
 

 

ยารบัประทาน Risdiplam ทางเลือกของการรกัษาโรคกล้ามเน้ืออ่อนแรง  

Risdiplam in Spinal Muscular Atrophy (SMA): Therapeutic Alternatives 

บทคดัย่อ 

Risdiplam ยารบัประทานชนิดแรกที่พฒันาขึน้เพื่อรกัษาโรคกล้ามเนื้ออ่อนแรง (Spinal Muscular Atrophy; SMA) ออกฤทธิ ์

โดยปรบัเปลี่ยนกระบวนการตดัต่อ mRNA (splicing) ของยีน survival motor neuron 2 (SMN2) ท าให้ร่างกายสามารถสร้างโปรตีน 

SMN ที่สมบูรณ์และมปีระสทิธิภาพ จากการศึกษาทางคลินิกในผู้ป่วย SMA ชนิดที่ 1 พบว่า Risdiplam เพิม่อตัราการรอดชวีติและ

สดัส่วนผูป่้วยทีส่ามารถนัง่เองได ้โดยไม่ตอ้งใชเ้ครื่องช่วยหายใจอย่างต่อเนื่อง ขณะทีผู่ป่้วย SMA ชนิดที ่2 และ 3 ช่วยชะลอการเสื่อม

ของกล้ามเนื้อและเพิม่การเคลื่อนไหวของแขนขาอย่างมนีัยส าคญั การใชย้าในหลายประเทศยนืยนัถงึความปลอดภยัในระยะยาวและ

ความสะดวกในการใชย้า การประเมนิความคุม้ค่าทางเศรษฐศาสตร์ของประเทศไทยพบว่า Risdiplam มคี่า ICER สูงถงึ 5.7–5.9 ล้าน

บาทต่อ QALY ส าหรบั SMA ชนิดที ่1 และ 17.9 ลา้นบาทต่อ QALY ในชนิดที ่2และ3 ซึง่สงูกว่าเกณฑท์ีร่ะบบหลกัประกนัสขุภาพใชใ้น

การจดัสรรทรพัยากร สะทอ้นถงึความทา้ทายดา้นนโยบายสาธารณสุขในการเขา้ถงึยาของโรคหายากทีม่ตีน้ทุนสงู แมจ้ะมปีระโยชน์อยา่ง

ชดัเจน 

ค าส าคญั: Spinal Muscular Atrophy, SMN1, SMN2, Risdiplam 

  Risdiplam is the first oral medication developed for the treatment of spinal muscular atrophy (SMA). It targets the 

survival motor neuron 2 (SMN2) gene by modifying its pre-mRNA splicing, thereby increasing the production of full-length, 

functional SMN protein. Clinical studies involving patients with type 1 SMA have demonstrated that Risdiplam significantly 

increases survival rates and the proportion of patients who are able to sit independently without the need for permanent 

ventilation. In patients with type 2 and type 3 SMA, Risdiplam has been shown to slow motor function decline and improve 

upper limb movement. Its adoption in multiple countries has confirmed its long-term safety and ease of administration. In 

Thailand, an economic evaluation estimated the incremental cost-effectiveness ratio (ICER) of Risdiplam to be 5.7–5.9 million 

THB per quality-adjusted life year (QALY) for type 1 SMA and 17.9 million THB per QALY for type 2 and type 3 SMA. These 

findings suggest that policy decisions should incorporate multiple evidence domains beyond ICERs alone, potentially using 

multi-criteria decision analysis (MCDA) approaches that account for disease severity and unmet medical needs 
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วตัถปุระสงค ์

1. ผูอ้่านมคีวามรูค้วามเขา้ใจเกีย่วกบัพยาธสิภาพและแนวทางการรกัษาโรคกลา้มเนื้ออ่อนแรง 

2. อธบิายกลไกการออกฤทธิข์องยา Risdiplam สามารถแนะน าขนาดยาทีเ่หมาะสมกบัช่วงอายุและน ้าหนกัของผูป่้วยและตดิตาม

ประเมนิอาการไมพ่งึประสงคจ์ากการใชย้าไดอ้ยา่งเหมาะสม  



 

 

บทน า 

โรคกลา้มเนื้ออ่อนแรง (SMA) โรคทางพนัธุกรรมหายากและเป็นสาเหตุของการเสยีชวีติอนัดบัตน้ๆของทารกทัว่โลก นับตัง้แต่

ช่วงปี ค.ศ.1891-1893 ได้มกีารบนัทกึการคน้พบโรคกล้ามเนื้ออ่อนแรงชนิดรุนแรงในทารก (SMA ชนิดที ่1) โดยแพทยร์ะบบประสาท 

Guido Werdnig และ Johann Hoffmann ถอืเป็นก้าวส าคญัทางการแพทย์ในยุคนัน้ถงึในช่วงเวลานัน้จะสามารถอธบิายไดว้่าโรค SMA 

เกิดจากการถ่ายทอดทางพนัธุกรรม แต่ด้วยข้อจ ากดัด้านเทคโนโลยรีวมถึงเป็นโรคหายากท าให้มจี านวนผู้ป่วยไม่มากพอที่จะเก็บ

ตวัอยา่งเพือ่ศกึษาเชงิพนัธุกรรม จงึท าใหใ้ชเ้วลานานกวา่ 100 ปี ในการคน้พบการกลายพนัธุข์องยนี SMN1 (Survival of Motor Neuron 

1) ทีอ่ยู่บนโครโมโซมคู่ที ่5 (ต ำแหน่ง 5q13) ซึ่งเป็นสาเหตุของการเกดิโรค SMA จากการคน้พบยนีกลายพนัธุ์ไดพ้ลกิโฉมความเขา้ใจ

โรค SMA อยา่งสิน้เชงิ ถงึแมจ้ะรูว้า่ยนี SMN1 เป็นสาเหตหุลกัของโรคนี้แต่รา่งกายยงัมยีนี SMN2 ซึง่สรา้งโปรตนีไดเ้พยีงเลก็น้อย ดงันัน้

การหาวธิีเพิม่ประสทิธภิาพของยนี SMN2 เพื่อให้ผลิตโปรตีนได้มากขึ้นจงึกลายเป็นโจทย์วจิยัที่ท้าทายและใช้เวลาศกึษาพฒันายา

ต่อเนื่องยาวนานหลายทศวรรษ1,2 

การวจิยัในระยะต่อมาจงึใหค้วามส าคญักบัการท าความเขา้ใจกลไกการ  splicing ของ ยนี SMN2 น าไปสู่การพฒันายาตวัแรก

ของโลกที่ได้ร ับการอนุมัติให้ใช้คือ Nusinersen (Spinraza®) ยากลุ่ม  antisense oligonucleotide (ASO) ออกแบบมาเพื่อแก้ไข

กระบวนการ splicing ของยนี SMN2 ใหส้รา้งโปรตนีทีส่มบูรณ์มากขึน้ แต่เนื่องจากจ าเป็นตอ้งฉีดยาเขา้ช่องไขสนัหลงั ( intrathecal) ซึ่ง

ท าได้ยากในทารกและผู้ป่วยที่กระดูกสันหลังผิดรูป ต่อมามีการพัฒนาการบ าบัดด้วยยีน ยา Onasemnogene abeparvovec 

(Zolgensma®) ไดร้บัการอนุมตัใิหใ้ช้ปี ค.ศ.2019 นับเป็นการปฏวิตักิารรกัษาโรคทางพนัธุกรรม ขอ้ดขีองยานี้คอืฉีดเพยีงครัง้เดยีวแต่

เนื่องจากยาใชไ้วรสัเป็นพาหะตอ้งค านึงถงึความปลอดภยัระยะยาวรวมถงึภาวะตบัอกัเสบจากภูมคิุม้กนัต่อไวรสั และการเขา้ถงึยานี้กลบั

เผชญิอุปสรรคหลายประการ โดยเฉพาะเรือ่งราคาซึง่ยานี้ถูกจดัใหเ้ป็นหนึ่งในยาทีแ่พงทีส่ดุในโลก มมีลูคา่สงูถงึกว่า 2 ลา้นดอลลารส์หรฐั

ต่อครัง้การรกัษา ท าใหก้ารเขา้ถงึจ ากดัอยู่เพยีงประเทศทีม่รีะบบประกนัสุขภาพหรอืกองทุนสาธารณะทีส่ามารถต่อรองและครอบคลุม

ค่าใชจ้่ายได้ ถดัมาในปี ค.ศ. 2020 Risdiplam (Evrysdi®) ไดร้บัการอนุมตัใินฐานะยารบัประทานชนิดแรกส าหรบัรกัษา SMA กลไกการ

ออกฤทธิใ์หผ้ลคลา้ย nusinersen แต่มขีอ้ไดเ้ปรยีบดา้นการบรหิารยาและความสะดวกในการใช้ยา ท าใหผู้ป่้วยสามารถเขา้ถงึการรกัษา

ไดง้า่ยขึน้3,4 

การคน้พบและพฒันา Risdiplam ถอืเป็นกา้วส าคญัทีช่่วยลดความเหลื่อมล ้าในการรกัษาโรค SMA เมื่อเทยีบกบัยาอกี 2 ตวัที่

ไดร้บัการอนุมตัใิหใ้ชร้กัษาโรค SMA ทัง้ในดา้นราคาและการบรหิารจดัการไดง้่ายกว่าเนื่องจากยานี้อยู่ในรูปแบบยาผงแหง้ละลายน ้า

ส าหรบัรบัประทาน บรหิารยาเพยีงวนัละ 1 ครัง้ ทุกวนั จงึไม่ตอ้งใชข้ ัน้ตอนซบัซอ้นและค่าใชจ้่ายสงูจากการฉีดเขา้ช่องไขสนัหลงัหรอืคา่

รกัษาครัง้เดียวจ านวนมาก นอกจากนี้ Risdiplam สามารถใช้รกัษาผู้ป่วยได้หลายช่วงอายุ ตัง้แต่ทารกจนถึงผู้ใหญ่ ถึงแม้ว่าราคา 

Risdiplam จะยงัสูงเมื่อเปรียบเทยีบกบัเกณฑ์ความคุ้มค่าทางเศรษฐศาสตร์สุขภาพของหลายประเทศ โดยเฉพาะประเทศไทย เมื่อ

พจิารณาเรือ่งความคุม้คา่ดา้นตน้ทุนต่อผูป่้วยทีต่ ่ากว่า เมือ่เทยีบกบัการรกัษาดว้ย Zolgensma® หรอื Spinraza® ท าใหห้ลายประเทศเริม่

พจิารณาบรรจุเขา้ระบบหลกัประกนัสขุภาพมากขึน้4 

 



 

 

โรคกล้ามเน้ืออ่อนแรง (SMA) 

โรคทางพนัธุกรรมที่พบได้น้อย เกดิจากการถ่ายทอดแบบยนีด้อย (autosomal recessive) มอีุบตักิารณ์โดยประมาณ 1 ต่อ 

10,000 คนของประชากร และมอีตัราของคนทีเ่ป็นพาหะอยูท่ี ่1 ต่อ 40-60 คน1 ในประเทศไทยมคีวามชุกของโรคอยูท่ี ่1 ต่อ 5,102 ราย5 

สาเหตุของโรคเกดิจากกลายพนัธุข์องยนี SMN1 (Survival of Motor Neuron 1) ทีอ่ยูบ่นโครโมโซมคูท่ี ่5 (ต ำแหน่ง 5q13) สง่ผลท าใหไ้ม่

สามารถสร้างโปรตีน SMN (Survival Motor Neuron protein) ได้ ซึ่งโปรตีนดงักล่าวจ าเป็นต่อการอยู่รอดของเซลล์ประสาทสัง่การ 

โดยเฉพาะการรกัษาเสถียรภาพของ small nuclear ribonucleoproteins (snRNPs) ที่เป็นองค์ประกอบส าคญัของ spliceosome ที่ท า

หน้าที่ตัดต่อ (splicing) pre-mRNA ให้เป็น mature mRNA ดังนัน้หากกระบวนกำร splicing ผิดปกติจะส่งผลให้เซลล์ประสาท

เสื่อมและตำยลง น าไปสู่อาการกลา้มเนื้อแขนขาอ่อนแรงจนท าใหผู้ป่้วยไม่สามารถด าเนินชวีติประจ าวนัไดต้ามปกต ิอาจจ าเป็นตอ้งใช้

เครือ่งชว่ยหายใจ ในรายทีม่อีาการรุนแรงอาจเสยีชวีติตัง้แต่วยัทารก6 

นอกจากยีน SMN1 ร่างกายยงัมียีน SMN2 ซึ่งเป็น (paralog gene) มีโครงสร้างต่างกบัยีน SMN1 ที่ต าแหน่ง exon 7 คือ 

ต าแหน่งเบสที ่840 ของ complementary DNA (cDNA) ในยนี SMN1 มกีารเปลีย่นเบส C (cytosine) เป็นเบส T (thymine) ในยนี SMN2 

ซึ่งส่งผลต่อกระบวนการ alternative splicing ท ำให้ mRNA ส่วนใหญ่ ที่ได้จำกยีน SMN2 ขำด exon 7 ผลลัพธ์คือโปรตีน SMN 

ทีส่รำ้งจำกยนี SMN2 เป็นชนิดสายสัน้ (truncated protein) ไมส่มบรูณ์และเสือ่มสลายเรว็ จงึไมส่ามารถท าหน้าทีไ่ดเ้ตม็ประสทิธภิาพ แม้

จะยงัมโีปรตนี SMN สมบูรณ์ ทีผ่ลติไดจ้ากยนี SMN2 ประมาณ 10% แต่กไ็ม่เพยีงพอต่อความตอ้งการของเซลล์ประสาท3 การท างาน

ของยนี SMN1 และ SMN2 เพือ่สรา้งโปรตนี SMN แสดงใน รปูที ่1  

 

การจ าแนกโรค SMA 

การจ ำแนกโรค SMA สามารถจ าแนกประเภทตามช่วงอายุที่เริม่มอีาการและระดบัความสามารถในการเคลื่อนไหวสูงสุดที่

ผูป่้วยสามารถท าได ้เช่น กำรนัง่ กำรยนื หรอืกำรเดนิ โดยแบ่งออกเป็น 5 ประเภท7 ดงัแสดงรายละเอยีดใน ตำรำงที ่1 ความรุนแรงของ

โรคมคีวามสมัพนัธ์กบัจ านวนส าเนาของยนี SMN2 (SMN2 copy number) โดยทัว่ไปผู้ป่วยที่มยีนี SMN2 จ านวน 1–2 ชุด มกัแสดง

อาการรุนแรงและจดัอยูใ่นชนิดที ่1 ขณะทีผู่ป่้วยทีม่ ี3–4 ชุดมกัมอีาการน้อยกวา่และอาจจดัอยูใ่นชนิดที ่2 หรอื 3 

 

การวินิจฉัยโรค SMA 

การวนิิจฉยัโรค SMA อาศยัผลการตรวจทางอณูพนัธุศาสตร ์(molecular genetic testing) สามารถยนืยนัโรคไดป้ระมาณ 95% 

ของผูป่้วย ลกัษณะความผดิปกติพบว่าผูป่้วยมกีารขาดหาย (deletion) ของ exon 7 ในยนี SMN1 ทัง้สองขา้ง (homozygous deletion) 

ซึ่งเป็นสาเหตุหลกัของโรค ในกรณีที่ผลการตรวจเบื้องต้นเป็นลบแต่มอีาการสงสยัว่าเป็นโรค SMA อย่างชดัเจน ควรพจิารณาการ

วเิคราะหป์รมิาณส าเนาของ SMN1 (dosage analysis) และ การถอดรหสัยนี (gene sequencing) เพื่อคน้หาความผดิปกตชินิดอื่น เช่น 

การกลายพนัธุ์แบบ compound heterozygote, missense, frameshift หรอื nonsense mutation การตรวจจ านวนส าเนาของยนี SMN2 

กม็กัท ารว่มกนั เพือ่ชว่ยพยากรณ์ความรุนแรงของโรคในผูป่้วยแต่ละราย 8,9 

แนวทางการรกัษาโรค SMA 



 

 

แนวทางการรกัษาโรค Spinal Muscular Atrophy (SMA) ในปัจจุบนัอา้งองิจาก International Consensus Guidelines for the 

Care of SMA (2018)10 ร่วมกบัขอ้มูลแนวทางปฏบิตัทิีป่รบัปรุงตามหลกัฐานล่าสุดจากบทความ Spinal Muscular Atrophy: Update in 

Best Practices11  ซึง่เน้นการรกัษาทีส่าเหตุของโรคควบคูก่บัการดแูลแบบสหสาขาวชิาชพี 

กำรรกัษำโรค SMA แบ่งออกเป็น 2 แนวทำงหลกั ไดแ้ก่ 

1. การรกัษาโดยการใชย้า (Disease-Modifying Therapies)  

แนวทางการรกัษา SMA ในปัจจุบนัเป้าหมายหลกัคอืการเพิม่ระดบัโปรตนี SMN เพื่อลดการเสื่อมของเซลล์ประสาทสัง่การ การ

พฒันายาทีอ่อกฤทธิต่์อกลไกของโรคท าใหแ้นวทางการรกัษา SMA เปลีย่นแปลงไปอยา่งมาก จากเดมิทีม่เีพยีงการรกัษาประคบัประคอง 

มาเป็นการรกัษาทีส่ามารถชะลอการด าเนินโรคได้ รายละเอยีดยาทีม่ใีนปัจจุบนั ดงัตารางที ่2 การเลอืกใชย้ารกัษา SMA ตอ้งพจิารณา

หลายปัจจยั เช่น ชนิดโรค อายุ น ้าหนัก ความรุนแรง สถานะทางคลนิิก และขอ้จ ากดัดา้นการเขา้ถงึ โดยแนวทางการรกัษาอาจแตกต่าง

กนัตามชนิดของโรค ดงันี้ 

• SMA ชนิดท่ี 1 ซึ่งเป็นชนิดที่มคีวามรุนแรงสูง ควรเริ่มการรกัษาโดยเร็วที่สุดหลงัการวนิิจฉัย เนื่องจากการสูญเสยีเซลล์

ประสาทสัง่การเกดิขึน้อยา่งรวดเรว็ 

• SMA ชนิดท่ี 2 และ 3 การรกัษามุง่เน้นการชะลอการเสือ่มของกลา้มเนื้อและคงความสามารถในการเคลื่อนไหวของผูป่้วย 

หลกัฐานจากการศึกษาทางคลินิกแสดงให้เห็นว่าการเริ่มการรกัษา  ตัง้แต่ระยะก่อนมีอาการ (presymptomatic stage) หรือใน

ระยะแรกของโรคใหผ้ลลพัธ์ดทีีสุ่ด ช่วยป้องกนัความพกิารถาวรและปรบัพยากรณ์โรคจากเดมิทีรุ่นแรงถงึชวีติใหก้ลายเป็นโรคเรือ้รงัที่

ควบคุมได้ ในประเทศไทยมียาที่ขึ้นทะเบียน 2 ชนิดคือ Risdiplam (Evrysdi®) และ Onasemnogene abeparvovec (Zolgensma®) 

เนื่องจากยามรีาคาสูงแต่ท าใหผู้ป่้วยเขา้ถงึยายาก ร่วมกบัมขีอ้จ ากดัดา้นงบประมาณและระบบการเบกิจ่ายค่ายา5 ซึ่งผูป่้วยสทิธปิระกนั

สขุภาพถว้นหน้าไมส่ามารถเบกิจ่ายคา่ยาได ้

2. การดแูลแบบประคบัประคอง (Supportive Care) 

การดูแลแบบประคบัประคองในผูป่้วย SMA มคีวามส าคญัแมจ้ะมยีารกัษาเฉพาะ เนื่องจากโรคส่งผลกระทบต่อหลายระบบ 

จ าเป็นต้องดูแลทัง้ด้านการหายใจ โภชนาการ การเคลื่อนไหว และพฒันาการ โดยทีมสหวิชาชีพ การใช้อุปกรณ์ช่วยพยุงร่างกาย 

เครื่องช่วยหายใจ หรอืการใหอ้าหารทางสายยาง สิง่เหล่านี้ลว้นมบีทบาทส าคญัในผูป่้วยทีม่ขีอ้จ ากดัทางร่างกาย รวมถงึการสนับสนุน

ดา้นจติใจและการวางแผนดูแลระยะทา้ย เพือ่สง่เสรมิคุณภาพชวีติของผูป่้วยและครอบครวั9 

 

ข้อมูลทัว่ไปของยา Risdiplam 

ยำ  Risdiplam มีชื่ อทำงเคมีว่ ำ  7-(4,7-diazaspiro[2.5]octan-7-yl)-2-(2,8dimethylimidazo[1,2-b]pyridazin-6-yl)pyrido-4H-

[1,2-a]pyrimidin-4-one 12 โดยมโีครงสรา้งทางเคมขีองยา Risdiplam ดงัรปูที ่2  

ชื่อทำงกำรคำ้ของยา Risdiplam คอื Evrysdi® เป็นยำรบัประทำน รูปแบบผงแหง้ละลายน ้าส ำหรบัรบัประทาน (Powder for 

Oral Solution ) เมื่อเตรยีมเป็นสำรละลำย ภายในขวดบรรจุ Risdiplam ปรมิาณ 60 มลิลกิรมั หลงัจากเตมิน ้าบรสิุทธิ ์(purified water) 

ปรมิาตร 79 มลิลลิติร จะได้สารละลายปรมิาตรรวม 80 มลิลลิติร ยำจะมคีวามเขม้ขน้ของตวัยำส ำคญั Risdiplam 0.75 มลิลกิรมั ต่อ



 

 

สารละลาย 1 มลิลลิติร และมสีำรประกอบอื่นๆ คอื ascorbic acid, disodium edetate dihydrate, isomalt, macrogol/ polyethylene 

glycol 6000, mannitol, sodium benzoate, strawberry flavor, sucralose, tartaric acid 

กลไกการออกฤทธ์ิ  

Risdiplam เป็นสารประกอบโมเลกุลขนาดเลก็ (small molecule) ในกลุ่ม mRNA splicing modifier ทีอ่อกฤทธิแ์กไ้ขความผดิปกติ

ของกระบวนการตดัต่อ (splicing) ของ SMN2 pre-mRNA เพื่อเพิม่การรวมของ exon 7 (exon inclusion) กลไกการออกฤทธิแ์สดงในรปู

ที ่3 Risdiplam มคีวามจ าเพาะในการจบักบั 2 ต าแหน่งส าคญัใน SMN2 exon 7 ดงันี้ 

1. ต าแหน่ง 5′ splice site ท าใหโ้ครงสรา้ง RNA ในบรเิวณ 5′ss เสถยีรกว่าเดมิ จะช่วยเพิม่แขง็แรงของการจบัโปรตนี U1 small 

nuclear ribonucleoprotein (U1 snRNP) สง่ผลใหต้ดัต่อ mRNA ไดถู้กตอ้ง8 

2. ต าแหน่ง Exonic Splicing Enhancer 2 (ESE2) เพื่อยบัยัง้การจบัของโปรตนี Heterogeneous nuclear ribonucleoprotein G 

(hnRNPG) ซึง่เป็น ตวักดการตดัต่อ (splicing repressor)13 

การจับทัง้ 5′ss และ ESE2 จะช่วยเพิ่มความจ าเพาะของ Risdiplam ต่อยีน SMN2 อย่างมีนัยส าคัญ ลดโอกาสการปรับเปลี่ยน

กระบวนการตดัต่อ RNA ในยนีอื่นที่ไม่ใช่เป้าหมาย และท าให้เพิม่การเก็บ exon 7 (exon inclusion) ใน SMN2 pre-mRNA ท าให้ได้ 

mRNA ทีม่ ีexon 7 ครบถ้วน และเมื่อถูกแปลรหสั (translation) จะสรา้ง full-length SMN protein ทีท่ างานไดเ้ตม็ประสทิธภิาพมากขึน้ 

ระดบัโปรตนี SMN ทีเ่พิม่ขึน้นี้มบีทบาทส าคญัในการฟ้ืนฟูการท างานของเซลล์ประสาทสัง่การ (motor neurons) และสามารถลดความ

รุนแรงของโรค SMA ไดอ้ยา่งมนียัส าคญัทางคลนิิก14 

เภสชัจลศาสตร ์(Pharmacokinetics) 

กระบวนการก าจดัยา Risdiplam เป็นแบบเสน้ตรง (linear pharmacokinetics) มกีารศกึษาในผูใ้หญ่เพศชายทีสุ่ขภาพด ีโดยใหย้า

เพยีงครัง้เดยีว ขนาดยาทีไ่ดร้บัอยู่ระหว่าง 0.6-18 มลิลกิรมั และผูป่้วยโรค SMA ทีไ่ดร้บัยาขนาด 0.02-0.25 มลิลกิรมัต่อกโิลกรมัต่อวนั 

โดยใหข้นาดยาเพิม่ขึน้หลายครัง้ (multiple-ascending-dose)15 จากการรบัประทานยาวนัละครัง้ พบว่ายามกีารสะสมเพิม่ขึน้ประมาณ 3 

เท่า และเขา้สูภ่าวะสมดุล (steady state) ภายใน 7-14 วนั ซึง่กระบวนการก าจดัยาต่างกนัอยา่งชดัเจนขึน้อยูก่บัปัจจยัอายุและน ้าหนกัตวั 

การดดูซึม (Absorption) ยาดูดซมึไดด้หีลงัรบัประทาน โดยมคี่าความเขม้ขน้สูงสุดในพลาสมา (Tmax) อยู่ระหว่าง 1–4 ชัว่โมง

หลงัรบัประทานอาหารไขมนัสงู พลงังานสงู และการใหย้าพรอ้มอาหารหรอืนมแม ่ไมส่ง่ผลต่อระดบัยาในพลาสมาอยา่งมนียัส าคญั15,16 

การกระจายตวัและการก าจดั (Distribution and Elimination) ปรมิาตรการกระจายตวั (Vd) 190 ลติร ในผู้ป่วยน ้าหนัก 31.3 

กโิลกรมั การก าจดัยา (clearance) 2.45 ลติรต่อชัว่โมง ในผู้ป่วยน ้าหนัก 31.3 กโิลกรมั และมคี่าครึ่งชวีติของยา เฉลี่ย 50 ชัว่โมง จงึ

สามารถรบัประทานยาวนัละ 1 ครัง้ได ้12 ยาส่วนใหญ่จบักบัเซรัม่อลับูมนิ (serum albumin) ไม่จบักบัโปรตนี alpha-1 acid glycoprotein 

และมยีำทีอ่ยู่ในรูปแบบอสิระ (free fraction) ประมำณ 11% แสดงถงึความสามารถในการกระจายตวัเขา้สู่เนื้อเยื่อและระบบประสาท

สว่นกลางไดอ้ยา่งมปีระสทิธภิาพ 



 

 

การเผาผลาญ (Metabolism) กระบวนการ Metabolism หลักเกิดผ่านเอนไซม์ flavin monooxygenase FMO1, FMO3 และ

รองลงมาผา่นเอนไซม ์cytochrome P450 CYP1A1, CYP2J2, CYP3A4, CYP3A7 ยาจะอยูใ่นรปูเดมิ (unchanged) ประมาณ 83% ของ

สารทัง้หมดในพลาสมา สว่น metabolite หลกัคอื M1 เป็นสารทีไ่มอ่อกฤทธิท์างเภสชัวทิยา (pharmacologically inactive metabolite)  

การขบัถ่าย (Excretion) หลงัใหย้าขนาด 18 มลิลกิรมั ยาขบัออกทางอุจจาระ 53% (14% ทีอ่ยู่ในรปูแบบยำเดมิ) และทางปัสสาวะ 

28% (8% ทีอ่ยู่ในรูปแบบยำเดมิ) ในผูป่้วยทีม่ภีาวะตบับกพร่องเลก็น้อยถงึปานกลาง ค่า AUC และ Cmax ของ Risdiplam อาจเพิม่ขึน้ 

1.2–1.3 เท่าเมื่อเทยีบกบัผูท้ีม่ตีบัปกต ิแต่ไม่มนีัยส าคญัทางคลนิิก อย่างไรกต็ามยงัไม่มขีอ้มูลการใชย้าในผูป่้วยทีม่ภีาวะตบับกพร่อง

รุนแรง12 

 

ข้อบง่ใช้ 

ผู้ป่วย SMA ชนิดที่ 1, 2, 3 ที่มอีาการบ่งชี้ว่าเป็นโรค SMA ทัง้ในเด็กและผู้ใหญ่ มผีลตรวจทางอณูพนัธุศาสตร์ยนืยนัการ

วนิิจฉยัทางหอ้งปฏบิตักิารแสดงการกลายพนัธุของยนี SMN1 และมจี านวน copy ของยนี SMN2 ตัง้แต่ 1-4 copies 13 

 

ขนาดยาและวิธีการบริหารยา 

ขนำดยำที่ใช้ขึ้นอยู่กับอำยุและน ้ำหนักตัวของผู้ป่วย  ดังตำรำงที่3 รับประทำนยาวันละ 1 ครัง้ ในเวลำเดียวกันทุกวัน 

หลัง อ ำหำรหรือนม  ควร ใช้  o r a l  s y r i n ge  ที่ ใ ห้ม ำพร้อมกับยำ เท่ ำนั ้น  หลังดู ดย ำ  ให้ รับปร ะทำนภำย ใน  5 นำที  

หำกปล่อยไวน้ำนเกนิควรทิง้ยำและเตรยีมใหม่ ยำมคี่ำครึง่ชวีติทีย่ำว ค าแนะน าในกรณีลมืรบัประทานยา หำกนึกขึน้ไดภ้ำยใน 6 ชัว่โมง 

จำกเวลำปกติ ให้รับประทำนทันที และรับประทำนมื้อต่อไปตำมเวลำเดิม  แต่ถ้าหำกเกิน 6 ชัว่ โมง ให้ข้ำมมื้อนั ้นไป 

และรบัประทำนยำมือ้ต่อไปตำมปกต ิโดยไมต่อ้งเพิม่ขนำดยำ12 

 

การเตรียมยา        

ในการเตรยีมยา ผูเ้ตรยีมตอ้งสวมถุงมอืทุกครัง้ระหวา่งกระบวนการละลายยา โดยด าเนินการตามขัน้ตอนดงัต่อไปนี้ 

1. ตรวจสอบอุปกรณ์ภายในกล่องยา (รปูที ่4) ไดแ้ก่ 

- ขวดบรรจุยาผงยาลกัษณะผงจะมสีเีหลอืง เหลอืงอมเทา หรอืเหลอืงอมเขยีว 

- syringe ส าหรบัป้อนยามขีนาด 1 มลิลติร, 6มลิลติร,และ 12 มลิลติร 

- จุกปิด (adapter) 

2. เคาะขวดยาเบา ๆ เพือ่ใหผ้งยารว่นตวั จากนัน้เปิดฝาขวด 

3. เตรยีมน ้าส าหรบัละลายยา โดยใชน้ ้าบรสิทุธิ ์(purified water) ปรมิาตร 79 มลิลติร โดยใชก้ระบอกฉีดยา (syringe) ขนาด 50 มิ

ลลติร ดูดน ้าเพือ่ฉีดเขา้สูข่วดยา (รปูที ่5) 



 

 

4. ฉีดน ้าบรสิุทธิล์งในขวด โดยฉีดตามแนวผนังดา้นขา้งของขวด เพื่อช่วยล้างผงยาทีต่ดิบรเิวณขอบปากขวดใหล้ะลายไดม้าก

ทีส่ดุ โดยอาจใชเ้ขม็ขนาด 18 G × 1½ นิ้ว ชว่ยในการฉีดน ้า 

5. ปิดขวดดว้ยจุก (adapter) แล้วเขย่าขวดอย่างน้อย 15 วนิาท ีจากนัน้พกัไวป้ระมาณ 10 นาท ีและตรวจสอบว่าผงยาละลาย

หมดหรอืไม ่หากยงัพบผงยาหลงเหลอืใหเ้ขยา่ซ ้าอกี 15 วนิาท ี

6. บันทึกวนัที่และเวลาที่เตรียมยา พร้อมทัง้ระบุวนัหมดอายุ โดยค านวณจากวนัที่เตรียมยา 64 วนั หลังการเตรียมจะได้

สารละลายทีม่คีวามเขม้ขน้ 0.75 มลิลกิรมัต่อมลิลลิติร ปรมิาตร 80 มลิลลิติร 

ข้อควรระวงั : ควรฉีดน ้าดา้นขา้งของขวด ไมค่วรฉีดลงบนผงยาโดยตรง เนื่องจากอาจท าใหผ้งยาฟุ้งกระจายได ้

การเกบ็รกัษา : หลงัเตรยีมยาแลว้ควรเกบ็ใน ตูเ้ยน็ทีอุ่ณหภูม ิ2–8 °C และ หา้มเกบ็ในชอ่งแชแ่ขง็ 

อาการไม่พึงประสงค ์

อาการท่ีพบได้บอ่ย ไดแ้ก่ ไข ้ผื่น ทอ้งร่วง แผลในช่องปาก และการตดิเชือ้ทางเดนิหายใจสว่นบน โดยมกัเกดิขึน้ในช่วง 4–8 

สปัดาหแ์รก สว่นใหญ่อยูใ่นระดบัเลก็น้อยถงึปานกลาง และลดลงเมือ่ใหย้าอยา่งต่อเนื่องโดยไมจ่ าเป็นตอ้งหยุดยา9,15,16 

อาการรนุแรง ไดแ้ก่ การตดิเชื้อระบบทางเดนิหายใจรุนแรง โดยเฉพาะในผูป่้วย SMA ทีม่ภีาวะปอดบกพร่องมาก่อน และ

ความผดิปกตขิองการท างานของตบัในบางราย ควรตดิตามคา่การท างานของตบัเป็นระยะ4,12,17 

ความปลอดภยัจากข้อมูลการใช้ระยะยาว จากการศกึษาต่อเนื่องมากกว่า 24 เดอืน ไม่พบความเป็นพษิต่อระบบประสาท

การสะสมของยา และความผดิปกตดิา้นการเจรญิเตบิโตหรอืพฒันาการในผูป่้วยเดก็15,18,19 

หญิงตัง้ครรภแ์ละหญิงให้นมบุตร ยาอาจส่งผลต่อพฒันาการของทารกในครรภ์ จงึไม่แนะน าใหใ้ชใ้นหญงิตัง้ครรภ์  ส าหรบั

หญงิใหน้มบุตร ควรหยุดใหน้มระหวา่งใชย้า 15,18,20 

การเจริญพนัธุ์ในเพศชาย ยาอาจส่งผลต่อการเจริญพนัธุ์ เช่น การลดจ านวนหรือคุณภาพของอสุจิ หากจ าเป็นอาจจะ

พจิารณาเกบ็อสจุกิ่อนหากตอ้งรบัการรกัษา12 

 



 

 

การเกิดปฏิกิริยาระหว่างยา 

ยาอาจจะยบัยัง้ Multidrug And Toxin Extrusion Transporters ไดแ้ก่ MATE1 และ MATE2-K ซึ่งมบีทบาทในการขบัยาบาง

ชนิดออกทางไต เช่น Metformin การใชร้่วมกนัอาจเพิม่ระดบั Metformin ในเลอืด จงึควรตดิตามระดบัน ้าตาลในเลอืดและอาการไม่พงึ

ประสงค์อย่ างใกล้ชิด  Risdiplam เ ป็น substrate ที่อ่ อนของ breast cancer resistant protein (BCRP)  และ MDR1 (Multidrug 

Resistance 1 หรอื P-glycoprotein) ซึ่งหมายความว่ายานี้อาจถูกขนส่งออกจากเซลล์บางส่วนโดยโปรตนีเหล่านี้ แต่ไม่อยู่ในระดบัทีม่ี

นยัส าคญัทางคลนิิก12 

ยา Risdiplam ถูก metabolism หลกัโดย FMO1 และ FMO3 และรองลงมาดว้ย CYP1A1, CYP2J2, CYP3A4 และ CYP3A7 

จงึควรระวงัและตดิตามอาการเมื่อมกีารใชร้่วมกบัยาทีเ่ป็น inducers หรอื inhibitors ของเอนไซมเ์หล่านี้ จากการศกึษาทางคลนิิกพบว่า

การให้ Risdiplam ขนาด 6 มลิลกิรมัร่วมกบั itraconazole ซึ่งเป็นยายบัยัง้ CYP3A ที่แรง (strong CYP3A inhibitor) วนัละ 2 ครัง้ ไม่

ส่งผลต่อระดบัยาในพลาสมาอย่างมนีัยส าคญัทางคลนิิก โดยค่า AUC เพิม่ขึน้เพยีง 11% และ Cmax ลดลง 9% จงึไม่จ าเป็นต้องปรบั

ขนาดยาเมือ่ใชร้ว่มกบัยากลุ่มนี้12 

Risdiplam และเมแทบอไลต์หลกั M1ไม่มีผลกระตุ้นเอนไซม์ CYP1A2, 2B6, 2C8, 2C9, 2C19 หรือ 3A4 และไม่มียบัยัง้

เอนไซม ์CYP450 อื่น ๆ อยา่งมนียัส าคญั ยกเวน้มฤีทธิใ์นการยบัยัง้ CYP3A ไดเ้ลก็น้อย ซึง่พบวา่เมือ่ใหคู้ก่บัยา midazolam ยาจะท าให้

ระดบั midazolam เพิม่ขึน้เลก็น้อย (AUC เพิม่ขึน้ 11%, Cmax เพิม่ขึน้ 16%) โดยไมม่ผีลส าคญัทางคลนิิก  

 

การศึกษาทางคลินิก 

 Risdiplam ไดร้บัการประเมนิประสทิธภิาพและความปลอดภยัผ่านการศกึษาทางคลนิิกหลายระยะในผูป่้วยทีม่โีรคกลา้มเนื้อ

อ่อนแรงชนิด Spinal Muscular Atrophy (SMA) โดยมกีารศกึษาในหลายกลุ่มอายุตัง้แต่วยัทารกจนถงึวยัผูใ้หญ่ ไดแ้ก่ 

FIREFISH เป็นการศกึษาแบบ open-label, two-part clinical trial ในผู้ป่วย SMA ชนิดที่ 1 อายุ 1–7 เดอืน โดย part 1 เป็น

การศกึษาหาขนาดยาที่เหมาะสม (dose-finding study) และ part 2 เป็นการศกึษาประเมนิประสทิธผิลและความปลอดภยัของยา ใน

ผูป่้วย 41 ราย ผลการศกึษาพบว่า Risdiplam เพิม่ระดบัโปรตนี SMN ตัง้แต่สปัดาห์ที ่4 และคงอยู่ตลอดการรกัษาหลงั 12 เดอืน โดย

รอ้ยละ 29 สามารถนัง่ไดเ้องอยา่งน้อย 5 วนิาท ีและ รอ้ยละ 85 มชีวีติรอดโดยไมต่อ้งใชเ้ครือ่งชว่ยหายใจแบบถาวรซึง่สงูกว่า SMA ชนิด

ที ่1 ทีไ่ม่ไดร้บัการรกัษา การตดิตามผล 24 เดอืน พบว่าผูป่้วย รอ้ยละ 44 สามารถนัง่ไดเ้องอย่างน้อย 30 วนิาท ีอาการไม่พงึประสงคท์ี่

พบบ่อย ไดแ้ก่ การตดิเชือ้ทางเดนิหายใจส่วนบน (รอ้ยละ 54) ขณะที ่อาการไม่พงึประสงคร์ุนแรงทีพ่บไดบ้่อยคอืปอดบวม (รอ้ยละ 39) 

และ ภาวะหายใจล าบาก (รอ้ยละ 7)15,16 

SUNFISH เป็นการศกึษาแบบ two-part clinical trial ในผูป่้วย SMA ชนิดที ่2 และ 3 อายุ 2–25 ปี โดย part 1 เป็นการศกึษา

หาขนาดยาทีเ่หมาะสม (dose-finding study) และ part 2 เป็นการศกึษาแบบ randomized, double-blind, placebo-controlled trial เพื่อ

ประเมนิประสทิธผิลและความปลอดภยัของยา ในผูป่้วย 180 ราย โดยสุ่มในอตัรา 2:1 ใหไ้ดร้บั Risdiplam 120 ราย หรอื placebo 60 

ราย เป็นระยะเวลา 12 เดอืน ผลการศกึษาพบว่า Risdiplam ช่วยเพิม่คะแนน Motor Function Measure-32 (MFM32) อย่างมนีัยส าคญั

เมื่อเทยีบกบัยาหลอก โดยเฉพาะในผูป่้วยกลุ่มอายุน้อยกว่า 12 ปี การตดิตามผลต่อเนื่อง 24 เดอืน ผูป่้วยสามารถรกัษาสมรรถภาพ



 

 

กล้ามเนื้อไว้ได้ในระยะยาว และไม่พบอาการไม่พึงประสงค์ที่ท าให้ต้องหยุดอาการไม่พึงประสงค์ที่พบในผู้ป่วยที่ได้รบั Risdiplam 

มากกว่ากลุ่ม placebo อย่างน้อยรอ้ยละ 5 ไดแ้ก่ ไข ้(รอ้ยละ 21 เทยีบกบัรอ้ยละ 17) ทอ้งเสยี (รอ้ยละ 17 เทยีบกบัรอ้ยละ 8) ผื่น (รอ้ย

ละ 17 เทยีบกบัรอ้ยละ 2) แผลในชอ่งปากหรอืแผลรอ้นใน (รอ้ยละ 7 เทยีบกบัรอ้ยละ 0) การตดิเชือ้ทางเดนิปัสสาวะ (รอ้ยละ 7 เทยีบกบั

รอ้ยละ 0) และ อาการปวดขอ้ (รอ้ยละ 5 เทยีบกบัรอ้ยละ 0) โดยอุบตักิารณ์ของ serious adverse events ใกลเ้คยีงกนัระหว่างสองกลุ่ม 

อยา่งไรกต็าม ปอดบวม พบไดบ้่อยกวา่ในกลุ่ม Risdiplam (รอ้ยละ 8 เทยีบกบัรอ้ยละ 2)4,19  

JEWELFISH เป็นการศึกษาแบบ open-label trial ในผู้ป่วย SMA ทุกประเภทและทุกช่วงอายุที่เคยได้รบัการรกัษาด้วยยา

รกัษา SMA ตวัอื่นมาก่อน จ านวน 173 ราย หลงัการตดิตามอย่างน้อย 24 เดอืน พบว่า Risdiplam เพิม่ระดบัโปรตนี SMN ในเลอืดได้

เฉลีย่มากกว่า 2 เท่าภายใน 4 สปัดาห ์และระดบัดงักล่าวคงทีต่ลอดระยะเวลาการศกึษา ความปลอดภยัของยา Risdiplam ใกลเ้คยีงกบั

กลุ่มทีไ่ม่เคยรกัษา และไม่มผีลจากการรกัษาก่อนหน้าต่อการตอบสนองต่อยา ผลการศกึษาสนับสนุนว่าการเปลีย่นจากยารกัษา SMA 

อื่นมาเป็น Risdiplam ท าไดอ้ยา่งปลอดภยัและยงัคงเพิม่ระดบั SMN protein ไดอ้ยา่งมปีระสทิธภิาพ18 

RAINBOWFISH เป็นการศกึษาแบบ open-label trial ในทารกอายุแรกเกดิถงึ 6 สปัดาห์ทีไ่ดร้บัการวนิิจฉัยว่าเป็นโรค SMA 

ก่อนแสดงอาการ (presymptomatic SMA) โดยมผีูป่้วยเขา้ร่วมการศกึษา 26 ราย หลงัตดิตาม 12 เดอืน พบว่าทารกทุกคนมรีะดบั SMN 

protein ในเลอืดเพิม่ขึน้ตัง้แต่ช่วงแรกของการรกัษา  ผูป่้วยส่วนใหญ่มพีฒันาการดา้นการเคลื่อนไหวตามเกณฑอ์ายุ ทุกคนมชีวีติอยูโ่ดย

ไม่ตอ้งใชเ้ครื่องช่วยหายใจ สามารถกลนืและรบัประทานอาหารทางปากไดแ้ละไม่ตอ้งนอนโรงพยาบาล ผลขา้งเคยีงส่วนใหญ่เป็นระดบั

เลก็น้อยถงึปานกลาง และสอดคลอ้งกบัขอ้มลูความปลอดภยัจากการศกึษาในกลุ่มผูป่้วยอื่น21  

 

ข้อมูลจากการใช้จริง (Real-world evidence) 

ตัง้แต่ปี ค.ศ. 2019 ถงึ 2021 เป็นตน้มา มกีารด าเนินโครงการเขา้ถงึยา (Compassionate Use/Early Access) ของ risdiplam 

ในหลายประเทศทัว่โลก ก่อนและระหว่างทีย่าก าลงัอยูใ่นขัน้ตอนการขออนุมตั ิเพือ่ชว่ยเหลอืผูป่้วย SMA ชนิดที ่1 และ 2 ทีไ่มม่ทีางเลอืก

การรกัษาอื่น เช่น ไม่สามารถเขา้รบัการรกัษาดว้ย Nusinersen หรอืยนีบ าบดัได ้ปัจจุบนัมผีูป่้วยมากกว่า 2,000 รายใน 59 ประเทศที่

ไดร้บั Risdiplam ผา่นโครงการเหล่านี้22 

รายงานจากโครงการ Early Access to Medicine Scheme (EAMS) ในสหราชอาณาจกัรทีร่วมผูป่้วยเดก็กว่า 90 ราย พบว่า

ผูป่้วยส่วนใหญ่สามารถใชย้าไดต้่อเนื่องโดยไม่มผีลขา้งเคยีงรุนแรง23 ขอ้มูลจากเยอรมนีและยุโรปตะวนัออกชีว้่ายาช่วยชะลอการเสื่อม

ถอยของการเคลื่อนไหวในผูใ้หญ่ และในบางรายอาจช่วยเพิม่ก าลงักลา้มเนื้อและสมรรถภาพการเคลื่อนไหวของแขน มอื และล าตวั24,25 

ในผูใ้หญ่ทีเ่คยไดร้บั Nusinersen แลว้เปลีย่นมาใช ้Risdiplam พบว่าคุณภาพชวีติดขีึน้ ความสามารถในการกลนื พดู หรอืควบคุมศรีษะ

ดขีึน้ แมค้ะแนนการเคลื่อนไหวเชงิวตัถุบางอยา่งจะเปลีย่นแปลงเพยีงเลก็น้อย23 ผลขา้งเคยีงทีพ่บจากการใชจ้รงิสอดคลอ้งกบัขอ้มลูจาก

การทดลอง เชน่ ผืน่ แผลในชอ่งปาก และอาการทางเดนิอาหาร ซึง่โดยทัว่ไปไมรุ่นแรงและสามารถจดัการได้23-27  

ความคุ้มค่าทางเศรษฐศาสตรข์องการรกัษา SMA ในบริบทประเทศไทย  

การประเมนิความคุ้มค่าทางเศรษฐศาสตร์สุขภาพของ Risdiplam ในประเทศไทย พบว่า ICER อยู่ที่ 5.7–5.9 ล้านบาทต่อ 

QALY ใน SMA ชนิดที่ 1 และ 17.9 ล้านบาทต่อ QALY ใน SMA ชนิดที่ 2–3 ซึ่งเกินเกณฑ์ยอมรบัของประเทศไทยอยู่ที่ประมาณ 



 

 

150,000 บาทต่อ QALY5 แม้ไม่คุ้มค่าตามเชิงเศรษฐศาสตร์ แต่ยงัมีคุณค่าในมิติด้านจริยธรรม ความเท่าเทียม คุณภาพชีวิตและ

ผลกระทบต่อครอบครวั จงึควรใช้การเจรจาราคา ข้อตกลงแบบ MEA และข้อมูล real-world evidence เพื่อก าหนดนโยบายที่สมดุล

ระหว่างงบประมาณกบัความจ าเป็นของผูป่้วย การออกแบบนโยบายสขุภาพทีส่มดุลระหว่างงบประมาณของรฐักบัความจ าเป็นของผูป่้วย 

จงึเป็นประเดน็ส าคญัทีต่อ้งด าเนินการอย่างรอบดา้น เพื่อรองรบัการรกัษาโรคหายากและเทคโนโลยขีัน้สงูในระบบสาธารณสุขไทยอย่าง

ยัง่ยนื5,28 

 



 

 

บทสรปุ 

Risdiplam นับเป็นทางเลอืกแห่งความหวงัในการรกัษา SMA เมื่อพจิารณาในดา้นประสทิธภิาพการรกัษา ความปลอดภยัและ

ความสะดวกในการบรหิารยา เนื่องจากเป็นยารปูแบบรบัประทาน ทีบ่รหิารยาเพยีงวนัละ 1 ครัง้ มขีอ้มลูการศกึษาในผูป่้วยในทุกชว่งอายุ

และมรีายงานการใช้ยาจรงิในหลายประเทศทัว่โลก พบว่าสามารถเพิม่อตัราการรอดชวีติ ความสามารถในการเคลื่อนไหว และรกัษา

สมรรถภาพกล้ามเนื้อ ทัง้ในผูป่้วยทีม่อีาการแล้วและผูท้ีย่งัไม่แสดงอาการสามารถใชย้าไดอ้ย่างปลอดภยัในระยะยาว นอกจากจะเพิม่

คุณภาพชวีติของผูป่้วยแลว้ยงัรวมไปถงึครอบครวัผูดู้แลดว้ย แมค้่า ICER ของยาจะสงูกว่าเกณฑก์ารพจิารณาของประเทศไทย และยงั

ไม่สามารถเบิกจ่ายค่ายาได้โดยเฉพาะในสทิธิข ัน้พื้นฐานอย่างสทิธิประกนัสุขภาพถ้วนหน้า  ในแง่ของการจดัการเรื่องนโยบายของ

ประเทศควรตอ้งพจิารณาในหลายมติ ิไม่ว่าจะเป็นดา้นความรุนแรงของโรค คุณภาพชวีติ รวมไปถงึการเจรจาราคายาทีใ่ชใ้นการรกัษา

โรคหายากทีร่าคาสงู เพือ่มอบโอกาสใหผู้ป่้วยเขา้ถงึการรกัษาไดอ้ยา่งเท่าเทยีมและยัง่ยนื 
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ตารางท่ี1 การจ าแนกประเภทของโรค SMA 6,7(ดดัแปลงจากเอกสารอา้งองิที6่ และ 7) 

ประเภท SMA ชนิดที ่0 ชนิดที ่1 ชนิดที ่2 ชนิดที ่3 ชนิดที ่4 

ชว่งอายุทีเ่ริม่แสดงอาการ  ตั ้งแต่ ในครรภ์  
หรอืแรกเกดิ 

0–6 เดอืน 7–18 เดอืน > 18 เดอืน 10-30 ปี 
(ปกต ิ>21 ปี) 

การเคลื่อนไหวทีส่ามารถท าได ้ ไม่ ส ามารถนั ง่
ห รื อ ค ว บ คุ ม
ศรีษะได ้

ไม่สามารถนั ง่ได้
บ า ง ร ายควบคุ ม
ศรีษะได ้

นัง่ไดแ้ต่ไม่สามารถ
ยนืได ้

ยนืและเดนิได ้ ยนืและเดนิได ้

ลกัษณะของโรคโดยธรรมชำต ิ เ สี ย ชี วิ ต ห า ก
ไ ม่ ไ ด้ รั บ ก า ร
รกัษา 

เสียชีวิตหากไม่ได้
รั บ ก า ร รั ก ษ า
ภายใน 6 เดอืนถงึ2
ปี2 

มกัมีชีวิตอยู่เกิน 2 
ปี (70% มีชีวิตอยู่
ถงึ 25 ปี) 

มชีวีติอยู่จนถงึ
วยัผูใ้หญ่ 

มชีวีติอยู่จนถงึ
วยัผูใ้หญ่ 

จ านวนผูป่้วยทีพ่บ (%) ไม่ชดัเจนอาจจะ 
< 1% 

~60% ~27% ~12% ~1% 

ตารางท่ี 2 การเปรยีบเทยีบยาทีใ่ชใ้นการรกัษา SMA 

รายการ Nusinersen (Spinraza®) Onasemnogene abeparvovec 
(Zolgensma®) 

Risdiplam (Evrysdi®) 

กลไกการออกฤทธิ ์ Antisense oligonucleotide เพิ่ม
การรวม exon 7 ของ SMN2 

Gene replacement therapy ส่ ง
ยนี SMN1 ทีส่มบรูณ์ผา่น AAV9 

RNA splicing modifier เพิ่มการ
รวม exon 7 ของ SMN2 

วธิใีหย้า ฉี ด เ ข้ า ช่ อ ง ไ ข สั น ห ลั ง 
(Intrathecal) 

ฉี ด เ ข้ า ห ล อ ด เ ลื อ ด ด า  ( IV 
infusion) ครัง้เดยีว 

รับ ป ร ะ ท านท า ง ป า ก  ( oral 
solution) ทุกวนั 

ชว่งอายุทีไ่ดร้บัอนุมตั ิ ทุกชว่งอายุ อายุน้อยกวา่2 ปี  ทุกชว่งอายุ 
ความถีใ่นการใหย้า 4 ครัง้ใน 2 เดอืนแรก จากนัน้ทุก 

4 เดอืน 
ครัง้เดยีว ทุกวนัตลอดชวีติ 

การกระจายยา เฉพาะระบบประสาทส่วนกลาง เขา้ทัว่รา่งกาย เขา้ทัว่รา่งกาย รวมทัง้ CNS 
จุดเด่น ขอ้มลูการศกึษาระยะยาวมาก รกัษาโดยตรงทีส่าเหตุ ใชส้ะดวกทีบ่า้น เขา้ถงึงา่ย 
ขอ้จ ากดั ต้องฉีดเขา้ช่องไขสนัหลงั อาจมี

ปัญหาในผูป่้วยบางราย 
ราคาแพงมากสูงกว่า 70 ล้าน
บาท /ราย )   มีผลต่ อตับและ
ภูมิคุ้มกนั จ ากดัเฉพาะเด็กอายุ
น้อยกวา่ 2 ปี  

ตอ้งใชต้่อเนื่องทุกวนั ไมค่วรขาด
ยา 

สถานะในไทย ยงัไมข่ึน้ทะเบยีนในไทย น าเข้าเฉพาะรายผ่านโครงการ 
บรจิาคผา่นบรษิทั 

น าเข้าเฉพาะรายผ่านโครงการ 
compassionate use 

ตารางท่ี3 อายุและน ้าหนกัตวัของผูป่้วยกบัขนาดยา 

 

 

 

 

 

 

อายแุละน ้าหนักตวั ขนาดยาต่อวนั 

น้อยกวำ่ 2 เดอืน 0.15 มลิลกิรมัต่อกโิลกรมั 

2 เดอืน จนถงึ น้อยกวำ่ 2 ปี 0.2 มลิลกิรมัต่อกโิลกรมั 

ตัง้แต่ 2 ปีขึน้ไปและน ้ำหนกัน้อยกวำ่ 20 กโิลกรมั 0.25 มลิลกิรมัต่อกโิลกรมั 

ตัง้แต่ 2 ปีขึน้ไปและน ้ำหนกัมำกกวำ่ 20 กโิลกรมั 5 มลิลกิรมั 



 

 

 

 

 

 

 

 

 

รปูท่ี 1 แสดงการท างานของยนี SMN1 และSMN2 เพือ่สรา้งโปรตนี SMN 

 

 

 

 

รปูท่ี 2 โครงสรา้งทางเคมขีองยา Risdiplam 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

รปูท่ี 3 กลไกการออกฤทธิข์องยา Risdiplam 

 



 

 

 

รปูท่ี 4 แสดงอุปกรณ์ภายในกล่องยา 

 

 

 

 

 

 

รปูท่ี 5  แสดงขัน้ตอนการละลายยา 

 

 

เตรยีมน ้าบรสิทุธิ ์79 มลิลติร การ rinse ผงยาบรเิวณขอบปากขวด ปิดฝาดว้ยจุก (adapter) 


