoria no invasiva (16�horas o más al día) 
o�estar intubado (un procedimiento mediante el cual se inserta un tubo respiratorio en la garganta hasta la tráquea) para ayudar 
con la respiración, en ausencia de un evento agudo reversible.

†Se excluye a 3�bebés que se retiraron antes de la evaluación del año 2 para recibir un tratamiento modi� cador de la enfermedad
  por única vez.

Inicio tardío  |  SMA de tipo 2 o 3

Es importante recordar que la SMA es una enfermedad progresiva que debilita lentamente los 
músculos con el paso del tiempo. Si bien es posible que no note estos cambios sutiles a diario, 
pueden impedirle realizar las tareas cotidianas por su cuenta.

Ya sea que usted o alguien a su cuidado haya iniciado y suspendido el tratamiento o aún no haya 
comenzado a tratar la SMA de inicio tardío, Evrysdi puede ayudar a preservar o mejorar 
la fuerza y la función motora.

Actuar contra la SMA de inicio tardío
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Evrysdi ayudó a los bebés a sobrevivir
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ipo 2 o 3



Líquido Tableta

Elegibilidad Para cualquier edad o peso
Deben tener �* 2 años de edad 

y pesar �* 20�kg (44�lb)

Uso con sonda 
de alimentación

Sí No

Administración Se toma mediante jeringa oral
Se puede tragar entera con agua o  mezclar con 

agua potable sin cloro (p.�ej., agua � ltrada, 
agua embotellada)

Suministro diario Según la dosis 30 días por frasco

Conservación
Refrigerar entre 36�°F y 46�°F 

(2�°C a 8�°C)
Temperatura ambiente de entre 68�°F y 77�°F 

(20�°C a 25�°C)

Obtención de Evrysdi Enviado directamente a su puerta  desde una farmacia especializada

O BIEN

¿Busca más información sobre las opciones de tratamiento con Evrysdi? 

Hable con su médico para saber si este tratamiento oral es adecuado para usted.

4  
ensayos clínicos

Estudiado en

+490 �
personas

que incluyeron con SMA 
presintomática
y de tipos 1, 2 y 3 †

personas de

16
días

60
años

—

APROBADO POR LA FDA DESDE 2020

ADONDEQUIERA
Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del documento y la Información de prescripción completa adjunta. 

Información de seguridad importante (continuación)
• Los efectos secundarios más frecuentes de Evrysdi son los siguientes:

 �• Para la SMA de inicio tardío: � ebre, diarrea, erupción cutánea.
 �• Para la SMA de inicio en la infancia: � ebre; diarrea; erupción cutánea; 
goteo�nasal, estornudos y dolor de garganta (infección de las vías 
respiratorias superiores); infección pulmonar (infección de las vías 
respiratorias inferiores); estreñimiento; vómitos; tos.

* SMA de tipos 1, 2, 3 y SMA presintomática.
†� RAINBOWFISH es un estudio abierto realizado en 26�recién nacidos menores de 6 semanas (en la primera dosis). A estos recién 
nacidos, que aún no habían presentado síntomas (SMA presintomática), se les diagnosticó SMA mediante análisis genéticos. FIREFISH 
es un estudio abierto que consta de 2�partes, realizado en 62�bebés de 2 a 7�meses de edad con SMA de tipo 1. SUNFISH es un estudio 
controlado con placebo que consta de 2�partes, realizado en 231�adultos y niños de 2 a 25�años con SMA de tipo 2 o 3. JEWELFISH 
es un estudio abierto de seguridad, realizado en 174�personas de 1 a 60�años con SMA de tipo 1, 2 o 3 tratadas previamente con 
medicamentos para la SMA aprobados o en investigación.

Su experiencia con la SMA puede ser diferente de la de otras personas, 
por eso es importante tener opciones para tomar Evrysdi

Dos opciones de tratamiento no invasivo para elegir

10

Evrysdi ha sido estudiado en profundidad y ha 
demostrado ser seguro y e� caz para todos los 
tipos de SMA *

Líquido y 
tableta

Líquido Tableta

Elegibilidad Para cualquier edad o peso
Deben tener �* 2 años de edad 

y pesar �* 20�kg (44�lb)

Uso con sonda 
de alimentación

Sí No

Administración Se toma mediante jeringa oral
Se puede tragar entera con agua o  mezclar con 

agua potable sin cloro (p.�ej., agua � ltrada, 
agua embotellada)

Suministro diario Según la dosis 30 días por frasco

Conservación
Refrigerar entre 36�°F y 46�°F 

(2�°C a 8�°C)
Temperatura ambiente de entre 68�°F y 77�°F 

(20�°C a 25�°C)

Obtención de Evrysdi Enviado directamente a su puerta  desde una farmacia especializada

O BIEN

¿Busca más información sobre las opciones de tratamiento con Evrysdi? 

Hable con su médico para saber si este tratamiento oral es adecuado para usted.

4  
ensayos clínicos

Estudiado en

+490 �
personas

que incluyeron con SMA 
presintomática
y de tipos 1, 2 y 3 †

personas de

16
días

60
años

—

APROBADO POR LA FDA DESDE 2020

ADONDEQUIERA
Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del documento y la Información de prescripción completa adjunta. 

Información de seguridad importante (continuación)
• Los efectos secundarios más frecuentes de Evrysdi son los siguientes:

 �• Para la SMA de inicio tardío: � ebre, diarrea, erupción cutánea.
 �• Para la SMA de inicio en la infancia: � ebre; diarrea; erupción cutánea; 
goteo�nasal, estornudos y dolor de garganta (infección de las vías 
respiratorias superiores); infección pulmonar (infección de las vías 
respiratorias inferiores); estreñimiento; vómitos; tos.

* SMA de tipos 1, 2, 3 y SMA presintomática.
†� RAINBOWFISH es un estudio abierto realizado en 26�recién nacidos menores de 6 semanas (en la primera dosis). A estos recién 
nacidos, que aún no habían presentado síntomas (SMA presintomática), se les diagnosticó SMA mediante análisis genéticos. FIREFISH 
es un estudio abierto que consta de 2�partes, realizado en 62�bebés de 2 a 7�meses de edad con SMA de tipo 1. SUNFISH es un estudio 
controlado con placebo que consta de 2�partes, realizado en 231�adultos y niños de 2 a 25�años con SMA de tipo 2 o 3. JEWELFISH 
es un estudio abierto de seguridad, realizado en 174�personas de 1 a 60�años con SMA de tipo 1, 2 o 3 tratadas previamente con 
medicamentos para la SMA aprobados o en investigación.

Su experiencia con la SMA puede ser diferente de la de otras personas, 
por eso es importante tener opciones para tomar Evrysdi

Dos opciones de tratamiento no invasivo para elegir

10

Evrysdi ha sido estudiado en profundidad y ha 
demostrado ser seguro y e� caz para todos los 
tipos de SMA *

Líquido y 
tableta

"

"

Me encanta la comunidad de Evrysdi porque 
es muy diversa. Es estupendo ver las diferentes 
perspectivas y orígenes culturales, y todo 
el�mundo intenta obtener la información que 
necesitamos para tener éxito.

—Jose, vive con SMA de tipo 3

Los participantes inscritos de todos los estudios incluían una serie de atributos:

Amplio rango de 
capacidad física

Tratamiento previo con 
medicamentos para 
la�SMA aprobados 
o�en�investigación

Escoliosis 
grave

Contracturas 
articulares

Capacidad 
de caminar ‡

Incapacidad 
de caminar

ADONDEQUIERA

‡En la Parte 1 del estudio SUNFISH, 9�personas podían caminar; en el estudio JEWELFISH, podían caminar 15.

Información de seguridad importante (continuación)
• Antes de tomar Evrysdi, informe a su proveedor de atención médica acerca 

de�todas sus afecciones médicas, incluso en los siguientes casos:
 �• Es un hombre adulto. Evrysdi puede afectar a la capacidad del hombre para tener 

hijos (fertilidad). Solicite asesoramiento a un proveedor de atención médica antes 
de tomar este medicamento.

 �• Está en período de lactancia o tiene planes de amamantar. Se desconoce 
si Evrysdi pasa a la leche materna y podría dañar al bebé.

Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del�documento y la Información de prescripción completa adjunta. 

Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo del documento y la Información 
de prescripción completa adjunta. 

Información de seguridad importante (continuación)
• Informe a su proveedor de atención médica sobre todos los medicamentos que toma.
• Si le recetaron Evrysdi para solución oral, en la farmacia le entregarán Evrysdi en forma de líquido. 

Si el medicamento del frasco es en polvo, no lo utilice . Comuníquese con su farmacéutico para solicitar 
un reemplazo.

• Evite el contacto de Evrysdi con la piel o los ojos. Si Evrysdi entra en contacto con la piel, lave la zona 
con agua y jabón. Si Evrysdi entra en contacto con los ojos, enjuáguese los ojos con agua.

* Si no se dispone de refrigeración, Evrysdi líquido se puede mantener a una temperatura ambiente de hasta 104�°F (40�ºC) 
durante un total combinado de 5�días. Conserve las tabletas de Evrysdi a temperatura ambiente, entre 68�°F y 77�°F (20�°C y 
25�°C). Se permiten oscilaciones entre 59�°F y 86�°F (15�°C y 30�°C). Guarde el frasco bien cerrado para protegerlo de la humedad. 
Consulte la sección Dosi� cación y administración de la Información de prescripción para obtener información adicional sobre 
la conservación y la administración.

"

"

Como viajo mucho, 
puedo llevar Evrysdi 
conmigo. *

—Jose, vive con 
SMA de tipo 3

Más opciones
Las tabletas de Evrysdi tienen los 

mismos resultados demostrados y la 
misma seguridad que la forma líquida.

O BIEN

Estudiado en el programa de ensayos clínicos más 
inclusivo sobre SMA
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Etta puede comer alimentos 
que le�costaba tragar antes de 
comenzar el tratamiento.

—Natalie, mamá de Etta, 
que vive con SMA de tipo 1

"

"

Desde que comencé a tomar 
Evrysdi, he notado cambios 
en mi función motora. Esto ha 
marcado una gran diferencia 
en�mi vida diaria.

—Shaniqua, vive con 
SMA de tipo 3

"

"
Cambié a Evrysdi porque quería un 
medicamento que se adaptara a mi estilo 
de vida. Me gusta que Evrysdi no sea 
invasivo y que no tenga que preocuparme 
por ir al hospital o al consultorio del 
médico para tomar mi dosis.

—Janelle, vive con SMA de tipo 2

"

"

Los resultados se mantuvieron durante 2 años en todos los tipos de SMA estudiados. *

Bebés con SMA de tipo 1 †
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2

4

6

8

0 4 17 35 52 104

Pacientes 
(n) 147134 107 88 128 129

Visita (semanas)

JE
W

E
LF

IS
H

C
am

bi
o 

en
 e

l n
iv

el
 d

e 
pr

ot
eí

na
 S

M
N

 e
n 

la
 s

an
gr

e

Adultos, niños y bebés con SMA de 
tipos 1, 2 o 3 tratados previamente †
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ADONDEQUIERAConsulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del�documento y la Información de prescripción completa adjunta. 

Información de seguridad importante (continuación)
Estos no son todos los efectos secundarios posibles de Evrysdi. Para obtener 
más información sobre el per� l de riesgos y bene� cios de Evrysdi, pregunte 
a�su�proveedor de atención médica o farmacéutico.

Los resultados individuales pueden variar.

*SMA de tipos 1, 2 y 3. No hay datos disponibles sobre la SMA presintomática (menores de 2�meses).
† Dosis recomendada de Evrysdi.
SMN: proteína de supervivencia de las neuronas motoras.

Lo que dice la comunidad

8

A las 4�semanas de tratamiento con Evrysdi, los niveles de proteína SMN 
en la sangre aproximadamente se duplicaron

Evrysdi actúa diariamente para lograr un efecto 
constante en los niveles de proteína SMN

Ya que Evrysdi actúa en el cuerpo todos 
los días para producir la proteína SMN, 
ella tiene la oportunidad de prosperar de 
una manera que nunca creíamos posible.

—Amber, mamá de Payton, 
que vive con SMA de tipo 1

"

"

Como la SMA es progresiva, 
cuanto más tiempo pase sin 
tratamiento, más débil se 
volverá. Cada día cuenta.

—Tanner, entrenador de 
básquetbol, que vive con

SMA de tipo 2

"

"

ADONDEQUIERA

Información de seguridad importante (continuación)
• Antes de tomar Evrysdi, informe a su proveedor de atención médica acerca 

de�todas sus afecciones médicas, incluso en los siguientes casos:
 �• Es una mujer que puede quedar embarazada:

 – Registro de embarazos. Hay un registro de embarazos para mujeres que 
toman Evrysdi durante el embarazo. El propósito de este registro es recopilar 
información sobre la salud de la mujer embarazada y la salud de su bebé. 
Informe a su proveedor de atención médica de inmediato si está embarazada 
o queda embarazada mientras recibe Evrysdi. Hable con su proveedor de 
atención médica sobre cómo inscribirse en el Registro de embarazos de 
Evrysdi. Su proveedor de atención médica puede inscribirla en este registro 
o�puede hacerlo usted misma llamando al 1-833-760-1098 o visitando 
https://www.evrysdipregnancyregistry.com.

Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del�documento y la Información de prescripción completa adjunta. 

No importa en qué punto del recorrido de la SMA 
esté, Evrysdi puede marcar la diferencia
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Los marcadores representan países donde Evrysdi está aprobado

*Basado en personas con atro� a muscular espinal (SMA) que recibieron Evrysdi en todo el mundo
  a�partir de agosto de 2024.
† Los ensayos clínicos de Evrysdi no incluyeron a personas mayores de 65�años para determinar 
si�responden de forma distinta a las personas más jóvenes.

La comunidad de Evrysdi está en todas partes

Más de 16,000 personas en todo el mundo,
incluidas personas de hasta 75�años *†

Desde noviembre de 2024.



¿Qué es Evrysdi?
Evrysdi es un medicamento de venta con receta utilizado para tratar la atro� a muscular espinal (SMA) en niños y adultos.

Información de seguridad importante

• Antes de tomar Evrysdi, informe a su proveedor de atención médica acerca de todas sus afecciones médicas, 
incluso en los siguientes casos:

 �•  Está embarazada o plani� ca quedar embarazada, ya que Evrysdi puede dañar al bebé en gestación. 
Solicite�asesoramiento a su proveedor de atención médica antes de tomar este medicamento.

 �• Es una mujer que puede quedar embarazada:

 �  Antes de comenzar su tratamiento con Evrysdi, su proveedor de atención médica puede hacerle pruebas 
de�embarazo.

 �  Hable con su proveedor de atención médica sobre los métodos anticonceptivos que pueden ser adecuados 
para usted. Utilice un método anticonceptivo durante el tratamiento y hasta al menos 1 mes después de 
dejar de tomar Evrysdi.

 �  Registro de embarazos.  Hay un registro de embarazos para mujeres que toman Evrysdi durante el embarazo. 
El propósito de este registro es recopilar información sobre la salud de la mujer embarazada y la salud de 
su�bebé. Informe a su proveedor de atención médica de inmediato si está embarazada o queda embarazada 
mientras recibe Evrysdi. Hable con su proveedor de atención médica sobre cómo inscribirse en el Registro 
de�embarazos de Evrysdi. Su proveedor de atención médica puede inscribirla en este registro o puede hacerlo 
usted misma llamando al 1-833-760-1098 o visitando https://www.evrysdipregnancyregistry.com.

 �•  Es un hombre adulto. Evrysdi puede afectar a la capacidad del hombre para tener hijos (fertilidad). 
Solicite�asesoramiento a un proveedor de atención médica antes de tomar este medicamento.

 �•  Está en período de lactancia o tiene planes de amamantar. Se desconoce si Evrysdi pasa a la leche materna 
y�podría dañar al bebé.

• Informe a su proveedor de atención médica sobre todos los medicamentos que toma.

• Si le recetaron Evrysdi para solución oral, en la farmacia le entregarán Evrysdi en forma de líquido. Si el medicamento 
del frasco es en polvo, no lo utilice . Comuníquese con su farmacéutico para solicitar un reemplazo.

• Evite el contacto de Evrysdi con la piel o los ojos. Si Evrysdi entra en contacto con la piel, lave la zona con agua y 
jabón. Si Evrysdi entra en contacto con los ojos, enjuáguese los ojos con agua.

• Los efectos secundarios más frecuentes de Evrysdi son los siguientes:
 �• Para la SMA de inicio tardío: � ebre, diarrea, erupción cutánea. 
 �•  Para la SMA de inicio en la infancia: � ebre; diarrea; erupción cutánea; goteo nasal, estornudos y dolor de garganta 

(infección de las vías respiratorias superiores); infección pulmonar (infección de las vías respiratorias inferiores); 
estreñimiento; vómitos; tos.

Estos no son todos los efectos secundarios posibles de Evrysdi. Para obtener más información 
sobre el per� l de riesgos y bene� cios de Evrysdi, pregunte a su proveedor de atención médica 
o�farmacéutico.

Puede informar sobre efectos secundarios a la FDA llamando al 1-800-FDA-1088 o en 
www.fda.gov/medwatch. También puede informar los efectos secundarios a Genentech 
al 1-888-835-2555.

Evrysdi es una pequeña molécula que se toma por vía oral y está diseñada 
para llegar a zonas del organismo que necesitan la proteína SMN, como *:

Cerebro 
y�médula 
espinal

Músculos Laringe

Aparato 
digestivo

Corazón

*Esto se observó cuando se estudió Evrysdi en animales.

ADONDEQUIERA
Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del documento y�la�Información de prescripción completa adjunta. SMN:�proteína de supervivencia de las neuronas motoras.

Información de seguridad importante

6

Diseñado para ir a todas partes

S
eguridad

Elegimos Evrysdi para Etta 
porque está diseñado para 
recorrer todo el cuerpo.

—Natalie, mamá de Etta, 
que vive con SMA de tipo 1

"

"

ADONDEQUIERAConsulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del�documento y la Información de prescripción completa adjunta. 

Información de seguridad importante (continuación)
• Antes de tomar Evrysdi, informe a su proveedor de atención médica acerca 

de todas sus afecciones médicas, incluso en los siguientes casos:
 �• Es una mujer que puede quedar embarazada:

 – Hable con su proveedor de atención médica sobre los métodos 
anticonceptivos que pueden ser adecuados para usted. Utilice un método 
anticonceptivo durante el tratamiento y hasta al menos 1 mes después 
de�dejar de tomar Evrysdi.*Al 27 de marzo de 2024.

FDA: Administración de Alimentos y Medicamentos.
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Estudiado ampliamente, con un per� l de 
seguridad constante en todas las dosis aprobadas

Estos son los efectos secundarios más frecuentes:

• Fiebre • Diarrea • Erupción 
cutánea

EN ADULTOS Y NIÑOS 
con SMA de tipo 2 o 3 (de inicio tardío)

• Fiebre

• Diarrea

• Erupción 
cutánea

•  Infección pulmonar 
(infección de las 
vías respiratorias 
inferiores)

• Estreñimiento

• Vómitos

• Tos

•  Goteo nasal, 
estornudos y dolor 
de�garganta (infección 
de las vías respiratorias 
superiores)

EN BEBÉS 
con SMA de tipo 1 (inicio en la infancia)

El per� l de seguridad de los bebés presintomáticos se corresponde con el per� l de 

seguridad de los pacientes con SMA sintomática tratados con Evrysdi en estudios clínicos.

En los estudios clínicos, nadie dejó de tomar Evrysdi de forma permanente 
debido a los efectos secundarios del tratamiento. *

Estos no son todos los efectos secundarios posibles de Evrysdi.
Para obtener más información sobre el per� l de riesgos y bene� cios de Evrysdi, 

consulte a su proveedor de atención médica o farmacéutico.

Los estudios en curso están explorando la seguridad de Evrysdi en personas 
que recibieron previamente un tratamiento diferente para la SMA.

Puede informar sobre efectos secundarios a la Administración de Alimentos y Medicamentos 
(FDA, por sus siglas en inglés) llamando al 1-800-FDA-1088 o en www.fda.gov/medwatch. 

También puede informar los efectos secundarios a Genentech al 1-888-835-2555.



Riñones

Músculos

Médula 
espinal

Bazo

Pulmones

Corazón

Hígado
El servicio de MySMA Support, incluido el PAL, no da consejo médico y no sustituye a su 
equipo médico.
Su proveedor de atención médica debe ser siempre su principal recurso para cualquier 
pregunta sobre su salud y atención médica. 

Inscríbase para mantenerse conectado

Podemos responder sus preguntas sobre Evrysdi , ayudarle con la cobertura 
del seguro, explicar las posibles opciones de asistencia � nanciera y ayudar 
a�coordinar la preparación y entrega de Evrysdi, incluso cuando viaja.

Cuando se comunique con nosotros, lo pondremos en contacto con un 
representante de colaboración y acceso (PAL, por sus siglas en inglés),  
su representante local de Genentech, que brinda apoyo a personas que tienen 
SMA y a sus cuidadores. Un PAL puede proporcionarle apoyo en persona o virtual, 
según sus preferencias, y�ponerle en contacto con recursos útiles.

ADONDEQUIERA
Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del�documento y la Información de prescripción completa adjunta. 

* La inscripción en el servicio de MySMA Support a través del formulario de inicio de Evrysdi es obligatoria para recibir asistencia a 
través del programa. La participación en el servicio de MySMA Support no es necesaria para recibir tratamiento con Evrysdi.

Esta proteína desempeña un papel importante en el correcto 
funcionamiento de partes de nuestro organismo como:

La proteína SMN se puede encontrar casi 
en�cualquier lugar del organismo
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MySMA Support * es un servicio de asistencia de Genentech que está aquí 
para�ayudarlo

El equipo de MySMA Support™ está a su disposición

O BIEN

*Cuando se estudió en animales, Evrysdi 
se distribuyó por todo el organismo.

CONSIDERE EVRYSDI:

Diseñado para ir  
a todas partes*
para que usted tenga la 
flexibilidad de hacer lo mismo †

Hable con su médico para ver si Evrysdi 
es adecuado para usted y su estilo de vida.

O BIEN

Dos formas orales, no� invasivas: 
líquida y en tabletas

Sin agujas, sedación ni 
estadías en�el�hospital

Molécula pequeña diseñada para llegar 
al cerebro y a la médula espinal*  

Actúa diariamente para lograr 
un efecto constante en los niveles 
de proteína SMN en la sangre

Hable con un PAL en persona, 
por teléfono o�en línea.

Conéctese con un PAL local visitando 
Evrysdi.com/PAL  o llamando al (833) 387-9734  

(lunes a viernes, de 9� A.M. a 8� P.M., hora del este)

Si no se dispone de refrigeración, 
Evrysdi líquido se puede 
mantener a una temperatura 
ambiente de�hasta 104�°F durante 
un total combinado de 5�días. 
Consulte�las Instrucciones 
de uso para obtener información 
adicional sobre la conservación 
y�la�administración.

Shaniqua, vive con 
SMA de tipo�3

Algunos tratamientos para la SMA 
modi� cadores de la enfermedad, como 
Evrysdi, pueden ayudar a la torre celular 

de reserva a enviar las señales adecuadas 
para producir más proteína SMN.

En una persona 
que recibe 
un�tratamiento 
como Evrysdi

Gen SMN1

Gen SMN2

Gen SMN1

Gen SMN2
En una persona 
con�SMA 
no tratada

Hay 2 genes que participan en la creación de la 
proteína SMN: SMN1 y SMN2. Piense en el gen 
SMN1 como la principal torre celular y en el gen 
SMN2 como la torre celular de reserva, ambos 
trabajando juntos para producir la proteína SMN.

•   En la SMA, la torre celular principal no�funciona 
correctamente y la torre celular de reserva no 
puede enviar señales adecuadas su� cientes 
como para compensar la falta de producción 
de proteína SMN.

•   La cantidad de torres celulares de reserva varía 
en función de cada persona, pero cuantas 
menos tenga, más grave puede ser�la SMA.

Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del documento y la Información de prescripción completa adjunta. 

¿Qué es Evrysdi?
Evrysdi es un medicamento de venta con receta utilizado para tratar la atro� a muscular espinal (SMA, por sus 
siglas en inglés) en niños y�adultos.

Información de seguridad importante
• Antes de tomar Evrysdi, informe a su proveedor de atención médica acerca 

de todas sus afecciones médicas, incluso en los siguientes casos:
 �• Está embarazada o plani� ca quedar embarazada, ya que Evrysdi puede dañar 

al bebé en gestación. Solicite asesoramiento a su proveedor de atención 
médica antes de tomar este medicamento.

ADONDEQUIERA

Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del documento y la Información de prescripción completa adjunta. 

Información de seguridad importante (continuación)
• Antes de tomar Evrysdi, informe a su proveedor de atención médica acerca 

de�todas sus afecciones médicas, incluso en los siguientes casos:
 �• Es una mujer que puede quedar embarazada:

 – Antes de comenzar su tratamiento con Evrysdi, su proveedor de atención 
médica�puede hacerle pruebas de embarazo.

† Si no se dispone de refrigeración, Evrysdi líquido se puede mantener a una temperatura ambiente de hasta 104�°F (40�ºC) durante un total 
combinado de 5�días. Conserve las tabletas de Evrysdi a temperatura ambiente, entre 68�°F y 77�°F (20�°C y 25�°C). Se permiten oscilaciones 
entre 59�°F y 86�°F (15�°C y 30�°C). Guarde el frasco bien cerrado para protegerlo de la humedad. Consulte la sección Dosi� cación y 
administración de la Información de prescripción para obtener información adicional sobre la conservación y la administración.
SMN: proteína de supervivencia de las neuronas motoras.

ADONDEQUIERA

© 2025 Genentech USA, Inc. Todos los derechos reservados. M-US-00008281(v7.0) 06/25

ADONDEQUIERA
Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del�documento y la Información de prescripción completa adjunta. 

Información de seguridad importante (continuación)
• Antes de tomar Evrysdi, informe a su proveedor de atención médica acerca 

de todas sus afecciones médicas, incluso en los siguientes casos:
 �• Está embarazada o plani� ca quedar embarazada, ya que Evrysdi puede 
dañar al bebé en gestación. Solicite asesoramiento a su proveedor 
de�atención médica antes de tomar este medicamento.

SMN: proteína de supervivencia de las neuronas motoras.

Algunas cosas
llegan a
todas partes
En el tratamiento de la atro� a
muscular espinal (SMA), 
eso es lo que se quiere

Disponible en forma 
líquida y en tabletas

Solo para � nes ilustrativos.*Esto se observó cuando se estudió Evrysdi en animales.

Evrysdi es un tratamiento oral no invasivo diseñado 
para producir proteína SMN en todo el organismo.*

Tiene a su disposición apoyo local para su recorrido con SMA

Los llamamos PAL porque están aquí para ayudar

4

La SMA es un trastorno genético que provoca una escasez de la proteína 
SMN, que los músculos necesitan para funcionar.

Comprender la SMA

A
poyo



O BIEN

*Cuando se estudió en animales, Evrysdi 
se distribuyó por todo el organismo.

CONSIDERE EVRYSDI:

Diseñado para ir  
a todas partes*
para que usted tenga la 
flexibilidad de hacer lo mismo †

Hable con su médico para ver si Evrysdi 
es adecuado para usted y su estilo de vida.

O BIEN

Dos formas orales, no� invasivas: 
líquida y en tabletas

Sin agujas, sedación ni 
estadías en�el�hospital

Molécula pequeña diseñada para llegar 
al cerebro y a la médula espinal*  

Actúa diariamente para lograr 
un efecto constante en los niveles 
de proteína SMN en la sangre

Hable con un PAL en persona, 
por teléfono o�en línea.

Conéctese con un PAL local visitando 
Evrysdi.com/PAL  o llamando al (833) 387-9734  

(lunes a viernes, de 9� A.M. a 8� P.M., hora del este)

Si no se dispone de refrigeración, 
Evrysdi líquido se puede 
mantener a una temperatura 
ambiente de�hasta 104�°F durante 
un total combinado de 5�días. 
Consulte�las Instrucciones 
de uso para obtener información 
adicional sobre la conservación 
y�la�administración.

Shaniqua, vive con 
SMA de tipo�3

Algunos tratamientos para la SMA 
modi� cadores de la enfermedad, como 
Evrysdi, pueden ayudar a la torre celular 

de reserva a enviar las señales adecuadas 
para producir más proteína SMN.

En una persona 
que recibe 
un�tratamiento 
como Evrysdi

Gen SMN1

Gen SMN2

Gen SMN1

Gen SMN2
En una persona 
con�SMA 
no tratada

Hay 2 genes que participan en la creación de la 
proteína SMN: SMN1 y SMN2. Piense en el gen 
SMN1 como la principal torre celular y en el gen 
SMN2 como la torre celular de reserva, ambos 
trabajando juntos para producir la proteína SMN.

•   En la SMA, la torre celular principal no�funciona 
correctamente y la torre celular de reserva no 
puede enviar señales adecuadas su� cientes 
como para compensar la falta de producción 
de proteína SMN.

•   La cantidad de torres celulares de reserva varía 
en función de cada persona, pero cuantas 
menos tenga, más grave puede ser�la SMA.

Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del documento y la Información de prescripción completa adjunta. 

¿Qué es Evrysdi?
Evrysdi es un medicamento de venta con receta utilizado para tratar la atro� a muscular espinal (SMA, por sus 
siglas en inglés) en niños y�adultos.

Información de seguridad importante
• Antes de tomar Evrysdi, informe a su proveedor de atención médica acerca 

de todas sus afecciones médicas, incluso en los siguientes casos:
 �• Está embarazada o plani� ca quedar embarazada, ya que Evrysdi puede dañar 
al bebé en gestación. Solicite asesoramiento a su proveedor de atención 
médica antes de tomar este medicamento.

ADONDEQUIERA

Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del documento y la Información de prescripción completa adjunta. 

Información de seguridad importante (continuación)
• Antes de tomar Evrysdi, informe a su proveedor de atención médica acerca 

de�todas sus afecciones médicas, incluso en los siguientes casos:
 �• Es una mujer que puede quedar embarazada:

 – Antes de comenzar su tratamiento con Evrysdi, su proveedor de atención 
médica�puede hacerle pruebas de embarazo.

† Si no se dispone de refrigeración, Evrysdi líquido se puede mantener a una temperatura ambiente de hasta 104�°F (40�ºC) durante un total 
combinado de 5�días. Conserve las tabletas de Evrysdi a temperatura ambiente, entre 68�°F y 77�°F (20�°C y 25�°C). Se permiten oscilaciones 
entre 59�°F y 86�°F (15�°C y 30�°C). Guarde el frasco bien cerrado para protegerlo de la humedad. Consulte la sección Dosi� cación y 
administración de la Información de prescripción para obtener información adicional sobre la conservación y la administración.
SMN: proteína de supervivencia de las neuronas motoras.
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ADONDEQUIERA
Consulte la Información de seguridad importante adicional a lo largo 
del�documento y la Información de prescripción completa adjunta. 

Información de seguridad importante (continuación)
• Antes de tomar Evrysdi, informe a su proveedor de atención médica acerca 

de todas sus afecciones médicas, incluso en los siguientes casos:
 �• Está embarazada o plani� ca quedar embarazada, ya que Evrysdi puede 
dañar al bebé en gestación. Solicite asesoramiento a su proveedor 
de�atención médica antes de tomar este medicamento.

SMN: proteína de supervivencia de las neuronas motoras.

Algunas cosas
llegan a
todas partes
En el tratamiento de la atro� a
muscular espinal (SMA), 
eso es lo que se quiere

Disponible en forma 
líquida y en tabletas

Solo para � nes ilustrativos.*Esto se observó cuando se estudió Evrysdi en animales.

Evrysdi es un tratamiento oral no invasivo diseñado 
para producir proteína SMN en todo el organismo.*

Tiene a su disposición apoyo local para su recorrido con SMA

Los llamamos PAL porque están aquí para ayudar

4

La SMA es un trastorno genético que provoca una escasez de la proteína 
SMN, que los músculos necesitan para funcionar.

Comprender la SMA

A
poyo
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* *



!

!

+$%&:-"-)$"-6*N)5O(-"6*

G1(71461020-.>+-01(@(51(*)=84-/1/(/)5(4-*/-3516(*)()*+8/-142.().(*8O)+2*(02.(-.*87-0-).0-1(
F)3,+-01(/)(5)B)(1(62/)41/1(9*)=I.(*)(/)7-.)().(51*(051*)*(;(@(p(/)(51()*0151(/)(eF-5/lS8=F<(
4)*3)0+-B16).+)Z(.(i(U().(01/1(01*2?().(02631410-H.(02.(*8O)+2*(02.(78.0-H.(F)3,+-01(.24615(
9.(i(LT?A(G8)=2(/)(51(1/6-.-*+410-H.(/)(N(6= (/)(!"#$%&'<()5(;_e $)%(@(51(e-J\ (/)5(4-*/-3516(
78)42.(/)(1342E-61/16).+)()5(aT(h (@()5(N(h (6).2*<(4)*3)0+-B16).+)<().(*8O)+2*(02.(
-.*87-0-).0-1(F)3,+-01(5)B)<(@(/)(1342E-61/16).+)()5(U(h (@()5(aT(h (6,*<(4)*3)0+-B16).+)<().(
*8O)+2*(02.(-.*87-0-).0-1(F)3,+-01(62/)41/1<().(02631410-H.(02.(52*(*8O)+2*(*1.2*(/)(02.+425(
)6314)O1/2*A(G1(61=.-+8/(/)()*+2*(016K-2*(.2(*)(02.*-/)41(-6324+1.+)(/)*/)()5(38.+2(/)(B-*+1(
05C.-02A(P2(*)(F1.()*+8/-1/2(51(71461020-.>+-01(@(51(*)=84-/1/().(310-).+)*(02.(-.*87-0-).0-1(
F)3,+-01(*)B)41(9051*)(e(/)(51()*0151(/)(eF-5/lS8=F?A(

L6"-)$()%*5).-O(,-"#%*

%)(F155H(M8)()5(3)*2(02432415(@(51()/1/(+-).).(8.()7)0+2(*-=.-7-01+-B2(*2K4)(51(71461020-.>+-01(
/)5(4-*/-3516A(G1()E32*-0-H.()*+-61/1(96)/-1(/)5(;_e7b1T ?̂().(510+1.+)*(34)*-.+26,+-02*(/)(L(1(
a(6)*)*(/)()/1/(78)(/)(aTcT (.=AF\65().(51(/2*-*(4)026)./1/1(/)(TALN(6= \k=(8.1(B)D(15(/C1A(G1(
)E32*-0-H.()*+-61/1(3141(52*(310-).+)*(02.(%:; (/)(-.-0-2(-.71.+-5(9/)(a(1([(6)*)*(15(626).+2(
/)(51(-.*04-30-H.?(78)(/)(LcRT(.=AF\65().(51(/2*-*(4)026)./1/1(/)(TAa(6= \k=(8.1(B)D(15(/C1A(G1(
)E32*-0-H.()*+-61/1(3141(52*(310-).+)*(02.(%:; (/)(-.-0-2(+14/C2(9/)(a(1(aN(1Q2*(15(626).+2(
/)(51(-.*04-30-H.?(78)(/)(aT[T(.=AF\65().(51(/2*-*(4)026)./1/1(9TAaN(6= \k=(8.1(B)D(15(/C1(3141(
310-).+)*(02.(3)*2(02432415(/)(t (aT(k=(@(N(6= (8.1(B)D(15(/C1(3141(310-).+)*(02.(3)*2(02432415(
/)( j (aT(k=?A(

P2(F1@(/1+2*(/-*32.-K5)*(*2K4)(51(71461020-.>+-01(/)5(4-*/-3516().(310-).+)*(/)(6).2*(/)(LY(
/C1*(/)()/1/ (!"#$%&'()*G%#*)$*5#9'6"-#$)%*)%5)">:-"6%*?H=AC<=*

!*+8/-2*(/)(-.+)4100-2.)*(71461025H=-01*(

/:)"(#*.)*#(,#%*:O,;6"#%*)$*/01234+*

G1(1/6-.-*+410-H.(*-685+,.)1(/)(aTT(6= (/)(-+4102.1D25(98.(-.F-K-/24(32+).+)(/)(e$SR;?(/2*(
B)0)*(15(/C1(02.(8.1(/2*-*(2415(I.-01(/)(Y(6= (/)(4-*/-3516(.2(+8B2(8.()7)0+2(4)5)B1.+)(/)*/)()5(
38.+2(/)(B-*+1(05C.-02(*2K4)(51(71461020-.>+-01(/)5(4-*/-3516(9LL(h (/)(186).+2().()5(;_e(@(
c(h (/)(/-*6-.80-H.().(51(e -J\ ?A(

!5(4-*/-3516()*(8.(*8*+41+2(/>K-5(/)(52*(+41.*324+1/24)*(/)(342+)C.1*(:&#lL(F861.1(@(/)(
4)*-*+).0-1(15(0,.0)4(/)(6161(9pe#S<(324(*8*(*-=51*().(-.=5>*?(-.(B-+42A(P2(*)()*3)41(M8)(
52*(-.F-K-/24)*(/)(:&# lL(F861.1(2(/)(pe#S(018*).(8.(186).+2(/)(-6324+1.0-1(05C.-01(/)(
51*(02.0).+410-2.)*(/)(4-*/-3516A(

!5()7)0+2(/)5(26)341D25(98.(1=).+)(4)/80+24(/)(51(10-/)D\-.F-K-/24(/)(51(K26K1(/)(342+2.)*?(
).(51(71461020-.>+-01(/)5(4-*/-3516(*)(-.B)*+-=H().(*8O)+2*(*1.2*A(P2(*)(2K*)4BH(8.1(
/-7)4).0-1(/)(-6324+1.0-1(05C.-01().(51(71461020-.>+-01(/)5(4-*/-3516(1/6-.-*+41/2(0262(
+1K5)+1(081./2(*)(8*H(02.026-+1.+)6).+)(02.(26)341D25A(;(314+-4(/)()*+2*(4)*85+1/2*<(.2(*)(
)*3)41.(/-7)4).0-1*(/)(-6324+1.0-1(05C.-01(02.(2+42*(1=).+)*(4)/80+24)*(/)(51(10-/)D<(
-.058-/2*(52*(1.+1=2.-*+1*(/)(52*(4)0)3+24)*(oa(@(52*(1.+-,0-/2*A(

/:)"(#*.)*/01234+*)$*#(,#%*:O,;6"#%*

!5(4-*/-3516(@(*8(34-.0-315(6)+1K25-+2(0-40851.+)(:L(.2(-./8O)42.(e$SL;a<(apY<(aeU<(aec<(
aeLc(.-(R;d(-.(B-+42A(!5(4-*/-3516(@(:L(.2(-.F-K-)42.(9-.F-K-0-H.(4)B)4*-K5)(2(/)3)./-).+)(
/)5(+-)632?(.-.=8.1(/)(51*().D-61*(e$S(1.15-D1/1*(9e$SL;a<(apY<(aeU<(aec<(aeLc<(a&Y?<(
1()E0)30-H.(/)(e$SR;(-.(B-+42A(
( (



!

!

!"#$%&'()*(8.(-.F-K-/24(/>K-5(/)(e$SR;A(!.(*8O)+2*(1/85+2*(*1.2*<(51(1/6-.-*+410-H.(/)(
!"#$%&'(8.1(B)D(15(/C1(/841.+)(a(*)61.1*(186).+H(5-=)416).+)(51()E32*-0-H.(/)5(6-/1D2516<(
8.(*8*+41+2(*).*-K5)(/)(e$SR;(9;_e(/)5(LL(h Z(e-J\ (/)5(LY(h ?Z()*+)(186).+2(.2(*)(02.*-/)41(
4)5)B1.+)(/)*/)()5(38.+2(/)(B-*+1(05C.-02A(;(314+-4(/)5(62/)51/2(71461020-.>+-02(/)(K1*)(
7-*-25H=-01(9SpSm<(324(*8*(*-=51*().(-.=5>*?<(*)()*3)41(8.(186).+2(*-6-514().(.-Q2*(@(510+1.+)*(/)(
+1.(*252(a(6)*)*(/)()/1/ A(
(

G2*()*+8/-2*(-.(B-+42(F1.(/)62*+41/2(M8)()5(4-*/-3516(@(*8(6)+1K25-+2(34-.0-315(.2(*2.(
-.F-K-/24)*(*-=.-7-01+-B2*(/)(51(:&#L(F861.1<()5(325-3>3+-/2(+41.*324+1/24(/)(1.-2.)*(24=,.-02*(
9q;JS<(324(*8*(*-=51*().(-.=5>*?(LpL<(q;JSLpR<(52*(+41.*324+1/24)*(/)(1.-2.)*(24=,.-02*(L(@(R(
9q;J(L(@(R?(@()5(+41.*324+1/24(/)(01+-2.)*(24=,.-02*(F861.2*(a(9qeJa<(324(*8*(*-=51*().(
-.=5>*?<().(02.0).+410-2.)*(4)5)B1.+)*(/)*/)()5(38.+2(/)(B-*+1(05C.-02A(P2(2K*+1.+)<()5(4-*/-3516(@(
*8(6)+1K25-+2(*2.(-.F-K-/24)*(-.(B-+42(/)(52*(+41.*324+1/24)*(/)()E+48*-H.(/)(6I5+-35)*(7,46102*(@(
+2E-.1*(9:;J!<(324(*8*(*-=51*().(-.=5>*?(L(@(:;J!a lm(!"#$%&'()*+$(),6""-#$)%*:6,;6"#'7F-"6%!
?P=@C<A(

1L* 0$b!($/$Y^'* "$* (/^"!(' *

1L51* (;9<=68ED6@A=Ac*:HG;ED6@A=Ac*?@G@9=898*?@*C;*7@9G=C=?;?*

e140-.2=>.)*-**

!5(4-*/-3516(.2(78)(0140-.H=).2().(41+2.)*(J=A41*oa(081./2(*)(1/6-.-*+4142.(/2*-*(2415)*(/)(
F1*+1(c(6= \k=\/C1(/841.+)(aY(*)61.1*A(

!.( 8.()*+8/-2(/)(0140-.2=>.)*-*(/)(a(1Q2*().(41+1*<(51(1/6-.-*+410-H.(2415(/)(4-*/-3516(9T<(TAR<(
L(2(R(6= \k=\/C1?(4)*85+H().()5(186).+2(/)(-.0-/).0-1(/)(0140-.261*(/)(0>5851*()*0162*1*().(51(
=5,./851(34)380-15().(610F2*<(1*C(0262(1/).261*(@(0140-.261*(/)(0>5851*(725-08514)*(/)(
+-42-/)*(026K-.1/2*().(F)6K41*(1(51(/2*-*(6,*(15+1(1.15-D1/1A(G1(/2*-*(6,*(15+1(.2(1*20-1/1(
02.(8.(186).+2().(52*(+8624)*(9L(6= \k=\/C1?()*+8B2(1*20-1/1(02.(51*()E32*-0-2.)*(351*6,+-01*(
/)5(7,46102(9;_e?(*-6-514)*(1(51*(/)(52*(*)4)*(F861.2*().(51(/2*-*(6,E-61(4)026)./1/1().(
*)4)*(F861.2*(9:#o&<(324(*8*(*-=51*().(-.=5>*?(/)(N(6= \/C1A(

:8+1=>.)*-* (

!5(4-*/-3516(78)(.)=1+-B2().(8.().*1@2(;6)*(-.(B-+42A(!.(8.().*1@2(026)+1(@(/)(6-042.I05)2*(
/)(6>/851(H*)1(026K-.1/2(-.(B-B2(4)15-D1/2().(41+1*<()5(4-*/-3516(78)(051*+2=>.-02<(*)=I.(52(
)B-/).0-1()5(186).+2(/)(6-042.I05)2*().(51(6>/851(H*)1<(3)42(78)(.)=1+-B2().()5().*1@2(
026)+1A(_.(186).+2(342.8.0-1/2(/)(52*(6-042.I05)2*(/)(51(6>/851(H*)1(*)(2K*)4BH(+16K->.().(
)*+8/-2*(/)(+2E-0-/1/().(41+1*(1/85+1*(@(OHB).)*!!"#$%&'()*G%#*)$*5#9'6"-#$)%*)%5)">:-"6%*?H=AC<A(

&)+)4-242(/)(51(7)4+-5-/1/(

G1(1/6-.-*+410-H.(2415(/)(4-*/-3516(1(41+1*(/841.+)(d(*)61.1*(9T<(L<(R(2(c(6= \k=\/C1?(2(aY(
*)61.1*(9T<(L<(R(2([AN(6= \k=\/C1?(342/8O2()7)0+2*(F-*+231+25H=-02*().(52*(+)*+C0852*(
9)*3)461+20-+2*(/)=).)41/2*<(/)=).)410-H.\1+427-1(/)(52*(+IK852*(*)6-.C7)42*?(@()5()3-/C/-62(
9/)=).)410-H.\.)042*-*(/)5()3-+)5-2(/80+15?(02.(51*(/2*-*(6)/-1(2(15+1A(!.(51(/2*-*(15+1(/)5()*+8/-2(
/) (aY(*)61.1*<(51*(5)*-2.)*(+)*+-08514)*(3)4*-*+-)42.(F1*+1()5(7-.15(/)5(3)4C2/2(/)(4)083)410-H.<(
M8)().(41+1*(0244)*32./)(1(1342E-61/16).+)(8.(0-052(/)()*3)461+2=>.)*-*A(G1(/2*-*(*-.()7)0+2*(
1/B)4*2*(2K*)4B1/2*().()5(*-*+)61(4)342/80+24(/) (41+1*(610F2(1/85+1*(9L(6= \k=\/C1?(*)(1*20-H(
02.()E32*-0-2.)*(351*6,+-01*(/)5(7,46102(9;_e?(*-6-514)*(1(51(/)(52*(*)4)*(F861.2*().(51(/2*-*(
6,E-61(4)026)./1/1().(*)4)*(F861.2*(9 :#o&<(324(*8*(*-=51*().(-.=5>*?(/)(N(6= \/C1A(
( (
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G2*()7)0+2*(1/B)4*2*(/)5(4-*/-3516().(52*(+)*+C0852*(.2(*)(38/-)42.()B15814(324(02635)+2().(
62.2*<(/)K-/2(1(M8)(51(61@24C1(/)(52*(62.2*(1.15-D1/2*()41.(*)E8156).+)(-.61/842*A(%-.(
)6K14=2<(51(1/6-.-*+410-H.(2415(/)(4-*/-3516(9T<(a<(d(2(Y(6= \k=\/C1?(/841.+)(a(*)61.1*(342/8O2(
016K-2*(F-*+231+25H=-02*().(52*(+)*+C0852*(9186).+2*(/)(51*(0>5851*(685+-.805)1/1*<(/)=).)410-H.(
/)(51*(0>5851*(=)46-.15)*?().(51(/2*-*(6,*(15+1A(!.(51(/2*-*(*-.()7)0+2*(2K*)4B1/2*(/)(+2E-0-/1/(
+)*+-08514().(62.2*<(51*()E32*-0-2.)*(351*6,+-01*(78)42.(/)(1342E-61/16).+)(R(B)0)*(51(/)(52*(
*)4)*(F861.2*().(51(:#o& A(

G1(1/6-.-*+410-H.(2415(/)(4-*/-3516().(41+1*(OHB).)*(/)*38>*(/)5(/)*+)+)(342/8O2(+2E-0-/1/(
4)342/80+-B1(61*085-.1(9/)=).)410-H.\.)042*-*(/)5()3-+)5-2(*)6-.C7)42(+)*+-08514(02.(
25-=2*3)46-1\1*3)46-1(1*20-1/1().()5()3-/C/-62(@(314,6)+42*()*3)46,+-02*(1.H6152*?A(G1(/2*-*(
*-.()7)0+2*(1/B)4*2*(2K*)4B1/2*().()5(*-*+)61(4)342/80+24().(41+1*(610F2(OHB).)*(/)*38>*(/)5(
/)*+)+)(*)(1*20-H(02.()E32*-0-2.)*(351*6,+-01*(/)(1342E-61/16).+)(d(B)0)*(51(/)(52*(*)4)*(
F861.2*().(51(:#o&( !"#$%&'()*G%#*)$*5#9'6"-#$)%*)%5)">:-"6%*?H=AC<A(

1L54* #;9:;<8C8ES;*8*G8R=<8C8ES;*;6=:;C*

J2E-0-/1/(4)+-.-1.1*

!.()*+8/-2*().(1.-615)*(*)(2K*)4B142.(1.2615C1*(78.0-2.15)*(@()*+480+8415)*(/)(51(4)+-.1(
-./80-/1*(324()5(4-*/-3516A(!.(8.()*+8/-2(/)(+2E-0-/1/(/)(Rc(*)61.1*().(62.2*<(51(
1/6-.-*+410-H.(2415(/)(4-*/-3516(9T<(LAN<(R(2([AN\N(6= \k=\/C1Z(/2*-*(15+1(4)/80-/1(/)*38>*(/)(d(
*)61.1*?(342/8O2(1.2615C1*(78.0-2.15)*().(51()5)0+4244)+-.2=417C1(9!#`<(324(*8*(*-=51*().(
-.=5>*?().(+2/2*(52*(1.-615)*(M8)(4)0-K-)42.(/2*-*(6)/-1*(@(15+1*().()5(34-6)4(38.+2(/)()E16).(
9%)61.1(aT?A(!*+2*(F1551D=2*(*)(1*20-142.(02.(/)=).)410-H.(4)+-.-1.1<(M8)(*)(/)+)0+H(6)/-1.+)(
+262=417C1(/)(02F)4).0-1(H3+-01(9qeJ<(324(*8*(*-=51*().(-.=5>*?().(51(%)61.1(aa<()5(34-6)4(
38.+2(/)()E16).A(G1(/)=).)410-H.(4)+-.-1.1<(02.(3>4/-/1(/)(72+244)0)3+24)*(3)4-7>4-02*<(78)(
-44)B)4*-K5)A(G1(/2*-*(*-.()7)0+2*(2K*)4B1/2*(/)(52*(F1551D=2*(4)+-.-1.2*(9LAN(6= \k=\/C1?(*)(
1*20-H(02.()E32*-0-2.)*(351*6,+-01*(9;_e?(*-6-514)*(1(51(/)(52*(*)4)*(F861.2*().(51(/2*-*(
6,E-61(4)026)./1/1().(*)4)*(F861.2*(9 :#o&<(324(*8*(*-=51*().(-.=5>*?(/)(N(6=A(

!7)0+2().(52*(+)O-/2*()3-+)5-15)*(

G1(1/6-.-*+410-H.(2415(/)(4-*/-3516(1(41+1*(@(62.2*(342/8O2(016K-2*(F-*+231+25H=-02*().()5(
)3-+)5-2(/)5(+8K2(=1*+42-.+)*+-.15(9`'?(W1323+2*-*\.)042*-*(8.-0)58514X<(51(5,6-.1(3423-1(
9B1082510-H.?<()5(3,.04)1*()E204-.2(9.)042*-*(8.-0)58514?<(51(3-)5<(51(5).=81(@(51(514-.=)(
93141M8)41+2*-*\F-3)4351*-1\/)=).)410-H.?(02.(-.751610-H.(1*20-1/1A(G2*()7)0+2*().(51(3-)5(@(
)5()3-+)5-2(=1*+42-.+)*+-.15(78)42.(4)B)4*-K5)*A(G1*(/2*-*(*-.()7)0+2*(2K*)4B1/2*().(52*(+)O-/2*(
)3-+)5-15)*().(41+1*(@(62.2*(*)(1*20-142.(02.()E32*-0-2.)*(351*6,+-01*(9;_e?(*-6-514)*(1(51(
/)(52*(*)4)*(F861.2*().(51(:#o& A(

1M* ,.03+!$.*(/^"!($. *

G1()7-010-1(/)(!"#$%&'(3141()5(+41+16-).+2(/)(52*(310-).+)*(02.(%:; (/)(-.-0-2(-.71.+-5<(-.-0-2(
+14/C2(@(34)*-.+26,+-01(*)()B158H().(+4)*()*+8/-2*(05C.-02*<()5(!*+8/-2(L(9PeJTacLRdUa?<()5(
!*+8/-2(a(9PeJTacTUYUN?(@()5(!*+8/-2(R(9PeJTR[[cRRd?<(4)*3)0+-B16).+)A(

G2*(F1551D=2*(=).)415)*(/)()*+2*()*+8/-2*(4)*315/1.(51()7-010-1(/)(!"#$%&'().(310-).+)*(
3)/-,+4-02*(@(1/85+2*(02.(%: ; <(@(314)0).(4)*315/14()5(-.-0-2(34)02D(/)5(+41+16-).+2(02.(
!"#$%&'A (

1M51* .&' *?@*=6=<=8*=67;6G=C*

!5(!*+8/-2(L(78)(8.()*+8/-2(/)()+-M8)+1(1K-)4+1(/)(a(314+)*(02.()5(7-.(/)(-.B)*+-=14(51()7-010-1<(51(
*)=84-/1/<(51(71461020-.>+-01(@(51(7146102/-.,6-01(/)(!"#$%&'(3141(*2580-H.(2415().(
310-).+)*(02.(%:; (/)(J-32(L(91314-0-H.(/)(52*(*C.+261*().+4)(52*(aU(/C1*(@(52*(R(6)*)*(/)(
)/1/?A(J2/2*(52*(310-).+)*(+).C1.(02.7-4610-H.(=).>+-01(/)(/)5)0-H.(F2620-=2+1(2(F)+)420-=2*-*(
02638)*+1(34)/-0+-B1(/)(51(3>4/-/1(/)(51(78.0-H.(/)5(=).(%:PL(@(/2*(023-1*(/)5(=).(%:PaA(



!

!

G1(S14+)(L(/)5(!*+8/-2(L(*)(/-*)QH(0262(8.()*+8/-2(/)(/)+)46-.10-H.(/)(/2*-*A(!.(51(S14+)(a(/)5(
!*+8/-2(L(*)()B158H(51(*)=84-/1/(@(51()7-010-1(/)(!"#$%&'().(8.1(/2*-*(/)(TAaT(6= \k=<(51(/2*-*(
4)026)./1/1(M8)(*)(/)+)46-.H().(51(S14+)(L(!"#$%&'()*4#%-:-"6"-7$*I*6.;-$-%(,6"-7$*?B=AC<A(G2*(
310-).+)*(/)(51(S14+)(L(.2(314+-0-3142.().(51(S14+)(aA(

%)(-.*04-K-H(1(8.(+2+15(/)(Ya(310-).+)*(02.(%:; (/)(J-32(L(*-.+26,+-01().(51(S14+)(L(9.(i(aL?(@(
).(51(S14+)(a(9.(i(dL?(/)(V'#!V'%oZ(/)()552*<(NU(310-).+)*(4)0-K-)42.(51(/2*-*(4)026)./1/1(
!"#$%&'()*4#%-:-"6"-7$*I*6.;-$-%(,6"-7$*?B=@C<A(G1(6)/-1.1(/)()/1/(/)(51(1314-0-H.(/)(52*(*-=.2*(
@(*C.+261*(05C.-02*(78)(/)(LAN(6)*)*(941.=2g(/)(TAc(1(RAT(6)*)*?A(G1(6)/-1.1(/)()/1/(15(
626).+2(/)(51(-.*04-30-H.(78)(/)(NAY(6)*)*(941.=2g(/)(aAa(1(YAc(6)*)*?(@(51(6)/-1.1(/)5(+-)632(
).+4)(51(1314-0-H.(/)(52*(*C.+261*(@(51(34-6)41(/2*-*(78)(/)(RA[(6)*)*(941.=2g(/)(LAT(1(YAT(
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HIGHLIGHTS OF PRESCRIBING INFORMATION  
These highlights do not include all the information needed to use 
EVRYSDI safely and effectively. See full prescribing information for 
EVRYSDI.  
EVRYSDI® (risdiplam) for oral solution  
EVRYSDI® (risdiplam) tablets, for oral use 
Initial U.S. Approval: 2020 
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Dosage and Administration (2.1, 2.2)   2/2026 

 -------------------------  INDICATIONS AND USAGE  -------------------------  
EVRYSDI is a survival of motor neuron 2 (SMN2) splicing modifier 
indicated for the treatment of spinal muscular atrophy (SMA) in pediatric and 
adult patients. (1)  

 ---------------------  DOSAGE AND ADMINISTRATION  --------------------  

�x Administer once daily with or without food per the table below (2.1): 

Age and Body Weight Recommended Daily 
Dosage 

Dosage Form 

Less than 2 months of 
age 0.15 mg/kg 

EVRYSDI for 
Oral Solution 

 2 months to less than 
2 years of age 

0.2 mg/kg 

2 years of age and older 
weighing less 

than 20 kg 
0.25 mg/kg 

2 years of age and older 
weighing 20 kg or more 

5 mg 

EVRYSDI for 
Oral Solution 

or 
EVRYSDI Tablet 

�x Swallow EVRYSDI tablet whole with water or dispersed in non-
chlorinated drinking water (e.g., filtered water). (2.2) 

�x Administer EVRYSDI for oral solution with the provided oral syringe. 
(2.2) 
 

�x EVRYSDI for oral solution must be constituted by a healthcare provider 
prior to dispensing. (2.4) 

�x See Full Prescribing Information for important preparation and 
administration instructions. (2.2, 2.4) 

 --------------------  DOSAGE FORMS AND STRENGTHS  -------------------  

�x For Oral Solution: 60 mg of risdiplam as a powder for constitution to 
provide 0.75 mg/mL solution. (3) 

�x Tablets: 5 mg  

 -----------------------------  CONTRAINDICATIONS ----------------------------  
None. (4) 

 -----------------------------  ADVERSE REACTIONS  ----------------------------  
The most common adverse reactions in later-onset SMA (incidence at least 
10% of patients treated with EVRYSDI and more frequent than control) were 
fever, diarrhea, and rash. (6.1) 
The most common adverse reactions in infantile-onset SMA were similar to 
those observed in later-onset SMA patients. Additionally, adverse reactions 
with an incidence of at least 10% were upper respiratory tract infection, lower 
respiratory tract infection, constipation, vomiting, and cough. (6.1) 
To report SUSPECTED ADVERSE REACTIONS, contact Genentech at 
1-888-835-2555 or FDA at 1-800-FDA-1088 or www.fda.gov/medwatch. 

 -----------------------------  DRUG INTERACTIONS  ----------------------------  
Avoid coadministration with drugs that are substrates of multidrug and toxin 
extrusion (MATE) transporters. (7.1) 

 ----------------------  USE IN SPECIFIC POPULATIONS  ---------------------  
Pregnancy: Based on animal data, may cause fetal harm. (8.1) 
 
See 17 for PATIENT COUNSELING INFORMATION and 
FDA-approved patient labeling.  
 

Revised: 2/2026 
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FULL PRESCRIBING INFORMATION  

1 INDICATIONS AND USAGE  

EVRYSDI is indicated for the treatment of spinal muscular atrophy (SMA) in pediatric and adult 
patients. 

2 DOSAGE AND ADMINISTRATION  

2.1 Dosing Information  

EVRYSDI is administered orally once daily with or without food at approximately the same time 
each day.  The recommended dosage is determined by age and body weight (see Table 1). 
EVRYSDI tablets are available for patients prescribed the 5 mg dose.  

Table 1 Adult and Pediatric Dosing Regimen by Age and Body Weight 

Age and Body Weight Recommended Daily Dosage Dosage Form 

Less than 2 months of age 0.15 mg/kg 

EVRYSDI for Oral Solution 2 months to less than 2 years of age 0.2 mg/kg 

2 years of age and older 
weighing less than 20 kg 0.25 mg/kg 

2 years of age and older 
weighing 20 kg or more 5 mg 

EVRYSDI for Oral Solution 
or 

EVRYSDI Tablet 

2.2 Important Administration Instructions  

It is recommended that a healthcare provider discuss with the patient or caregiver how to prepare 
the prescribed daily dose prior to administration of the first dose [see Instructions for Use for 
EVRYSDI for Oral Solution and EVRYSDI Tablets and Patient Information].  

EVRYSDI for Oral Solution 

In infants who are breastfed, EVRYSDI for oral solution can be administered before or after 
breastfeeding. EVRYSDI cannot be mixed with formula or milk. 

Instruct patients or caregivers to administer the dose using the reusable oral syringe provided. 

EVRYSDI for oral solution must be taken immediately after it is drawn up into the oral syringe. 
If EVRYSDI is not taken within 5 minutes, EVRYSDI should be discarded from the oral 
syringe, and a new dose should be prepared. 

Instruct patients to drink water after taking EVRYSDI for oral solution to ensure the drug has 
been completely swallowed. 

EVRYSDI for oral solution can be administered via a nasogastric or gastrostomy tube. The tube 
should be flushed with water after delivering EVRYSDI for oral solution [see Instructions for 
Use]. 

EVRYSDI Tablets 

Swallow EVRYSDI tablets whole with water. Do not chew, cut, or crush the tablets. 

Alternatively, the EVRYSDI tablet can also be dispersed in one teaspoon (5 mL) of room 
temperature non-chlorinated drinking water (e.g., filtered water). EVRYSDI tablets must not be 
dispersed in any liquid other than non-chlorinated drinking water. Do not expose the prepared 
dispersion to sunlight. Swirl the small cup gently for up to 3 minutes until fully mixed (though 
some particles will remain). Administer the dispersed tablet immediately. To ensure no particles 



 

are left in the small cup, refill it with at least one tablespoon (15 mL) of non-chlorinated drinking 
water, swirl, and administer immediately again. 

EVRYSDI must be taken immediately after it is dispersed in non-chlorinated drinking water. 
Discard the prepared dispersion if it is not used within 10 minutes of adding non-chlorinated 
drinking water. 

The dispersed EVRYSDI tablet can be administered via a nasogastric or gastrostomy tube that is 
8 French or higher. Flush the tube with the non-chlorinated drinking water [at least one 
tablespoon (15 mL)] used to rinse the dispersion cup [see Instructions for Use]. 

2.3 Missed Dose 

If a dose of EVRYSDI is missed, EVRYSDI should be administered as soon as possible if still 
within 6 hours of the missed dose, and the usual dosing schedule can be resumed on the next day. 
Otherwise, the missed dose should be skipped, and the next dose should be taken at the regularly 
scheduled time on the next day. 

If a dose is not fully swallowed or vomiting occurs after taking a dose of EVRYSDI, another 
dose should not be administered to make up for the lost dose. The patient should wait until the 
next day to take the next dose at the regularly scheduled time. 

2.4 Preparation of Powder for Oral Solution by Healthcare Provider 

EVRYSDI powder must be constituted to the oral solution by a pharmacist or other healthcare 
provider prior to dispensing to the patient. 

Preparation of the EVRYSDI Oral Solution 0.75 mg/mL 

�7�K�H���(�9�5�<�6�'�,���³�,�Q�V�W�U�X�F�W�L�R�Q�V���I�R�U���&�R�Q�V�W�L�W�X�W�L�R�Q�´���E�R�R�N�O�H�W���F�R�Q�W�D�L�Q�V���P�R�U�H���G�H�W�D�L�O�H�G���L�Q�V�W�U�X�F�W�L�R�Q�V���R�Q���W�K�H��
preparation of the oral solution [see Instructions for Constitution]. 

Caution should be exercised when handling EVRYSDI powder for oral solution. Avoid 
inhalation and direct contact with skin or mucous membranes with the dry powder and the 
constituted solution. If such contact occurs, wash thoroughly with soap and water; rinse eyes 
with water. Wear disposable gloves during the preparation and cleanup procedure. 

1. Gently tap the bottom of the closed glass bottle to loosen the powder. 

2. Remove the cap. Do not throw away the cap. 

3. Carefully pour 79 mL of purified water into the EVRYSDI bottle to yield the 0.75 mg/mL 
oral solution. Do not mix EVRYSDI with formula or milk. 

4. Insert the press-in bottle adapter into the bottle opening by pushing it down against the 
bottle lip. Ensure it is completely pressed against the bottle lip. 

5. Re-cap the bottle tightly and shake well for 15 seconds. Wait for 10 minutes. You should 
have obtained a clear solution. If not, shake well again for another 15 seconds or until you 
have obtained a clear solution. 

6. Write the date of expiration of the constituted oral solution (calculated as 64 days after 
constitution) and the lot number on the bottle label. Peel off the part of the bottle label that 
has the expiration date of the powder. 

7. Put the bottle back in its original carton. 

8. Select the appropriate oral syringes (1 mL, 6 mL, �R�U���������P�/�����E�D�V�H�G���R�Q���W�K�H���S�D�W�L�H�Q�W�¶�V���G�R�V�D�J�H��
and remove the other oral syringes from the carton. 

9. �'�L�V�S�H�Q�V�H���Z�L�W�K���W�K�H���³�,�Q�V�W�U�X�F�W�L�R�Q�V���I�R�U���8�V�H�´���D�Q�G���)�'�$-approved patient labeling. Alert 
patients to read the important handling information described in the Instructions for Use. 



 

Storage 

Keep the constituted oral solution of EVRYSDI in the original amber bottle to protect from light. 
Store in a refrigerator at 2°C to 8°C (36°F to 46°F). Do not freeze. Discard any unused portion 
64 days after constitution. Keep the bottle in an upright position with the cap tightly closed. If 
refrigeration is not available, EVRYSDI can be kept at room temperature up to 40°C (up to 
104°F) for a combined total of 5 days. EVRYSDI can be removed from, and returned to, a 
refrigerator. The total combined time out of refrigeration should not exceed 5 days. 

3 DOSAGE FORMS AND STRENGTHS 

EVRYSDI for oral solution: 60 mg as a light yellow, pale yellow, yellow, greyish yellow, 
greenish yellow, or light green powder for constitution. Following constitution, the volume of the 
greenish yellow to yellow solution is 80 mL, providing 60 mg/80 mL (0.75 mg/mL) risdiplam. 

EVRYSDI tablet: 5 mg as a pale yellow film-coated tablet, round and curved, with EVR 
debossed on one side. 

4 CONTRAINDICATIONS  

None. 

6 ADVERSE REACTIONS 

6.1 Clinical Trials Experience 

Because clinical trials are conducted under widely varying conditions, adverse reaction rates 
observed in the clinical trials of a drug cannot be directly compared to rates in clinical trials of 
another drug and may not reflect the rates observed in practice. 

In clinical trials including patients with infantile-onset SMA, later-onset SMA, and pre-
symptomatic SMA, a total of 491 patients (51% female, 74% Caucasian) were exposed to 
EVRYSDI for up to a median duration of 48.1 months (range: 0.6 to 63.4 months), with 
231 patients receiving treatment for more than 24 months. At the time of first EVRYSDI dose, 
90 (18%) patients were 18 years and older, 119 (24%) were 12 years to less than 18 years, 189 
(39%) were 2 years to less than 12 years, 67 (14%) 2 months to less than 2 years, and 26 (5%) 
were less than 2 months. 

Clinical Trial in Later-Onset SMA 

The safety of EVRYSDI for later-onset SMA is based on data from a randomized, double-
blinded, placebo-controlled study (Study 2 Part 2) in patients with SMA Type 2 or 3 (n = 180) 
[see Clinical Studies (14.2)]. The patient population in Study 2 Part 2 ranged in age from 
2 to 25 years at the time of the first dose. 

The most common adverse reactions (reported in at least 10% of patients treated with EVRYSDI 
and at an incidence greater than on placebo) in Study 2 Part 2 were fever, diarrhea, and rash. 
Table 2 lists the adverse reactions that occurred in at least 5% of patients treated with EVRYSDI 
�D�Q�G���D�W���D�Q���L�Q�F�L�G�H�Q�F�H���•���������J�U�H�D�W�H�U���W�K�D�Q���R�Q���S�O�D�F�H�E�R���L�Q���6�W�X�G�\������Part 2. 

 



 

Table 2 Adverse Reactions Reported in �• 5% of Patients Treated with EVRYSDI and 
with an Incidence �• 5% Greater Than on Placebo in Study 2 Part 2 

Adverse Reaction 
EVRYSDI 
(N = 120) 

% 

Placebo 
(N = 60) 

% 

Fever1 22 17 

Diarrhea 17 8 

Rash2 17 2 

Mouth and aphthous ulcers 7 0 

Arthralgia 5 0 

Urinary tract infection3 5 0 
1 Includes pyrexia and hyperpyrexia. 
2 Includes rash, erythema, rash maculo-papular, rash erythematous, rash papular, dermatitis allergic, and 

folliculitis. 
3 Includes urinary tract infection and cystitis. 

Clinical Trial in Infantile-Onset SMA 

The safety of EVRYSDI therapy for infantile-onset SMA is based on data from an open-label 
study in 62 patients (Study 1) [see Clinical Studies (14.1)]. The patient population ranged in age 
from 2 to 7 months at the time of the first EVRYSDI dose (weight range: 4.1 to 10.6 kg). 

The most frequent adverse reactions reported in infantile-onset SMA patients treated with 
EVRYSDI in Study 1 were similar to those observed in later-onset SMA patients in Study 2. 
�$�G�G�L�W�L�R�Q�D�O�O�\�����W�K�H���I�R�O�O�R�Z�L�Q�J���D�G�Y�H�U�V�H���U�H�D�F�W�L�R�Q�V���U�H�S�R�U�W�H�G���L�Q���•�����������R�I���S�D�W�L�H�Q�W�V��were: upper 
respiratory tract infection (including nasopharyngitis, rhinitis), lower respiratory tract infection 
(including pneumonia, bronchitis), constipation, vomiting, and cough. 

Clinical Trial in Pre-Symptomatic SMA 

The safety of EVRYSDI therapy for pre-symptomatic SMA is based on data from an open-label, 
single-arm study in 26 patients (Study 3) [see Clinical Studies (14.3)] . The patient population 
ranged in age from 16 to 41 days at the time of the first dose (weight range: 3.1 to 5.7 kg). The 
safety profile of EVRYSDI in pre-symptomatic patients in Study 3 is consistent with the safety 
profile for symptomatic SMA patients treated with EVRYSDI in clinical trials. 

7 DRUG INTERACTIONS  

7.1  Effect of EVRYSDI on Substrates of Multidrug and Toxin Extrusion (MATE) 
Protein Transporters 

Based on in vitro data, EVRYSDI may increase plasma concentrations of drugs eliminated via 
MATE1 or MATE2-K [see Clinical Pharmacology (12.3)], such as metformin. Avoid 
coadministration of EVRYSDI with MATE substrates. If coadministration cannot be avoided, 
monitor for drug-related toxicities and consider dosage reduction of the coadministered drug 
(based on the labeling of that drug) if needed. 

8 USE IN SPECIFIC POPULATIONS 

8.1 Pregnancy 

Pregnancy Exposure Registry 

There is a pregnancy exposure registry that monitors pregnancy and fetal/neonatal/infant 
outcomes in women exposed to EVRYSDI during pregnancy. Physicians are encouraged to 



 

register patients and pregnant women are encouraged to register themselves by calling 1-833-
760-1098 or visiting https://www.evrysdipregnancyregistry.com. 

Risk Summary 

There are no adequate data on the developmental risk associated with the use of EVRYSDI in 
pregnant women. In animal studies, administration of risdiplam during pregnancy or throughout 
pregnancy and lactation resulted in adverse effects on development (embryofetal mortality, 
malformations, decreased fetal body weights, and reproductive impairment in offspring) at or 
above clinically relevant drug exposures [see Data]. 

The estimated background risk of major birth defects and miscarriage for the indicated 
populations is unknown. In the U.S. general population, the estimated background risk of major 
birth defect and miscarriage in clinically recognized pregnancies is 2% to 4% and 15% to 20%, 
respectively. Based on animal data, advise pregnant women of the potential risk to the fetus. 

Data 

Animal Data 

Oral administration of risdiplam (0, 1, 3, or 7.5 mg/kg/day) to pregnant rats throughout 
organogenesis resulted in decreased fetal body weights and increased incidences of fetal 
structural variations at the highest dose tested, which was not associated with maternal toxicity. 
The no-effect level for adverse effects on embryofetal development (3 mg/kg/day) was 
associated with maternal plasma exposure (AUC) approximately 2 times that in humans at the 
maximum recommended human dose (MRHD) of 5 mg. 

Oral administration of risdiplam (0, 1, 4, or 12 mg/kg/day) to pregnant rabbits throughout 
organogenesis resulted in embryofetal mortality, fetal malformations (hydrocephaly), and 
structural variations at the highest dose tested, which was associated with maternal toxicity. The 
no-effect dose for adverse effects on embryofetal development (4 mg/kg/day) was associated 
with maternal plasma exposure (AUC) approximately 4 times that in humans at the MRHD. 

When risdiplam (0, 0.75, 1.5, or 3 mg/kg/day) was orally administered to rats throughout 
pregnancy and lactation, gestation was prolonged in the dams, and delayed sexual maturation 
(vaginal opening) and impaired reproductive function (decreased numbers of corpora lutea, 
implantation sites, and live embryos) were observed in female offspring at the highest dose. The 
no-effect dose for adverse effects on pre- and postnatal development in rats (1.5 mg/kg/day) was 
associated with maternal plasma exposure (AUC) similar to that in humans at the MRHD. 

8.2 Lactation 

Risk Summary 

There are no data on the presence of risdiplam in human milk, the effects on the breastfed infant, 
or the effects on milk production. Risdiplam was excreted in the milk of lactating rats orally 
administered risdiplam. 

The developmental and health benefits of breastfeeding should be considered along with the 
mother's clinical need for EVRYSDI and any potential adverse effects on the breastfed infant 
from EVRYSDI or from the underlying maternal condition. 



 

8.3 Females and Males of Reproductive Potential 

Studies of risdiplam in juvenile and adult rats and in monkeys demonstrated adverse effects on 
the reproductive organs, including germ cells, in males at clinically relevant plasma exposures 
[see Use in Specific Populations (8.4) and Nonclinical Toxicology (13.1)]. 

Pregnancy Testing 

Pregnancy testing is recommended for females of reproductive potential prior to initiating 
EVRYSDI [see Use in Specific Populations (8.1)]. 

Contraception 

EVRYSDI may cause embryofetal harm when administered to a pregnant woman [see Use in 
Specific Populations (8.1)]. 

Female Patients 

Advise female patients of reproductive potential to use effective contraception during treatment 
with EVRYSDI and for at least 1 month after her last dose. 

Infertility  

Male Patients 

Male fertility may be compromised by treatment with EVRYSDI [see Nonclinical Toxicology 
(13.1)]. 

Counsel male patients of reproductive potential receiving EVRYSDI about the potential effects 
on fertility. Male patients may consider sperm preservation prior to treatment. 

8.4 Pediatric Use 

The safety and effectiveness of EVRYSDI in pediatric patients (neonates and older) have been 
established. Use of EVRYSDI for SMA is supported by evidence from adequate and well-
controlled studies of EVRYSDI in patients 2 months of age and older with SMA. Use of 
EVRYSDI for SMA in patients 2 months of age and younger is supported by pharmacokinetic 
and safety data from pediatric patients 16 days and older, and pharmacokinetic modeling and 
simulation to identify the dosing regimen [see Clinical Pharmacology (12.3) and Clinical 
Studies (14)].  

Juvenile Animal Toxicity Data 

Oral administration of risdiplam (0, 0.75, 1.5, 2.5 mg/kg/day) to young rats from postnatal day 
(PND) 4 through PND 31 resulted in decreased growth (body weight, tibia length) and delayed 
sexual maturation in males at the mid and high dose. The skeletal and body weight deficits 
persisted after cessation of dosing. Ophthalmic changes consisting of vacuoles in the anterior 
vitreous were seen at the high dose. Decreases in absolute B lymphocyte counts were observed at 
all doses after cessation of dosing. Decreases in testis and epididymis weights, which correlated 
with degeneration of the seminiferous epithelium in the testis, occurred at the mid and high 
doses; the histopathology findings were reversible, but organ weight persisted after cessation of 
dosing. Impaired female reproductive performance (decreased mating index, fertility index, and 
conception rate) was observed at the high dose. A no-effect dose for adverse developmental 
effects on preweaning rats was not identified. The lowest dose tested (0.75 mg/kg/day) was 
associated with plasma exposures (AUC) lower than that in humans at the maximum 
recommended human dose (MRHD) of 5 mg/day. 

Oral administration of risdiplam (0, 1, 3, or 7.5 mg/kg/day) to young rats from PND 22 through 
PND 112 produced a marked increase in micronuclei in the bone marrow, male reproductive 
organ histopathology (degeneration/necrosis of the seminiferous tubule epithelium, 



 

oligo/aspermia in the epididymis, spermatic granulomas), and adverse effects on sperm 
parameters (decreased sperm concentration and motility, increased sperm morphology 
abnormalities) at the highest dose tested. Increases in T lymphocytes (total, helper, and 
cytotoxic) were observed at the mid and high doses. The reproductive and immune effects 
persisted after cessation of dosing. The no-effect dose (1 mg/kg/day) for adverse effects on 
postweaning juvenile rats was associated with plasma exposures (AUC) lower than that in 
humans at the MRHD. 

8.5 Geriatric Use 

Clinical studies of EVRYSDI did not include patients aged 65 years and older to determine 
whether they respond differently from younger adult patients.  

11 DESCRIPTION 

EVRYSDI for oral solution and EVRYSDI tablets for oral use contain risdiplam, which is a 
survival of motor neuron 2 (SMN2)-directed RNA splicing modifier. 

The chemical name of risdiplam is 7-(4,7-diazaspiro[2.5]octan-7-yl)-2-(2,8 
dimethylimidazo[1,2-b]pyridazin-6-yl)pyrido-4H-[1,2-a]pyrimidin-4-one. Risdiplam has a 
molecular weight of 401.46 g/mol. Risdiplam demonstrates pH-dependent aqueous solubility; the 
greatest solubility is at low pH, and solubility decreases with increasing pH. Risdiplam has a 
pKa1 of 3.78 (base) and pKa2 of 6.62 (base). 

The molecular formula of risdiplam is C22H23N7O and the chemical structure is shown below. 

 
EVRYSDI for oral solution is supplied as a powder in an amber glass bottle. Each bottle contains 
60 mg of risdiplam. The inactive ingredients of EVRYSDI are: ascorbic acid, disodium edetate 
dihydrate, isomalt, mannitol, polyethylene glycol 6000, sodium benzoate, strawberry flavor, 
sucralose, and tartaric acid. 

The powder is constituted with purified water to yield 60 mg/80 mL (0.75 mg/mL) of risdiplam 
after constitution [see Dosage and Administration (2.4)]. 

Each EVRYSDI tablet contains 5 mg of risdiplam. The inactive ingredients of EVRYSDI tablet 
are colloidal silicon dioxide, crospovidone, mannitol, microcrystalline cellulose, polyethylene 
glycol 3350, polyvinyl alcohol, sodium stearyl fumarate, strawberry flavor, talc, tartaric acid, 
titanium dioxide, and yellow iron oxide.  

12 CLINICAL PHARMACOLOGY  

12.1 Mechanism of Action 

Risdiplam is a survival of motor neuron 2 (SMN2) splicing modifier designed to treat patients 
with spinal muscular atrophy (SMA) caused by mutations in chromosome 5q that lead to SMN 
protein deficiency. Using in vitro assays and studies in transgenic animal models of SMA, 
risdiplam was shown to increase exon 7 inclusion in SMN2 messenger ribonucleic acid (mRNA) 
transcripts and production of full-length SMN protein in the brain. 

In vitro and in vivo data indicate that risdiplam may cause alternative splicing of additional 
genes, including FOXM1 and MADD. FOXM1 and MADD are thought to be involved in cell 



 

cycle regulation and apoptosis, respectively, and have been identified as possible contributors to 
adverse effects seen in animals. 

12.2 Pharmacodynamics 

In clinical trials for infantile-onset SMA and later-onset SMA patients, EVRYSDI led to an 
�L�Q�F�U�H�D�V�H���L�Q���6�0�1���S�U�R�W�H�L�Q���Z�L�W�K���D���J�U�H�D�W�H�U���W�K�D�Q�����)�I�R�O�G���P�H�G�L�D�Q���F�K�D�Q�J�H���I�U�R�P���E�D�V�H�O�L�Q�H���Z�L�W�K�L�Q��4 weeks 
of treatment initiation across all SMA types studied. The increase was sustained throughout the 
treatment period (of at least 24 months). 

Cardiac Electrophysiology 

At the maximum recommended dose, clinically significant QTc interval prolongation was not 
observed. 

12.3 Pharmacokinetics 

Pharmacokinetics of EVRYSDI have been characterized in healthy adult subjects and in patients 
with SMA. 

After administration of EVRYSDI as an oral solution, pharmacokinetics of risdiplam were 
approximately linear between 0.6 and 18 mg in a single-ascending-dose study in healthy adult 
subjects, and between 0.02 and 0.25 mg/kg once daily in a multiple-ascending-dose study in 
patients with SMA. Following once-daily oral administration of risdiplam in healthy subjects, 
approximately 3-fold accumulation of peak plasma concentrations (Cmax) and area under the 
plasma concentration-time curve (AUC0-24h) was observed. Risdiplam exposures reach steady 
state 7 to 14 days after once daily administration. EVRYSDI tablet (swallowed whole or 
dispersed in water) demonstrated comparable bioavailability to EVRYSDI for oral solution in 
adult healthy volunteers under fasted and fed states. 

Absorption 

Following oral administration of risdiplam in fasted state, the median time to reach maximum 
plasma concentration (Tmax) was 3.26 to 4 hours. The Tmax was delayed by up to1 hour in fed 
state compared to that under fasted state. 

Effect of Food 

Food (high-fat, high calorie breakfast) had no relevant effect on the exposure of risdiplam. In the 
clinical efficacy studies (Study 1 and Study 2), risdiplam was administered with a morning meal 
or after breastfeeding. 

Distribution 

The apparent volume of distribution at steady state is 190.4 L for a 31.3 kg patient. 

Risdiplam is predominantly bound to serum albumin, without any binding to alpha-1 acid 
glycoprotein, with a free fraction of 11%. 

Elimination 

The apparent clearance (CL/F) of risdiplam is 2.45 L/h for a 31.3 kg patient. The terminal 
elimination half-life of risdiplam was approximately 50 hours in healthy adults. 

Metabolism 

Risdiplam is primarily metabolized by flavin monooxygenase 1 and 3 (FMO1 and FMO3) and 
also by CYPs 1A1, 2J2, 3A4, and 3A7. 

Parent drug was the major component found in plasma, accounting for 83% of drug-related 
material in circulation. The pharmacologically-inactive metabolite M1 was identified as the 
major circulating metabolite. 



 

Excretion 

Following a dose of 18 mg, approximately 53% of the dose (14% unchanged risdiplam) was 
excreted in the feces and 28% in urine (8% unchanged risdiplam). 

Specific Populations 

There were no clinically significant differences in the pharmacokinetics of EVRYSDI based on 
race or gender. Renal impairment is not expected to alter the exposures to risdiplam. 

The impact of geriatric age on the pharmacokinetics of EVRYSDI has not been studied. 

Hepatic Impairment 

The pharmacokinetics and safety of risdiplam have been studied in subjects with mild or 
moderate hepatic impairment (as defined by Child-Pugh class A and B, respectively, n = 8 each) 
compared to subjects with normal hepatic function (n = 10). Following the administration of 5 
mg EVRYSDI, the AUCinf and Cmax of risdiplam were approximately 20% and 5% lower, 
respectively, in subjects with mild hepatic impairment and were approximately 8% and 20% 
higher, respectively, in subjects with moderate hepatic impairment, versus matched healthy 
control subjects. The magnitude of these changes is not considered to be clinically meaningful. 
The pharmacokinetics and safety in patients with severe hepatic impairment (Child-Pugh 
class C) have not been studied.  

Pediatric Patients 

Body weight and age were found to have significant effect on the pharmacokinetics of risdiplam. 
The estimated exposure (mean AUC0-24h) in pre-symptomatic infants at the age of 1 to 2 months 
was 2090 ng.h/mL at the recommended dose of 0.15 mg/kg once daily. The estimated exposure 
for infantile-onset SMA patients (age 2 to 7 months at enrollment) at the recommended dose of 
0.2 mg/kg once daily was 1930 ng.h/mL. The estimated exposure for later-onset SMA patients 
(2 to 25 years old at enrollment) at the recommended dose was 2070 ng.h/mL (0.25 mg/kg once 
daily for patients with a body weight < 20 kg and 5 mg once daily for patients with a body 
�Z�H�L�J�K�W���• 20 kg).  

No data on risdiplam pharmacokinetics are available in patients less than 16 days of age [see Use 
in Specific Populations (8.4)]. 

Drug Interaction Studies 

Effect of Other Drugs on EVRYSDI 

Coadministration of 200 mg itraconazole (a strong CYP3A inhibitor) twice daily with a single 
6 mg oral dose of risdiplam did not have a clinically relevant effect on the pharmacokinetics of 
risdiplam (11% increase in AUC and 9% decrease in Cmax).  

Risdiplam is a weak substrate of human MDR-1 and breast cancer resistant protein (BCRP) 
transporters in vitro. Human MDR-1 or BCRP inhibitors are not expected to result in a clinically 
significant increase of risdiplam concentrations. 

The effect of omeprazole (an acid-reducing agent/proton pump inhibitor) on risdiplam 
pharmacokinetics was investigated in healthy subjects. No clinically significant difference was 
observed in the pharmacokinetics of risdiplam administered as a tablet when used concomitantly 
with omeprazole. Based on these results, no clinically significant differences are expected with 
other acid-reducing agents, including H2-receptor antagonists and antacids. 

Effect of EVRYSDI on Other Drugs 

Risdiplam and its major circulating metabolite M1 did not induce CYP1A2, 2B6, 2C8, 2C9, 
2C19, or 3A4 in vitro. Risdiplam and M1 did not inhibit (reversible or time-dependent 



 

inhibition) any of the CYP enzymes tested (CYP1A2, 2B6, 2C8, 2C9, 2C19, 2D6), with the 
exception of CYP3A in vitro. 

EVRYSDI is a weak inhibitor of CYP3A. In healthy adult subjects, administration of EVRYSDI 
once daily for 2 weeks slightly increased the exposure of midazolam, a sensitive CYP3A 
substrate (AUC 11%; Cmax 16%); this increase is not considered clinically relevant. Based on 
physiologically-based pharmacokinetic (PBPK) modeling, a similar increase is expected in 
children and infants as young as 2 months of age. 

In vitro studies have shown that risdiplam and its major metabolite are not significant inhibitors 
of human MDR1, organic anion-transporting polypeptide (OATP) 1B1, OATP1B3, organic 
anion transporter 1 and 3 (OAT 1 and 3) transporters, and human organic cation transporter 2 
(OCT2), at clinically relevant concentrations. Risdiplam and its metabolite are, however, in vitro 
inhibitors of the multidrug and toxin extrusion (MATE) 1 and MATE2-K transporters [see Drug 
Interactions (7.1)]. 

13 NONCLINICAL TOXICOLOGY  

13.1 Carcinogenesis, Mutagenesis, Impairment of Fertility 

Carcinogenesis 

Risdiplam was not carcinogenic in Tg.rasH2 mice when administered at oral doses of up to 
9 mg/kg/day for 26 weeks. 

In a 2-year carcinogenicity study in rats, oral administration of risdiplam (0, 0.3, 1, or 
3 mg/kg/day) resulted in increased incidences of preputial gland squamous cell carcinomas in 
males and combined thyroid follicular cell adenomas and carcinomas in females at the highest 
dose tested. The higher dose not associated with an increase in tumors (1 mg/kg/day) was 
associated with plasma drug exposures (AUC) similar to that in humans at the maximum 
recommended human dose (MRHD) of 5 mg/day. 

Mutagenesis 

Risdiplam was negative in an in vitro Ames assay. In an in vivo combined bone marrow 
micronucleus and comet assay in rat, risdiplam was clastogenic, as evidenced by an increase in 
micronuclei in bone marrow, but was negative in the comet assay. A pronounced increase in 
bone marrow micronuclei was also observed in toxicity studies in adult and juvenile rats [see 
Use in Specific Populations (8.4)]. 

Impairment of Fertility 

Oral administration of risdiplam to rats for 4 (0, 1, 3, or 9 mg/kg/day) or 26 (0, 1, 3, or 
7.5 mg/kg/day) weeks resulted in histopathological effects in the testis (degenerated 
spermatocytes, degeneration/atrophy of the seminiferous tubules) and epididymis 
(degeneration/necrosis of ductular epithelium) at the mid and/or high doses. At the high dose in 
the 26-week study, the testicular lesions persisted to the end of the recovery period, which 
corresponds, in rat, to approximately one spermatogenic cycle. The no-effect dose for adverse 
reproductive system effects in adult male rats (1 mg/kg/day) was associated with plasma drug 
exposures (AUC) similar to that in humans at the maximum recommended human dose (MRHD) 
of 5 mg/day. 

Adverse effects of risdiplam on the testis could not be fully evaluated in the monkey because the 
majority of monkeys tested were sexually immature. However, oral administration of risdiplam 
(0, 2, 4, or 6 mg/kg/day) for 2 weeks resulted in histopathological changes in the testis (increases 
in multinucleate cells, germ cell degeneration) at the highest dose. At the no-effect dose for 
testicular toxicity in monkeys, plasma exposures were approximately 3 times that in humans at 
the MRHD. 



 

Oral administration of risdiplam to postweaning juvenile rats resulted in male reproductive 
toxicity (degeneration/necrosis of the testis seminiferous epithelium with associated 
oligo/aspermia in the epididymis and abnormal sperm parameters). The no-effect dose for 
adverse reproductive effects in postweaning male juvenile rats was associated with plasma 
exposures approximately 4 times that in humans at the MRHD [see Use in Specific Populations 
(8.4)]. 

13.2 Animal Toxicology and/or Pharmacology 

Retinal toxicity 

Risdiplam-induced functional and structural retinal abnormalities were seen in animal studies. In 
a 39-week toxicity study in monkeys, oral administration of risdiplam (0, 1.5, 3, or 
7.5/5 mg/kg/day; high dose lowered after 4 weeks) produced functional abnormalities on the 
electroretinogram (ERG) in all mid- and high-dose animals at the earliest examination time 
(Week 20). These findings were associated with retinal degeneration, detected by optical 
coherence tomography (OCT), on Week 22, the first examination time. The retinal degeneration, 
with peripheral photoreceptor loss, was irreversible. A no-effect dose for the retinal findings 
(1.5 mg/kg/day) was associated with plasma exposures (AUC) similar to that in humans at the 
maximum recommended human dose (MRHD) of 5 mg. 

Effect on Epithelial Tissues 

Oral administration of risdiplam to rats and monkeys resulted in histopathological changes in 
epithelium of the gastrointestinal (GI) tract (apoptosis/single cell necrosis), lamina propria 
(vacuolation), the exocrine pancreas (single cell necrosis), the skin, tongue, and larynx 
(parakeratosis/hyperplasia/degeneration) with associated inflammation. The skin and GI 
epithelial effects were reversible. The no-effect doses for effects on epithelial tissues in rats and 
monkeys were associated with plasma exposures (AUC) similar to that in humans at the MRHD. 

14 CLINICAL STUDIES  

The efficacy of EVRYSDI for the treatment of patients with infantile-onset, later-onset, and pre-
symptomatic SMA was evaluated in three clinical studies, Study 1 (NCT02913482) and Study 2 
(NCT02908685), and Study 3 (NCT03779334), respectively.  

The overall findings of these studies support the effectiveness of EVRYSDI in SMA pediatric 
and adult patients and appear to support the early initiation of treatment with EVRYSDI. 

14.1 Infantile -Onset SMA 

Study 1 was an open-label, 2-part study to investigate the efficacy, safety, pharmacokinetics, and 
pharmacodynamics of EVRYSDI for oral solution in patients with Type 1 SMA (symptom onset 
between 28 days and 3 months of age). All patients had genetic confirmation of homozygous 
deletion or compound heterozygosity predictive of loss of function of the SMN1 gene, and two 
SMN2 gene copies. 

Part 1 of Study 1 was designed as a dose-finding study. Part 2 of Study 1 assessed the safety and 
efficacy of EVRYSDI at 0.20 mg/kg, the recommended dose determined in Part 1 [see Dosage 
and Administration (2.4)]. Patients from Part 1 did not take part in Part 2. 

A total of 62 patients with symptomatic Type 1 SMA were enrolled in FIREFISH Part 1 (n = 21) 
and Part 2 (n = 41), of which 58 patients received the recommended dosage [see Dosage and 
Administration (2.1)]. The median age of onset of clinical signs and symptoms was 1.5 months 
(range: 0.9 to 3.0 months). The median age at enrollment was 5.6 months (range: 2.2 to 6.9 
months), and the median time between onset of symptoms and the first dose was 3.7 months 
(range 1.0 to 6.0 months). Of these patients, 60% were female, 57% were Caucasian, and 29% 



 

were Asian. The demographics and baseline disease characteristics were comparable between 
Part 1 and Part 2 of the study. 

Effectiveness was established based on the ability to sit without support for at least 5 seconds (as 
measured by Item 22 of the Bayley Scales of Infant and Toddler Development �± Third Edition 
(BSID-III) gross motor scale) and on the basis of survival without permanent ventilation. 
Permanent ventilation was defined as requiring a tracheostomy or more than 21 consecutive days 
of either non-invasive ventilation ���• 16 hours per day) or intubation, in the absence of an acute 
reversible event.   

The primary endpoint was the proportion of patients with the ability to sit without support for at 
least 5 seconds (BSID-III gross motor scale, Item 22) after 12 months of treatment in Part 2; 29% 
of patients (n = 12/41) achieved this milestone.  

Other efficacy endpoints of EVRYSDI-treated patients in Study 1 (pooled Part 1 and Part 2) are 
shown in Table 3. 

Table 3 Key Efficacy Results at Month 12 and Month 24 (Study 1, Parts 1 and Part 2) 

Efficacy Endpoints  
Proportion of Patients 

Parts 1 &  2 at Month 12 
Proportion of Patients Parts 

1 &  2 at Month 24 

Motor Function and Development 
Milestones  

N = 58 a 

BSID-III , Item 22: sitting without 
support for at least 5 seconds 32.8% 

60.3% 

Survival and Event-Free Survival N = 62 b 

Alive without Permanent Ventilation 87.1% 83.8% 

a Results were pooled from all patients who received the recommended dose of risdiplam (all patients in Part 2 and those in the 
high-dose cohort of Part 1; n = 58). 

b Results were pooled from all patients who received any dose of risdiplam in Part 1 and Part 2 (n = 62).   

 

At Month 24, 40% (23/58) of patients who received the recommended dose achieved sitting 
without support for 30 seconds (BSID-III, Item 26). In addition at Month 24, patients continued 
to achieve additional motor milestones; 28% (16/58) of patients achieved a standing measure 
(16% [9/58] supporting weight and 12% [7/58] standing with support), as measured by Section 2 
of the Hammersmith Infant Neurological Examination (HINE-2) which assesses motor 
milestones. 

The proportion of patients alive without permanent ventilation (event-free survival) was 84% for 
all patients at Month 24 (Table 3). Out of 62 patients, 6 infants died (4 within the first 3 months 
following study enrollment) and one additional patient withdrew from treatment and died 3.5 
months later. Four patients required permanent ventilation by Month 24. These results indicate a 
clinically meaningful deviation from the natural history of untreated infantile-onset SMA. As 
described in the natural history of untreated infantile-onset SMA, patients would not be expected 
to attain the ability to sit independently, and no more than 25% of these patients would be 
expected to survive without permanent ventilation beyond 14 months of age. 

 

 



 

14.2 Later-Onset SMA 

Study 2 was a 2-part, multicenter trial to investigate the efficacy, safety, pharmacokinetics, and 
pharmacodynamics of EVRYSDI for oral solution in patients diagnosed with SMA Type 2 or 
Type 3. Part 1 of Study 2 was dose-finding and exploratory in 51 patients (14% ambulatory). 
Part 2 was randomized, double-blind, placebo-controlled, and is described below. 

The primary endpoint in Study 2 Part 2 was the change from baseline to Month 12 in the Motor 
Function Measure 32 (MFM32) score. A key secondary endpoint was the proportion of patients 
with a 3-point or greater change from baseline to Month 12 in the MFM32 total score. The 
MFM32 measures motor function abilities that relate to daily functions. The total MFM32 score 
is expressed as a percentage (range: 0 to 100) of the maximum possible score, with higher scores 
indicating greater motor function. Another key secondary endpoint was the Revised Upper Limb 
Module (RULM). The RULM is a tool used to assess motor performance of the upper limb in 
SMA patients. It tests proximal and distal motor functions of the arm. The total score ranges 
from 0 (all the items cannot be performed) to 37 (all the activities are achieved fully without any 
compensatory maneuvers). 

Study 2 Part 2 enrolled 180 non-ambulatory patients with Type 2 (71%) or Type 3 (29%) SMA. 
Patients were randomized 2:1 to receive EVRYSDI at the recommended dosage [see Dosage and 
Administration (2.1)]  or placebo. Randomization was stratified by age group (2 to 5, 6 to 11, 
12 to 17, or 18 to 25 years of age). 

The median age of patients at the start of treatment was 9.0 years (range: 2 to 25), and the 
median time between onset of initial SMA symptoms and first treatment was 102.6 months 
(range: 1 to 275). Of the 180 patients included in the trial, 51% were female, 67% were 
Caucasian, and 19% were Asian. At baseline, 67% of patients had scoliosis (32% of them with 
severe scoliosis). Patients had a mean baseline MFM32 score of 46.1, and RULM score of 20.1. 
Overall baseline demographic characteristics were reasonably balanced between the treatment 
groups (EVRYSDI and placebo), with the exception of scoliosis (63% in the EVRYSDI arm vs. 
73% in the placebo group). 

The primary analysis on the change from baseline in MFM32 total score at Month 12 showed a 
clinically meaningful and statistically significant difference between patients treated with 
EVRYSDI and placebo. The results of the primary analysis and key secondary endpoints are 
shown in Table 4 and Figure 1. 



 

Table 4 Summary of Efficacy in Patients with Later-Onset SMA at Month 12 of 
Treatment (Study 2 Part 2) 

Endpoint  EVRYSDI 
(N = 120) 

Placebo 
(N = 60) 

Primary Endpoint:  

Change from baseline in total MFM32 score at Month 12, 
LS means (95% CI) 1,2,3 1.36 (0.61, 2.11) -0.19 (-1.22, 0.84) 

Difference from Placebo, Estimate (95% CI)1 

p-value 
1.55 (0.30, 2.81) 

0.0156 

Secondary Endpoints: 

Proportion of patients with a change from baseline MFM32 
total score of 3 or more at Month 12 (95% CI)2,3 38.3% (28.9, 47.6) 23.7% (12.0, 35.4) 

Odds ratio for overall response (95% CI) 
adjusted4 (unadjusted) p-value5 

2.35 (1.01, 5.44) 
0.0469 (0.0469) 

Change from baseline in total score of RULM at Month 12, 
LS means (95% CI)1, 6 1.61 (1.00, 2.22) 0.02 (-0.83, 0.87) 

Difference from Placebo, Estimate (95% CI) 
adjusted4 (unadjusted) p-value1 

1.59 (0.55, 2.62) 
0.0469 (0.0028) 

1. The Mixed Model Repeated Measure (MMRM) analysis included the change from baseline total score as the 
dependent variable and as independent variables the baseline total score, treatment group, time, treatment-by-time 
interaction, and the randomization stratification variable of age group (2 to 5, 6 to 11, 12 to 17, 18 to 25). 

2. The MFM total score was calculated according to the user manual, expressed as a percentage of the maximum 
score possible for the scale (i.e., sum of the 32 item scores divided by 96 and multiplied by 100). 

3. Based on the missing data rule for MFM32, 6 patients were excluded from the analysis (EVRYSDI n = 115; 
placebo control n = 59). 

4. The adjusted p-value was obtained for the endpoints included in the hierarchical testing and was derived based on 
all the p-values from endpoints in order of the hierarchy up to the current endpoint. 

5. The logistic regression analysis included the baseline total score, treatment and age group as independent 
variables. 

6. Based on the missing data rule for RULM, 3 patients were excluded from the analysis (EVRYSDI n = 119; 
placebo control n = 58). 



 

Figure 1 Mean Change from Baseline in Total MFM32 Score Over 12 Months  
(Study 2 Part 2)1,2 

 
1 Error bars denote the 95% confidence interval. 

2 The MFM total score was calculated according to the user manual, expressed as a percentage of the maximum 
score possible for the scale (i.e., sum of the 32 item scores divided by 96 and multiplied by 100). 

 

14.3 Pre-Symptomatic SMA 

Study 3 was an open-label, single-arm, multicenter clinical study to investigate the efficacy, 
safety, pharmacokinetics, and pharmacodynamics of EVRYSDI in infants up to 6 weeks of age 
(at first dose) who have been genetically diagnosed with SMA but do not yet present with 
symptoms. 

The efficacy in pre-symptomatic SMA patients was evaluated at Month 12 in 26 patients treated 
with EVRYSDI in Study 3: 8 patients had 2 copies of the SMN2 gene, 13 patients had 3 copies, 
and 5 patients had 4 or more copies. The median age of these patients at first dose was 25 days 
(range: 16 to 41), 62% were female, and 85% were Caucasian. The primary efficacy population 
(N = 5) included patients with 2 SMN2 copies and a baseline CMAP amplitude  �•���������P�9�� 

The primary efficacy endpoint was the proportion of patients with the ability to sit without 
support for at least 5 seconds (BSID-III gross motor scale, Item 22) at Month 12. This milestone 
was achieved by 80% (4/5) of patients in the primary efficacy population. This milestone was 
also achieved by 87.5% (7/8) of all patients with 2 copies of SMN2 and 96.2% (25/26) of patients 
in the full treated population. 

At Month 12, 80.8% (21/26) of patients in the full treated population achieved sitting without 
support for 30 seconds (BSID-III, Item 26). Of the 26 patients treated with EVRYSDI, 
25 patients had motor milestones measured by the HINE-2 at Month 12. Of these, 24 (96%) 
achieved sitting (23 patients could pivot/rotate and 1 achieved stable sit); 21 (84%) could stand 
(13 patients could stand unaided and 8 could stand with support); and 12 (48%) could walk 
independently. Seven patients were not tested for walking at Month 12. All 26 patients were 
alive at 12 months without permanent ventilation. 

 



 

16 HOW SUPPLIED/STORAGE AND HANDLING  

16.1  EVRYSDI for Oral Solution  

How Supplied 

Each amber glass bottle of EVRYSDI for oral solution is packaged with a bottle adapter, two 1 
mL reusable oral syringes, two 6 mL reusable oral syringes, and one 12 mL reusable oral 
syringe. EVRYSDI for oral solution is a light yellow, pale yellow, yellow, greyish yellow, 
greenish yellow, or light green powder. Each bottle contains 60 mg of risdiplam (NDC 
50242-175-07). 

Storage and Handling 

Store the dry powder at 20°C to 25°C (68°F to 77°F), excursions permitted between 
15°C to 30°C (59°F to 86°F) [see USP controlled room temperature]. Keep in the original 
carton. 

Keep the constituted oral solution of EVRYSDI in the original amber bottle to protect from light. 
Store in a refrigerator at 2°C to 8°C (36°F to 46°F) [see Dosage and Administration (2.4)]. 

16.2  EVRYSDI Tablets  

How Supplied 

Pale yellow film-coated tablet, round and curved, with EVR debossed on one side; available in 
HDPE bottles of 30 tablets with a child-resistant cap (NDC 50242-202-01). 

Storage and Handling  

Store at 20°C to 25°C (68°F to 77°F); excursions permitted between 15°C to 30°C (59°F to 
86°F) [see USP Controlled Room Temperature]. Keep in the original bottle. Keep the bottle 
tightly closed in order to protect from moisture. 

17 PATIENT COUNSELING INFORMATION  

Advise the patient to read the FDA-approved patient labeling (Patient Information and 
Instructions for Use). 

Pregnancy and Fetal Risk 

Inform pregnant women and women of reproductive potential that, based on animal studies, 
EVRYSDI may cause fetal harm [see Use in Specific Populations (8.1)].  

Discuss with women of childbearing age whether they are pregnant, might be pregnant, or are 
trying to become pregnant.  

Advise women of childbearing potential to use effective contraception during treatment with 
EVRYSDI and for at least 1 month after stopping EVRYSDI.  

Advise a female patient to immediately inform the prescriber if she is pregnant or planning to 
become pregnant [see Use in Specific Populations (8.3)]. 

Pregnancy Registry 

Encourage patients to enroll in the EVRYSDI Pregnancy Registry if they become pregnant while 
taking EVRYSDI [see Use in Specific Populations (8.1)]. 

Potential Effects on Male Fertility 

Advise male patients that their fertility may be compromised while on treatment with EVRYSDI 
[see Use in Specific Populations (8.3)]. 

 



 

Instructions for Preparation of Oral Solution 

Advise patients/caregivers to ensure that EVRYSDI oral solution is in liquid form when received 
from the pharmacy.  

Instruct patients/caregivers to take EVRYSDI oral solution with or without food or before or 
after breastfeeding at approximately the same time each day. However, instruct caregivers not to 
mix EVRYSDI with formula or milk.  

Instruct patients/caregivers to take EVRYSDI oral solution immediately after it is drawn up into 
the reusable oral syringe [see Dosage and Administration (2.2)]. 

Instructions for EVRYSDI Tablets 

Advise patients/caregivers to swallow EVRYSDI tablets whole with water. Do not chew, cut, or 
crush the tablets. 

Alternatively, the tablet can be dispersed in one teaspoon (5 mL) of room temperature non-
chlorinated drinking water (e.g., filtered water) and taken immediately. EVRYSDI tablets must 
not be dispersed in any liquid other than non-chlorinated drinking water. Instruct the 
patient/caregivers that the dispersion must be administered within 10 minutes of adding 
non-chlorinated drinking water, or it must be discarded [see Dosage and Administration (2.2)] . 

Advise patients/caregivers to wash their hands before and after preparing or taking EVRYSDI 
tablets. 

Advise patients/caregivers to avoid getting the dispersed tablet on their skin or in their eyes. 
Advise patients/caregivers to wash the area with soap and water if the dispersed tablet gets on the 
skin. Advise patients/caregivers to rinse their eyes with water if the dispersed tablet gets in the 
eyes.  

Advise patients/caregivers to use a dry paper towel to dry the area if the dispersion is spilled and 
then clean with soap and water. Advise patients/caregivers to throw the paper towel away in the 
trash and wash their hands with soap and water. 

EVRYSDI® [risdiplam] 

Distributed by: 
Genentech USA, Inc. 
A Member of the Roche Group 
1 DNA Way 
South San Francisco, CA 94080-4990 

EVRYSDI is a registered trademark of Genentech, Inc. 
©2026 Genentech, Inc. All rights reserved. 

 



 

 

Patient Information  

EVRYSDI® [ev-RIZ-dee]  
(risdiplam)  

for oral solution  

EVRYSDI® [ev-RIZ-dee]  
(risdiplam)  

tablets, for oral use  
What is EVRYSDI?  
�x EVRYSDI is a prescription medicine used to treat spinal muscular atrophy (SMA) in children and adults.  

Before taking EVRYSDI, tell your healthcare provider about all of your medical conditions, including if you:  
�x are pregnant or plan to become pregnant. If you are pregnant, or are planning to become pregnant, ask your 

healthcare provider for advice before taking this medicine. EVRYSDI may harm your unborn baby. 
�x are a woman who can become pregnant:  

o Before you start your treatment with EVRYSDI, your healthcare provider may test you for pregnancy. Because 
EVRYSDI may harm your unborn baby, you and your healthcare provider will decide if taking EVRYSDI is right 
for you during this time. 

o Talk to your healthcare provider about birth control methods that may be right for you. Use birth control while 
on treatment and for at least 1 month after stopping EVRYSDI.  

o Pregnancy Registry.  There is a pregnancy registry for women who take EVRYSDI during pregnancy. The 
purpose of this registry is to collect information about the health of the pregnant woman and her baby. If you 
are pregnant or become pregnant while receiving EVRYSDI, tell your healthcare provider right away. Talk to 
your healthcare provider about registering with the EVRYSDI Pregnancy Registry. Your healthcare provider 
can enroll you in this registry or you can enroll by calling 1-833-760-1098 or visiting 
https://www.evrysdipregnancyregistry.com. 

�x �D�U�H���D�Q���D�G�X�O�W���P�D�O�H���S�O�D�Q�Q�L�Q�J���W�R���K�D�Y�H���F�K�L�O�G�U�H�Q�����(�9�5�<�6�'�,���P�D�\���D�I�I�H�F�W���D���P�D�Q�¶�V���D�E�L�O�L�W�\���W�R���K�D�Y�H���F�K�L�O�G�U�H�Q�����I�H�U�W�L�O�L�W�\�������,�I���W�K�L�V��
is of concern to you, make sure to ask a healthcare provider for advice. 

�x are breastfeeding or plan to breastfeed. It is not known if EVRYSDI passes into breast milk and may harm your 
baby. If you plan to breastfeed, discuss with your healthcare provider about the best way to feed your baby while 
on treatment with EVRYSDI. 

 
Tell your healthcare provider about all the medicines you take, including prescription and over-the-counter 
medicines, vitamins, and herbal supplements. Keep a list of them to show your healthcare provider, including your 
pharmacist, when you get a new medicine. 
How should I take EVRYSDI?  

�x For infants and children, your healthcare provider will determine the daily dose of EVRYSDI needed based on 
�\�R�X�U���F�K�L�O�G�¶�V���D�J�H���D�Q�G���Z�H�L�J�K�W�����)�R�U���D�G�X�O�W�V�����W�D�N�H���� mg of EVRYSDI daily. 

�x Your healthcare provider will either prescribe: 
EVRYSDI for oral solution 
Or 

EVRYSDI tablet 
�x Your healthcare provider will tell you how long you or your child needs to take EVRYSDI. Do not stop treatment 

with EVRYSDI unless your healthcare provider tells you to. 
o Take EVRYSDI exactly as your healthcare provider tells you to take it. Do not change the dose without 

talking to your healthcare provider. 
�x Avoid getting EVRYSDI on your skin or in your eyes. If it gets on your skin, wash the area with soap and water. 

If it gets in your eyes, rinse your eyes with water.  
 

If you are taking EVRYSDI for oral solution:  
�x See the detailed Instructions for Use that comes with it for information on how to take or give 

EVRYSDI for oral solution .  
�x You should receive EVRYSDI from the pharmacy as a liquid that can be given by mouth or through a 

feeding tube. The liquid solution is prepared by your pharmacist or other healthcare provider. If the 
medicine in the bottle is a powder, do not use it . Contact your pharmacist for a replacement. 

�x Take EVRYSDI one time daily with or without a meal at about the same time each day. Drink water 
afterwards to make sure EVRYSDI has been completely swallowed. 



 

 

�x In infants who are breastfed, EVRYSDI can be given before or after breastfeeding. 
�x Do not  mix EVRYSDI with formula or milk. 
�x If you are unable to swallow and have a nasogastric (NG-tube) or gastrostomy tube (G-tube), EVRYSDI 

for oral solution can be given through the tube.  
 

        Reusable Oral Syringes  for EVRYSDI for Oral Solution  
�x Your pharmacist will provide you with the reusable oral syringes that are needed for taking your medicine 

and explain how to use them. You should receive 1 or 2 identical oral syringes depending on your 
prescribed daily dose.  

�x From the bottle, draw up (measure) the dose of EVRYSDI with these syringes, as they are made to protect 
the medicine from light. 

�x Take EVRYSDI right away after it has been drawn into the syringe. Do not  store the EVRYSDI solution in 
the syringe. If EVRYSDI is not taken within 5 minutes of when it is drawn up, throw away the solution by 
pressing the plunger and prepare a new dose with the same syringe. 

�x Do not  throw the syringes away because they are reusable. 
�x Wash the syringes per instructions after use. 
�x Contact your healthcare provider or pharmacist if your oral syringes are lost or damaged. 

 
If you are taking EVRYSDI Tablets :  

�x See the detailed Instructions for Use that comes with it for information on how to take or give 
EVRYSDI tablets . 

�x Wash your hands before and after preparing or taking EVRYSDI tablets.  
�x Take EVRYSDI one time daily with or without a meal at about the same time each day. 
�x Do not  chew, cut, or crush the tablet. 
�x Swallow the EVRYSDI tablet whole with some water. 
�x If you cannot swallow tablets whole or if you have a nasogastric (NG-tube) or gastrostomy (G-tube), see 

the detailed Instructions for Use that comes with it for information on how to take or give EVRYSDI tablets. 
 

If you miss a dose of EVRYSDI:  
�x If you remember the missed dose within 6 hours of when you normally take EVRYSDI, then take the dose. 

Continue taking EVRYSDI at your usual time the next day. 
�x If you remember the missed dose more than 6 hours after you normally take EVRYSDI, skip the missed dose. 

Take your next dose at your usual time the next day. 
�x If you do not fully swallow the dose, or you vomit after taking a dose, do not take  another dose of EVRYSDI to 

make up for that dose. Wait until the next day to take the next dose at your usual time. 

What are the possible side effects of EVRYSDI?  
The most common side effects of EVRYSDI include:  

�x For later -onset SMA:  

o fever o diarrhea o rash 

�x For infantile -onset SMA:  

o fever o runny nose, sneezing, and sore throat 
(upper respiratory infection) 

o constipation 

o diarrhea o lung infection (lower respiratory infection) o vomiting 

o rash  o cough 

These are not all of the possible side effects of EVRYSDI. For more information, ask your healthcare provider or 
pharmacist. 
Call your doctor for medical advice about side effects. You may report side effects to FDA at 1-800-FDA-1088. 

How should I store EVRYSDI?  
EVRYSDI for Oral Solution:  
�x Store EVRYSDI in the refrigerator between 36°F to 46°F (2°C to 8°C). Do not freeze. 



 

 

�x If necessary, EVRYSDI can be kept at room temperature up to 104°F (up to 40°C) for a combined total of 5 
days. EVRYSDI can be removed from, and returned to, a refrigerator. The total combined time out of 
refrigeration should not be more than 5 days. 

�x Keep EVRYSDI in an upright position in the original amber bottle to protect from light. 
�x Throw away (discard) any unused portion of EVRYSDI 64 days after it is mixed by the pharmacist (constitution) or 

if EVRYSDI has been kept �D�W���U�R�R�P���W�H�P�S�H�U�D�W�X�U�H�����E�H�O�R�Z���������ƒ�)���>�����Û�&�@�����I�R�U���P�R�U�H���W�K�D�Q���D���W�R�W�D�O���F�R�P�E�L�Q�H�G���W�L�P�H���R�I������
days. Discard EVRYSDI if it has been kept �D�E�R�Y�H���������Û�)���������Û�&�������3�O�H�D�V�H���V�H�H���W�K�H���'�L�V�F�D�U�G���$�I�W�H�U���G�D�W�H���Z�U�L�W�W�H�Q���R�Q���W�K�H��
bottle label. (See the Instructions for Use  that comes with EVRYSDI for oral solution). 

EVRYSDI Tablets:  
�x Store at room temperature between 68°F to 77°F (20°C to 25°C). 
�x Keep the tablets in their original bottle with the cap tightly closed to protect from moisture. 

Keep EVRYSDI, all medicines and syringes out of the reach of children.  

General information about the safe and effective use of EVRYSDI.  
Medicines are sometimes prescribed for purposes other than those listed in a Patient Information leaflet. Do not use 
EVRYSDI for a condition for which it was not prescribed. Do not give EVRYSDI to other people, even if they have the 
same symptoms you have. It may harm them. You can ask your pharmacist or healthcare provider for information about 
EVRYSDI that is written for health professionals. 

What are the ingredients in EVRYSDI?  
Active ingredient:  risdiplam 
Inactive ingredients:   
EVRYSDI for Oral Solution : ascorbic acid, disodium edetate dihydrate, isomalt, mannitol, polyethylene glycol 6000, 
sodium benzoate, strawberry flavor, sucralose, and tartaric acid. 
EVRYSDI Tablets:  colloidal silicon dioxide, crospovidone, mannitol, microcrystalline cellulose, polyethylene glycol 
3350, polyvinyl alcohol, sodium stearyl fumarate, strawberry flavor, talc, tartaric acid, titanium dioxide, and yellow iron 
oxide. 
 
Distributed by: Genentech USA, Inc. , A Member of the Roche Group, 1 DNA Way, South San Francisco, CA 94080-4990 
EVRYSDI is a registered trademark of Genentech, Inc. 

©2026 Genentech, Inc. All rights reserved. 
For more information, go to www.EVRYSDI.com or call 1-833-387-9734. 

This Patient Information has been approved by the U.S. Food and Drug Administration. Issued: 2/2026 
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