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COMUNICATO STAMPA 

 
SMA: Novartis riceve approvazione dalla Commissione Europea 
per la terapia genica intratecale nei pazienti dai due anni in su 
 

• Prima terapia genica di sostituzione ora indicata per un’ampia popolazione con SMA, inclusi 
bambini di età pari o superiore ai 2 anni, adolescenti e adulti 
 

• La somministrazione a dose fissa e una sola volta nella vita è stata progettata per sostituire il 
gene difettoso SMN1, offrendo un approccio diverso rispetto  agli approcci terapeutici che 
prevedono trattamenti continuativi 

 

• Un’approvazione che contribuisce ad ampliare le opzioni oggi disponibili per le persone che 
convivono con la SMA 

 

Milano, 6 luglio 2026 – Novartis ha annunciato oggi che la Commissione Europea ha approvato il farmaco 

onasemnogene abeparvovec per il trattamento di bambini di età pari o superiore ai 2 anni, adolescenti e adulti 

affetti da atrofia muscolare spinale (SMA) di tipo 5q con una mutazione biallelica nel gene SMN1 (survival motor 

neuron 1). 

Con questa approvazione, il farmaco diventa la prima terapia genica di sostituzione attualmente approvata per 

questa ampia popolazione affetta da SMA nell’Unione Europea. 

 

Si tratta di una terapia progettata per affrontare la causa genetica alla radice della SMA con una dose fissa 

somministrata una sola volta, indipendentemente dall’età o dal peso corporeo.1  Grazie alla  sostituzione del gene 

SMN1, il farmaco può migliorare la funzione motoria. Inoltre si caratterizza per un’unica somministrazione 

intratecale, distinguendosi così dalle altre terapie disponibili per questa popolazione di pazienti.1 

 

«Vivere con la SMA significa confrontarsi ogni giorno con una condizione complessa, i cui bisogni cambiano nelle 

diverse fasi della vita. In Famiglie SMA siamo impegnati ad accompagnare le persone e le loro famiglie lungo tutto 

il percorso, inclusa l’età adulta, dove il tema dell’autonomia diventa centrale» – commenta Anita Pallara, 

Presidente di Famiglie SMA – «Questa approvazione rappresenta un passo rilevante nel panorama delle opzioni 

disponibili, che potrà contribuire ad ampliare le possibilità di gestione della malattia» 

 

L’approvazione si basa sui dati dello studio di registrazione STEER e sugli studi di supporto di Fase IIIb 

STRENGTH e di Fase I/II STRONG.1,2,3  Nello studio STEER, la molecola ha dimostrato un miglioramento 

statisticamente significativo di 2,39 punti nella Hammersmith Functional Motor Scale (HFMSE), con effetti 

mantenuti per 52 settimane di follow-up.1 Gli studi STEER e STRENGTH hanno inoltre evidenziato benefici 

clinicamente significativi sia nei pazienti mai sottoposti a trattamento che in quelli già trattati in precedenza.1,2 

 

“L’approvazione europea di questa nuova terapia amplia le possibilità di intervento oggi disponibili per la SMA. 

Disporre di un ventaglio terapeutico sempre più articolato permette ai clinici e alle famiglie di individuare il percorso 

più appropriato sulla base delle caratteristiche della malattia e dei bisogni del singolo paziente, nell’ottica di una 

gestione sempre più personalizzata della presa in carico» – commenta Eugenio Mercuri, Direttore del Dipartimento 

di Scienze della Salute della Donna e del Bambino della Fondazione Policlinico Universitario A. Gemelli IRCCS e 

Professore ordinario di Neuropsichiatria infantile presso l’Università Cattolica del Sacro Cuore di Roma.” 
 
“L’innovazione è al centro del nostro impegno per migliorare la vita delle persone che affrontano malattie complesse 

come l’atrofia muscolare spinale. In questo ambito abbiamo raggiunto traguardi importanti, ma continuiamo a 



 

Codice aziendale FA-11731918, luglio 2026 
 

investire per ampliare le opzioni disponibili. – dichiara Paola Coco, CSO & Medical Affairs Head IM Italy. “Questa 

approvazione europea rappresenta un passo rilevante perché introduce una nuova opzione di terapia genica 

somministrata una sola volta, estendendo le possibilità di trattamento anche a bambini più grandi, adolescenti e 

adulti che convivono con la SMA”. 
 

 

Informazioni sulla SMA 

L’atrofia muscolare spinale (SMA) è una malattia neuromuscolare rara e genetica causata da una mutazione o 

dall’assenza del gene SMN1.4,5  Il gene SMN1 è responsabile della produzione della maggior parte della proteina 

SMN di cui l’organismo ha bisogno per la funzione muscolare, comprese la respirazione, la deglutizione e i 

movimenti di base.5  In sua assenza, i motoneuroni vengono irreversibilmente persi, causando una debolezza 

muscolare progressiva e debilitante.5  Un secondo gene, il gene SMN2, produce una piccola frazione (~10%) della 

proteina SMN funzionale rispetto al gene SMN1.6  Gli individui con un numero maggiore di copie del gene SMN2 

presentano generalmente una forma meno grave di SMA rispetto a quelli con un numero inferiore di copie.6  La 

SMA ha una prevalenza globale stimata di circa 1-2 casi ogni 100.000 persone, con un’incidenza di circa 1 caso 

ogni 10.000 nati vivi.7 

 

Informazioni sul farmaco 

Si tratta di una terapia genica basata sul virus adeno-associato 9 (AAV9), è stata progettata in modo specifico per 

affrontare la causa genetica alla radice della SMA, fornendo una copia funzionale del gene SMN1 umano per 

migliorare la funzione motoria attraverso l’espressione sostenuta della proteina SMN con una singola iniezione 

intratecale una volta nella vita. Gli effetti indesiderati più comuni associati al farmaco includono infezioni delle vie 

respiratorie superiori, piressia (febbre), vomito, cefalea e aumento degli enzimi epatici. 1,2,3 

I risultati degli studi STEER e STRENGTH sono stati pubblicati sulla rivista Nature Medicine.1,2 

 

 

Novartis detiene una licenza esclusiva a livello mondiale con il Nationwide Children’s Hospital per la 

somministrazione sia endovenosa che intratecale della terapia di sostituzione genica con AAV9 per il trattamento 

di tutti i tipi di SMA; una licenza esclusiva a livello mondiale da REGENXBIO per qualsiasi vettore AAV 

ricombinante presente nel proprio portafoglio di proprietà intellettuale per il trattamento in vivo con terapia di 

sostituzione genica della SMA nell’uomo; un accordo di licenza esclusivo a livello mondiale con Généthon per la 

somministrazione in vivo del vettore AAV9 nel sistema nervoso centrale per il trattamento della SMA. 

 

Novartis nel campo delle neuroscienze 

Le malattie neurologiche sono profondamente personali e colpiscono persone di qualsiasi età, dai neonati agli 

anziani, spesso nel pieno della vita. In Novartis, siamo e stiamo rafforzando il nostro impegno nel campo della 

neurologia, ampliando la nostra tradizione di innovazione nella SMA e nella sclerosi multipla (SM) per operare nei 

settori della neuroimmunologia, della neurodegenerazione e delle malattie neuromuscolari. Il nostro obiettivo è 

tutelare la salute delle persone durante tutto il loro ciclo di vita, sviluppando un maggior numero di opzioni 

terapeutiche che portino a risultati migliori. 

 

Avviso legale 
Il presente comunicato stampa contiene dichiarazioni previsionali ai sensi del Private Securities Litigation Reform 
Act degli Stati Uniti del 1995. Le dichiarazioni previsionali sono generalmente identificabili da termini quali 
“potenziale”, “può”, “sarà”, “prevedere”, “potrebbe”, “sarebbe”, “aspettarsi”, “ritenere”, “impegnati”, “impegno”, 
“pipeline”, “lancio”, “potenzialmente”, “passo avanti”, “obiettivo” o termini simili, oppure da discussioni esplicite o 
implicite relative a potenziali autorizzazioni all’immissione in commercio, nuove indicazioni terapeutiche o 
etichettatura per il farmaco, o relative a potenziali ricavi futuri derivanti da esso. Non si deve riporre un’eccessiva 
fiducia in tali dichiarazioni. Tali dichiarazioni previsionali si basano sulle nostre attuali convinzioni e aspettative 
riguardo a eventi futuri e sono soggette a rischi e incertezze significativi, noti e ignoti. Qualora uno o più di questi 
rischi o incertezze dovessero concretizzarsi, o qualora le ipotesi sottostanti dovessero rivelarsi errate, i risultati 
effettivi potrebbero differire sostanzialmente da quelli indicati nelle dichiarazioni previsionali. Non vi è alcuna 
garanzia che il farmaco venga presentato o approvato per la vendita o per eventuali indicazioni o etichettature 
aggiuntive in qualsiasi mercato, né in un determinato momento. Né vi è alcuna garanzia che il farmaco avrà 
successo commerciale in futuro. In particolare, le nostre aspettative relative alla molecola potrebbero essere 
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influenzate, tra l’altro, dalle incertezze inerenti alla ricerca e allo sviluppo, compresi i risultati delle sperimentazioni 
cliniche e l’analisi aggiuntiva dei dati clinici esistenti; da azioni o ritardi normativi o dalla regolamentazione 
governativa in generale; dalle tendenze globali volte al contenimento dei costi sanitari, comprese le pressioni sui 
prezzi e sui rimborsi da parte del governo, dei pagatori e del pubblico in generale, nonché i requisiti di maggiore 
trasparenza dei prezzi; la nostra capacità di ottenere o mantenere la protezione della proprietà intellettuale; le 
particolari preferenze di prescrizione di medici e pazienti; le condizioni politiche, economiche e commerciali 
generali, compresi gli effetti delle pandemie e gli sforzi per mitigarle; questioni relative alla sicurezza, alla qualità, 
all’integrità dei dati o alla produzione; violazioni potenziali o effettive della sicurezza e della riservatezza dei dati, o 
interruzioni dei nostri sistemi informatici, nonché altri rischi e fattori indicati nell’attuale Modulo 20-F di Novartis AG 
depositato presso la Securities and Exchange Commission degli Stati Uniti. Novartis fornisce le informazioni 
contenute nel presente comunicato stampa alla data odierna e non si assume alcun obbligo di aggiornare le 
dichiarazioni previsionali ivi contenute a seguito di nuove informazioni, eventi futuri o altro. 
 

Informazioni su Novartis  

Novartis è un'azienda farmaceutica focalizzata sull'innovazione. Ogni giorno lavoriamo per reimmaginare la 

medicina per migliorare e prolungare la vita delle persone in modo che pazienti, personale sanitario e le società 

nel suo complesso siano in grado di fronteggiare malattie gravi.  I nostri farmaci raggiungono milioni di persone in 

tutto il mondo.  

 

Re-immaginate la medicina con noi. Ulteriori informazioni su www.novartis.it e www.novartis.com. @NovartisItalia 

è anche su LinkedIn.   
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