Pruvodce
pro pecovatele
o lécbeé pripravkem
ZOLGENSMA®

Vas osetrujici Iékar Vam dal k dispozici tohoto privodce, protoze byl Vasemu
ditéti predepsan pripravek Zolgensma®. Cilem tohoto privodce je poskytnout
praktické informace a podpofit tak komunikaci s oSetfujicim Iékarem. Méla by
byt ¢tena spole¢né s pribalovou informaci pro pacienta.

v Tento pripravek podléha dalsimu sledovani. To umozni rychlé ziskani no-
vych informaci o bezpecnosti. Mlzete prispét tim, Ze nahlasite jakékoli
nezadouci U¢inky, které se u Vaseho ditéte vyskytnou.

Prehled nezadoucich U¢inkl v této priru¢ce neni Uplny a je tfeba se seznamit
i s moznymi dalSimi nezadoucimi Ucinky, jejichz vyCet naleznete v Pribalové
Informaci pro pacienta. Pribalova informace pro pacienta (PIL) je distribuova-
na v kazdém baleni I1éCivého pripravku, spole¢né s touto priruckou a Ize ji také
vyhledat na http://www.olecich.cz po zadani nazvu lécivého pripravku pod
zkratkou PIL.
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Pokud se u Vaseho ditéte vyskytne kterykoli z nezadoucich ucinka, sdélte to
oSetfujicimu lékari nebo Iékarnikovi. Stejné postupuijte i v pripadé jakychkoli
nezadoucich ucinkd, které nejsou uvedeny v pribalové informaci. Nezadouci
ucinky mlzete hlasit také pfimo prostrednictvim narodniho systému hlaseni
nezadoucich ucinkd. Do hlaseni je tfeba doplnit i presny obchodni nazev
a Cislo Sarze.

Podrobnosti o hlaseni najdete na:

http://www.olecich.cz/hlaseni-pro-sukl/nahlasit-nezadouci-ucinek

Adresa pro zasilani je Statni Ustav pro kontrolu Ié€iv, odbor farmakovigilance,
Srobarova 48, Praha 10, 100 41, e-mail: farmakovigilance@sukl.cz.

Tato informace mUze byt také hlaSena spole¢nosti Novartis na adresu:

Novartis s.r.o., Gemini, budova B

Na Pankraci 1724/129, 140 00 Praha 4
tel: +420 225 775 111

fax: +420 225 775 445

e-mail: safety.cz@novartis.com

Tento pravodce byl pfipraven tak, aby Vam poskytl uziteéné informace o:

Onemocnéni SMA
Pripravku Zolgensma a jeho ucincich

Dulezitych faktech tykajicich se bezpeénosti a moznych nezadoucich
uéinku pripravku Zolgensma

« Jednotlivych krocich p¥i lIécbé pripravkem Zolgensma

Mate-li jakékoli dotazy nebo obavy tykajici se pfipravku Zolgensma, poradte
se s Vasim oSetrujicim Iékarem nebo zdravotni sestrou.

Co obsahuje tento priivodce?
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« Co je SMA?

« Jakeé jsou typy SMA?
 Co zplisobuje SMA?
« U koho vznika SMA?

O pripravku Zolgensma
Informace o pfipravku a jeho Uc¢incich

Vyznamna rizika lIécby
Dulezité informace tykajici se bezpecénosti a moznych nezadoucich ucinki

Lécba pfipravkem Zolgensma
« Pred lécbou

» Den léCby

* Po lécbe

Mistni SMA asociace
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Co je SMA?

Spinalni svalova atrofie (SMA) je vzacné genetické onemocnéni, pfi kterém dochazi
ke ztraté nervl, coz zplsobuje svalovou slabost. Dochazi k tomu proto, Ze specialni ner-
vové bunky v téle, které Fidi pohyb svalll, zvané motorické neurony, se zhorsuji a presta-
vaji fungovat.

Mozek vysila signaly

U lidi se SMA jsou signaly pro pohyb svalll stale genero-
vany v mozku.

Motorické neurony prestavaji fungovat

Chybny gen zpUsobuje, Ze specialni nervové bunky, tzv. mo-
torické neurony, které prenaseji signaly z michy do svalq,
prestanou fungovat. To znamena, Ze signaly pro pohyb
z mozku se nemohou dostat ke svaliim.

Oslabené svaly

Pokud svaly prestanou dostavat signaly, které jim fikaji, aby
se pohybovaly, stavaji se stale slabsimi (atrofuji). To vede
k obtizim s pohybem, dychanim, pfijimanim potravy, poly-
kanim, i mluvenim.

U SMA se schopnost myslet, ucit se a navazovat lidské

vztahy nezmeénila.

Jaké jsou priznaky SMA?

SMA ma celou fadu pfiznak, které se mohou u jednotlivych osob liSit podle zavaznosti.
SMA mize ovlivitovat kazdodenni ¢innosti, jako je dychani, pfijimani potravy, sezeni, pla-

zeni a chiize. Cim dfive se pfiznaky SMA objevi, tim je nemoc pravdépodobné zavaznéjsi.

SMA, spinalni svalova atrofie.
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Jaké jsou ruzné typy SMA?

Pfi stanoveni diagnézy mohou byt jedinci s SMA rozdéleni do SMA typ(i podle véku pri
nastupu a maximalni funkéni schopnosti neboli ,motorického milniku“. Mezi motorické
milniky, které jsou dllezité pro pochopeni typu SMA, patfi schopnost:

O
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Zvednout hlavu Uchopit néco Lézt
do ruky
O ® o 0
(% %5 O ﬁ
Sedét Pretacet se Stat a chodit
Vék
o o - >
na zacatku Narozeni m?és1|'<8:i| mé;iﬁ
onemocnéni
Funkéni Plod mzZe byt Neschopnost  Schopen sedét, Schopen chodit Scopen chodit
schopnost postizen pred samostatné miiZe stat, samostatné samostatné
narozenim sedét neschopen i v dospélosti
chodit
samostatné
Klasifikace SMA typ O SMA typ 1 SMA typ 2 SMA typ 3 SMA typ 4

Zavasnost Drivéjsi nastup projevt,

Bez zasahu nebo [é¢by maiji déti s téZSimi formami SMA zkracenou délku Zivota. Véasnym
lékarskym zasahem a lé¢bou Ize zhorSovani stavu zpomalit a déti jsou ¢asto schopny do-
sahnout milnikd, které se pfi prirozeném pribéhu nemoci dosahuiji jen zfidka.

SMA, spinalni svalova atrofie.
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Co zpusobuje SMA?

Pro spravnou funkci motorickych neuront( je nezbytny protein zvany protein SMN (survi-
val motor neuron, protein nezbytny pro preziti motorickych neuront). Bez proteinu SMN
prestavaji motorické neurony v miSe pracovat a svaly slabnou. Protein SMN se v téle
vytvari z gend SMN.

U SMA je hlavni gen SMN znamy jako SMN1 vadny, nebo chybi. Existuje druhy gen SMN
znamy jako SMN2, ktery funguje spiSe jako ,zalozni“ a produkuje pouze malé mnozstvi
proteinu SMN. Pri SMA se nevytvari dostatek bilkovin SMN a motorické neurony presta-
vaji pracovat, coz zpUsobuje oslabeni svald.

Chybéjici nebo Poskozeny

vadny gen SMN1 motoricky neuron Gen SMN2

@
Gl
@

Nedostate¢né mnozstvi
Atrofie sval(l @ funké&niho proteinu SMN
(asi 10 %)

. Funkéni protein SMN Qy Nefunkéni protein SMN

SMA, spinalni svalova atrofie; SMN, protein nezbytny pro preziti motorickych neuront.
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U koho vznika SMA?

SMA je obvykle dédi¢na, i kdyz obcas je zplisobena nahodnou chybou v genu SMNT1.

Déti dédi dvé kopie genu SMNT, po jedné kopii od kazdého z rodi¢ll. Polovina genetické
informace ditéte pochazi od matky a polovina od otce.

Lidé s jednou zdravou a jednou chybnou kopii genu SMNT se nazyvaiji prenasedi, obvykle
nevykazuji Zzadné priznaky SMA. Pokud jsou oba rodi¢e prenaseci, existuje 25% pravdé-
podobnost, Ze dité zdédi a rozvine se u néj SMA.

o

O SMA je vzacné onemocnéni

s L postihujici pfiblizné 1z 10 000

.P r|bl|z.r:el1 z %?AI/'S' novorozencU a mlze postihnout

J€ hositelem ) Clovéka bez ohledu na rasu
nebo pohlavi.

Q Nositel

ma jednu chybnou
a jednu zdravou kopii
genu SMN1

a jednu zdravou kopii
genu SMN1

J  Nositel )
ma jednu chybnou \:P

D) D)

> B

Zdravé dité Zdravy Nositel Zdravy Nositel Dité se SMA
Dité zdédilo Dité zdédilo jednu zdravou Dité zdédilo chybnou
zdravou kopii kopii a jednu chybnou kopii kopii genu SMN1
genu SMN1 genu SMNT7, a tak se stalo od kazdého rodice,
od kazdého nositelem SMA a tak dochazi
rodice k rozvoji SMA

SMA, spinalni svalova atrofie; SMN1, gen potrebny k vyrobé SMN proteinu; SMN, protein nezbytny pro preziti
motorickych neurond.
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O pripravku Zolgensma

Pfipravek Zolgensma se pouziva k 1é¢bé kojenct a malych déti se SMA. Pfipravek
Zolgensma je typ lécby nazyvany genova terapie.

Pripravek Zolgensma je tvoren modifikovanym virem AAV9, ktery obsahuje pIné funkéni
kopii genu SMN (gen, ktery je pfi SMA vadny). Pfipravek funguje tak, ze dodava plné
funkéni kopii genu SMN, ktera pak pomaha télu produkovat dostatek proteinu SMN. Ko-
pie genu SMN je prenesena do bunék, které ho potrebuji pomoci nosi¢e pro gen, ktery
se nazyva ,vektor*.

Vektor, ktery dodava gen SMN, je vyroben z upraveného viru
nazyvaného adeno-asociovany virus 9 neboli AAV9. Tento
typ upraveného viru nezpusobuje u lidi onemocnéni. Pfi jeho

tvorbé se odstrani vétsina virové DNA a misto ni se dovnitf viru
vlozi novy gen SMN.

V pripravku Zolgensma je gen SMN umistén v modifikovaném viru (AAV9),

1 ktery u lidi nezplisobuje onemocnéni.
(G AAVY DNA Q
@a ------ > () -3 >
AAV9 DNA viru je odstranéna Zolgensma
Pripravek Zolgensma se podava ditéti intravendzné (do zily).
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Modifikovany virus v pfipravku Zolgensma prochazi t€lem a prenasi gen SMN
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Dodanim pIné funkéni kopie genu SMN, pripravek Zolgensma pomaha télu
4 produkovat dostatek proteinu SMN.

SMN protein

@&

AAV, adeno-asociovany virus; DNA, deoxyribonukleova kyselina; SMA, spinalni svalova atrofie; SMN, gen potfebny
k vyrobé SMN proteinu; SMN, protein nezbytny pro preziti motorickych neurond.
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Pripravek Zolgensma v pokrocilém stadiu SMA

Pripravek Zolgensma mUze zachranit motorické neurony, které jsou stale Zivotaschopné,
nedokaze vSak pomoci jiz odumrelym motorickym neuroniim. Déti s méné zavaznymi
priznaky SMA mohou mit dostatek Zivych motorickych neuront, aby z 1é¢by pfipravkem
Zolgensma mély prospéch. U déti s tézkymi priznaky nemusi pripravek Zolgensma fun-
govat stejné dobre.

Porozumeéni rizikiim lééby
pripravkem Zolgensma

Podobné jako vSechny léky, muze mit i Zolgensma nezadouci uéinky, které se ale
nemusi vyskytnout u kazdého.

POKUD SE U VASEHO DITETE PROJEVi JAKEKOLI
NEZADOUCI UCINKY, IHNED KONTAKTUJTE

OSETRUJICIHO LEKARE, NEBO ZDRAVOTNI SESTRU.

Dulezité bezpeénostni informace a kdy vyhledat Iékafskou pomoc

Jaterni problémy

Pokud Vase dité ma nebo mélo néjaké problémy s jatry, informujte o tom
lékarsky tym drive, nez mu bude tento pfipravek podan. V nékterych pri-
padech mUze pripravek Zolgensma vyvolat imunitni reakci, ktera by mohla
vést ke zvySeni enzymi (bilkovin nachazejicich se v téle) produkovanych
jatry nebo k poskozeni jater.

Poskozeni jater mize vést k zavaznym nasledkim, véetné selhani jater
a smrti. Mozné priznaky, které je potreba sledovat po podani tohoto léku
Vasemu ditéti, zahrnuji zvraceni, zloutenku (zeZloutnuti kiize nebo bélma
o¢i) nebo snizenou bdélost. Pokud si vS§imnete, Ze se u Vaseho ditéte ob-
jevi jakékoli priznaky naznacujici poSkozeni jater, ihned to sdélte lékari
Vaseho ditéte.

SMA, spinalni svalova atrofie.
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Porucha srazeni krve Dalsi informace o pripravku Zolgensma naleznete v pribalové informaci pfilozené
.. . . i L. , i k Iéku Vaseho ditéte. V pripadé jakychkoli dotaz(i se nevahejte obratit na lékarsky tym
Pripravek Zolgensma zvySuje riziko vzniku krevnich srazenin v malych cé- Vaseho ditéte.

vach (tromboticka mikroangiopatie), a to obvykle béhem prvnich 2 tydnli po
infuzi. Tyto krevni srazeniny mohou poskodit ledviny Vaseho ditéte. lhned
informujte oSetrujiciho Iékare, pokud si vS§imnete znamek a pfiznakd, jako
je vysoka nachylnost ke vzniku modfin, epileptické zachvaty (kfece) nebo
snizeny vydej moci.

Témto priznakiim a projeviim je tfeba vénovat mimoradné velkou pozor-
nost, protoze abnormalni srazeni krve (tromboticka mikroangiopatie) je za-
vazné a muze byt zivot ohrozuijici, pokud neni okamzité lé¢eno.

Nizky pocet krevnich desticek

Pripravek Zolgensma mize snizovat pocet krevnich desticek (trombocyto-
penie), obvykle béhem prvnich 3 tydnl po infuzi, coz mize také zplsobit
poruchy srazeni krve. Mozné priznaky nizkého poctu krevnich desticek,
které je potfeba sledovat poté, zahrnuji snadny vznik modfin nebo krvaceni.

Obratte se okamzité na svého Iékare, pokud si vS§imnete priznakd, jako jsou
modriny nebo krvaceni po poranéni trvajici delSi dobu nez obvykle.

}} Zvyseny troponin-I

Pripravek Zolgensma muze zvysit hladinu srde¢niho proteinu zvaného tro-
ponin-l, coz mize ukazovat na poskozeni srdce. Proto musite vénovat po-
zornost moznym znamkam srdecnich potizi u Vaseho ditéte, jako je svétle
Seda nebo modra barva klze nebo rtll, potize s dychanim (nap¥. zrychlené
dychani, dusnost), otoky rukou a nohou nebo bficha.

Pred zahajenim IéCby pfipravkem Zolgensma budou Vasemu
ditéti provedeny krevni testy ke kontrole funkce jater, ledvin,
mnozstvi krevnich bunék (véetné ¢ervenych krvinek a krev-
nich desti¢ek) a hladiny troponinu-I.

Po dobu nejméné 3 mésicll po lécbé bude Vase dité pra-
videlné podstupovat odbéry krve pro nezbytnou kontrolu
funkci jater a ke sledovani zmén hladiny krevnich desticek
a troponinu-I. V zavislosti na hodnotach a dalSich priznacich
a symptomech mohou byt nutna dalsi vySetreni. O délce tr-
vani vySetreni rozhodne lekar Vaseho ditéte.

Alergie

Pokud je Vase dité alergické na nékterou ze slozek pripravku Zolgensma
(slozky jsou uvedeny v bodé 6 pribalové informace prilozené k léku), nesmi
mu byt pfipravek Zolgensma podan.

Kortikosteroidy

Vase dité bude také uzivat kortikosteroidy (prednisolon nebo podobnou
latku) po urcitou dobu pred a po lécbé pripravkem Zolgensma. Délka poda-
vani kortikosteroid Vasemu ditéti po 1é¢bé se bude liSit v zavislosti na hod-
notach jaternich enzyma a dalSich priznacich a symptomech a rozhodne
o ni lékar Vaseho ditéte. Tato doba bude trvat minimalné 2 mésice.

Kortikosteroidy pomohou zvladnout imunitni reakci na pripravek Zolgen-
sma, ktera by mohla vést ke zvysSeni hladin jaternich enzym( a poskozeni
jater. Davku kortikosteroidU, kterou Vase dité dostane, vypocita oSetfujici
Iékar v zavislosti na aktualni hmotnosti ditéte.

Béhem podavani kortikosteroid(l se Vase dité mlze setkat s novymi infek-
cemi nebo jinymi obvyklymi détskymi nemocemi, které mohou vyzadovat
pouziti jinych lékd. Pred zahajenim lécby jinymi léky nebo v pfipadé jakych-
koli dotazll tykajicich se kortikosteroidu je dllezité poradit se s Iékarem,
zdravotni sestrou nebo lékarnikem/jinym zdravotnickym pracovnikem Va-
Seho ditéte.

Dalsi lIécivé pripravky a pripravek Zolgensma

Pripravek Zolgensma bude Vasemu ditéti podan pouze jednou. Informujte
Iékare, nebo zdravotni sestru, pokud Vase dité uziva, v nedavné dobé uzi-
valo nebo by mohlo uzivat jiné léky.
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Infekce

Vase dité mGze mit kvili kortikosteroidlim oslabeny imunitni systém, coz
znamena, ze infekce, které u zdravych lidi obvykle vyvolaji jen slabé nebo
zadné priznaky, mohou u Vaseho ditéte zplsobit zavazné onemocnéni. Po-
kud u Vaseho ditéte dojde k infekci (napf. nachlazeni, chripka nebo bron-
chiolitida - zanét dolnich Usek( dychacich cest) pfed nebo po 1é¢bé pri-
pravkem Zolgensma, mohlo by to vést k jinym zavaznym komplikacim, které
mohou vyzadovat naléhavou lékarskou péci i hospitalizaci.

Pokud si v§imnete, Ze se u Vaseho ditéte pred lIé¢bou pripravkem Zolgen-
sma nebo po ni objevi jakékoli pfiznaky svédcici o infekci, jako napr:
- Kasel » Kychani » Bolest v krku

- Sipani - Ryma » Horecka

lhned informujte oSetrujicino lIékare Vaseho ditéte.

Dostate¢né dlouho dobu pred Ié¢bou pripravkem Zolgensma a po ni je di-
leZité predchazet infekcim tim, Ze se vyhnete situacim, které mohou zvy-
Sit riziko nakazy Vaseho ditéte. Vy a vSichni ostatni blizci s Vasim ditétem
mizete pomoci predchazet infekcim dodrZzovanim spravné hygieny rukou,
spravné etikety pri kasli/kychani a omezenim moznych kontaktd.

LECBA PRIPRAVKEM ZOLGENSMA |13

Lécba pripravkem Zolgensma

Kroky popsané na nasledujicich strankach Vam a Vasi rodiné
pomohou porozumét, co miuzete dale o¢ekavat.

Pred lIécbou

Den lécby

Po lécbé
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1. Pred lécbou

Aby bylo mozné rozhodnout, zda je pripravek Zolgensma pro Vase dité
vhodny, provede Iékar Vaseho ditéte pred Iécbou testy na protilatky.

AAV9 test na protilatky

Protilatky jsou produkovany imunitnim systémem téla, aby jej chranily pred
onemocnénim. Pritomnost urditych protilatek, nazyvanych protilatky AAV9,
muUze zpUsobit imunitni reakci Vaseho ditéte na pripravek Zolgensma. Aby
bylo mozné se rozhodnout, zda je pfipravek vhodny pro Vase dité, provede
oSetrujici Iékar ditéti pred Iécbou odbér krve na pritomnost protilatek.

Vase dité mize mit zvy$ené hladiny protilatek AAV9. Pokud se jedna o no-
vorozené dité, mliiZze se jednat o protilatky, které byly preneseny z matky
na dité béhem téhotenstvi, a tyto zvySené hodnoty se po narozeni ¢asto
C¢asem snizuji. Pokud ma Vas$e dité po prvnim testu zvySenou hladinu pro-
tilatek AAV9, bude po urcité dobé opét testovano. Mate-li jakékoli dotazy,
zeptejte se oSetrujiciho lékare.

Krevni testy

Pred lécbou pripravkem Zolgensma absolvuje Vase dité odbéry krve
ke kontrole a stanoveni zakladnich hladin pro:

« Funkci jater

 Funkci ledvin

» Mnozstvi krevnich bunék (véetné ¢ervenych krvinek a krevnich desti¢ek)
 Hladinu Troponin-I

Tato méreni pomohou osetfujicimu lékari porovnat a kontrolovat dané hla-
diny u Vaseho ditéte po infuzi.

AAV, adeno-asociovany virus.
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Kortikosteroidy

24 hodin pred lé¢bou pripravkem Zolgensma budou Vasemu ditéti podany
kortikosteroidy (prednisolon nebo podobna latka), které maiji snizit riziko
vzrlstu hladin jaternich enzymd.

Davku kortikosteroidd urci oSetfujici lékar v zavislosti na hmotnosti ditéte.
Aby bylo dodrzeno spravné davkovani kortikosteroidd, informujte o pripad-
ném zvraceni pred lIé¢bou pripravkem Zolgensma oSetfujiciho lékare nebo
zdravotni sestru.

—

Infekce

Je dllezité, abyste ihned informovali oSetfujiciho Iékafe nebo zdravotni
sestru, pokud se u Vaseho ditéte objevi pfiznaky svédgcici o infekci pred
nebo po podani pripravku Zolgensma. Pokud se u Vaseho ditéte pred lé¢-
bou objevi jakékoli pfiznaky a symptomy naznaduijici infekci , mliize byt po-
tfebné infuzi odlozit, dokud infekce nevymizi, jelikoz by to mohlo zpUsobit
zavazné zdravotni komplikace.

Priznaky mozné infekce jsou popsany na strané 12.

Celkovy zdravotni stav

Pred Ié¢bou je dulezité, aby bylo Vase dité ve vhodném celkovém zdravot-
nim stavu, jinak mdze byt nutné lé¢bu odlozit. To zahrnuje dostate¢né za-
vodnéni (prijem tekutin), dobrou vyZivu a nepfitomnost infekéniho onemoc-
néni. Pokud mate pred Iécbou jakékoli pochybnosti tykajici se celkového
zdravotniho stavu Vaseho ditéte, nevahejte se obratit na svého détského
nebo oSetrujiciho lékare.
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2. Den lIéCby

Lékarsky tym, ktery pecuje o Vase dité zajisti, Ze budete presné
védét, co muzete v den lééby ocekavat a jak se pripravit.

Prednisolon

V den IéCby dostane Vase dité druhou davku kortikosteroidd (predniso-
lon nebo podobna latka) ke spolknuti. Davkovaci rezim kortikosteroidd
je dllezity pro zvladnuti mozného zvysSeni hladiny jaternich enzyma
a bude pokracovat po urc¢itou dobu po ukonéeni lé¢by. Informace o dav-
kovani kortikosteroidll pred lécbou pripravkem Zolgensma jsou uvedeny
na strané 15. Aby bylo dodrzeno spravné davkovani kortikosteroidd, infor-
mujte o pripadném zvraceni po podani kortikosteroid( oSetrujiciho Iékare
nebo zdravotni sestru.

JEDNA

Pripravek Zolgensma bude Vasemu ditéti podan
POUZE jednou.

Infuze pripravku Zolgensma

Pripravek Zolgensma bude Vasemu ditéti podan jednou intravendzni in-
fuzi (do zily). To obnasi zavedeni kanyly (tenké plastové trubi¢ky) do jedné
z zil Vaseho ditéte. Bude zavedena i zalozni kanyla pro pripad jakychkoli
problém0 s hlavni kanylou. Infuze bude podavana oSetrujicim Iékarfem
nebo zdravotni sestrou proskolenou v oblasti [é¢by SMA a bude trvat asi
60 minut.

Davku pripravku Zolgensma, kterou Vase dité dostane, uréi oSetrujici lékar
v zavislosti na aktualni hmotnosti ditéte.

SMA, spinalni svalova atrofie.
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3. Po lécbhé

O délce hospitalizace po lécbé pripravkem Zolgensma rozhodne
Vas oSetrujici détsky lékar. Pokud mate jakékoli dotazy, neva-
hejte se obratit na Iékarsky tym, ktery pecuje o Vase dité.

Mozné nezadouci ucinky

Podobné jako vSechny Iéky, mlze mit i tento Iék nezadouci Ucinky, které se ale nemusi
vyskytnout u kazdého.

Casté (mdze postihnout az 1z 10 osob)

« Zvraceni
» Horecka

VYHLEDEJTE OKAMZITOU LEKARSKOU POMOC
POKUD SE U VASEHO DITETE PROJEVi JAKYKOLIV

Z NASLEDUJICICH PRIZNAKU

* ModFiny nebo krvaceni trvajici déle nez obvykle, pokud bylo Vase dité zra-
néno - mohou byt pfiznaky nizkého poc¢tu krevnich desti¢ek (trombocytopenie).

o Vétsi nachylnost k modfinam, epileptické zachvaty (kfeée) nebo snizeny
vydej moc€i - mozné projevy nadmérného srazeni krve v malych cévach
(tromboticka mikroangiopatie). Témto pfiznakim je tfeba vénovat mimoradné
velkou pozornost, protoze tato porucha muze byt zivot ohrozuijici, pokud neni
vCas lécena.

o Zvraceni, zloutenka (zezloutnuti kiize nebo o¢niho bé&lma) nebo nadmérna
Unava a spavost — mohou byt priznaky moznych problémi s jatry (véetné
jaterniho selhani).

o Svétle Seda nebo modra barva rti nebo kize, potize s dychanim (napf.
zrychlené nebo namahavé dychani), otoky rukou a nohou nebo bficha -
mohou byt pfiznaky moznych problémi se srdcem.

o Kasel, sipani, kychani, ryma, bolest v krku, nebo horecka, zvraceni
nebo prijem - mozné priznaky infekce (napi. nachlazeni, chfipka nebo
bronchiolitida).




18 | LECBA PRIPRAVKEM ZOLGENSMA

3. Po lécbé (pokradovani)

Kortikosteroidy

Uzivani kortikoidl denné po dobu 2 mésicl po podani prfipravku Zolgen-
sma je nezbytné pro uspésnou lé¢bu. Toto obdobi mize byt prodlouzeno,
pokud hodnoty jaternich enzyml Vaseho ditéte neklesaji dostate¢né
rychle, a to az do okamziku, dokud neklesnou na prijatelnou Uroven. Davka
kortikosteroidli podavana Vasemu ditéti bude béhem této doby pomalu
snizovana, dokud nebude mozné lécbu upiné ukongit.

Lékarsky tym, ktery pecuje o Vase dité, rozhodne a vysvétli Vam, kdy a jak
ukondéi lécbu. Aby bylo dodrzeno spravné davkovani kortikosteroidd, in-
formujte o pripadném zvraceni po podani kortikosteroid(l nebo o jiném
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Pokud se jaterni funkce Vaseho ditéte po lé¢bé pripravkem Zolgensma
zhorsi nebo se u néj objevi jakékoli pfiznaky onemocnéni, bude nepro-
dlené vysetreno a peclivé sledovano Iékarem.

« Pocet krevnich desticek a hladinu troponinu-I - test bude probihat po ur-
Citou dobu po 1é¢bé s cilem sledovat zmeény v krevnich desti¢kach a hla-
dinach troponinu-I.

V zavislosti na vysledcich téchto krevnich testl a na dalSich pfiznacich
a symptomech muze byt nutné provést dalsi vySetreni. Je dilezité pedlivé
dodrzovat plan odbérl krve a neprodlené hlasit Iékarskému tymu Vaseho
ditéte vSechny pfiznaky, které se u néj po Iécbé projevi.

vynechani davky (z jakéhokoliv diivodu) oSetfujiciho Iékafe nebo zdra-
votni sestru.

s+447 Hygdiena v souvislosti s biologickym odpadem ditéte
(napfF. pouzité pleny)

Cast lécivé latky v pripravku Zolgensma se miize po |écbé z téla Vaseho
ditéte vyluCovat télnimi tekutinami. Vy a dalsi lidé, ktefi o dité pecuiji, byste
méli dodrzovat spravnou hygienu rukou, jak je uvedeno nize, po dobu ales-
pon 1 mésice po infuzi.

Mate-li jakékoli dotazy tykajici se kortikosteroidu, obratte se

MESIC

na lékare, zdravotni sestru, Iékarnika nebo jiného zdravotnic-
kého pracovnika.

Pravidelné nasledné kontroly

Po lé¢bé pripravkem Zolgensma bude Vase dité nadale pod pravidelnym &
dohledem specializovaného zdravotnického tymu. Vase dité bude podle
potreby vyzadovat nasledné navstévy, at uz se jedna o vSeobecné kontroly,
pokud se u Vaseho ditéte vyskytnou nezadouci ucinky, nebo pokud budete Pot¢ si dikladné umyjte ruce mydlem pod teplou

gy . , . v o
mit jakékoli obavy Ci dotazy. {rn /\(\ tekouci vodou nebo dezinfekénim prostfedkem na ruce
Pro pacienty se SMA je nezbytna odpovidajici standardni péce, véetné na bazi alkoholu.

podptrné péce, ktera jim bude poskytovana. Je dllezité probrat s [ékafem
Vaseho ditéte, jak bude zdravotnicky tym nadale podporovat Vase dité.

Noste ochranné rukavice pfi pfimém kontaktu s télnimi te-
kutinami (moci), vykaly nebo jinymi vymésky Vaseho ditéte.

v, Pro likvidaci znecisténych plen a jiného odpadu pouzijte

A dva plastové sacky. Jednorazové pleny mohou byt i nadale
likvidovany spole¢né s domacim odpadem.

Pravidelné krevni testy

V tydnech nasleduijicich po lécbé bude Vase dité pravidelné absolvovat od-

) . oy
béry krve na vysetreni Mate-li jakékoli dotazy ohledné likvidace biologickych odpadnich latek

ditéte, poradte se s détskym Iékarem nebo zdravotni sestrou.

» Funkce jater - tyto testy se budou pravidelné provadét nejméné 3 mé-
sice po lé¢bé s cilem sledovani mozného zvyseni hladin jaternich enzymd.

SMA, spinalni svalova atrofie.
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Mistni SMA asociace

3. Po lécbé (pokradovani)

Po celém svété existuje fada sdruzeni pacient(l, ktera Vam a Vasemu
o s s ditéti s SMA mohou pomoci. Mohou Vam poskytnout informace o SMA,
Podpurna péce nejnovéjsSim vyzkumu a podpore komunity. Obratte se na lékare nebo
zdravotnicky tym svého ditéte, ktery Vam muze poskytnout informace
o skupinach, které jsou pro Vas blizsi.

Presto, Ze pripravek Zolgensma dodava pIné funkéni kopii genu SMN, Vase dité ma stale
onemocnéni SMA.

Mezi dalsi podplirné terapie pouzivané k péci o pacienty s SMA patfi:

Ceska republika - SMAci
O V Ceské republice plsobi pacientska organizace SMAci, z. s., jejiz cilem je poskytovat
\ pacientlim s SMA a jejich rodinam informace a podporu potifebnou ke zlepseni kvality
O (@, jejich zivota.

Ortopedicka péce Fyzioterapie Podpora vyzivy,

oFiimu potravy a piti Sidlo: Nova 181, Zbuzany, 252 25

Web: www.smaci.cz

E-mail: info@smaci.cz
/
2 y
-0 Kontakty na osetfujici tym Vaseho ditéte

Podpora dychani, Prevence infekci Odstranéni sekretd
napfiklad pomoci dychacich cest z dychacich cest
spankové masky (napf. prevence chripky

a zapalu plic o¢kovanim)

Tym lékaFfu s Vami bude spolupracovat na zajisténi potreb

podpuirné péce pro Vase dité.

SMA, spinalni svalova atrofie; SMN, protein nezbytny pro preziti motorickych neuront. SMA, spinalni svalova atrofie.
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Bézna slova, kterym je treba porozumét

Adeno-asociovany virus 9 (AAV9)

Adeno-asociovany virus 9 (AAV9) je typ viru. AAV9 Ize modifikovat tak, aby nezplisoboval
onemocnéni u lidi. V pripravku Zolgensma je modifikovany AAV9 vektorem pouzivanym
k dodani pIné funkéni kopie genu SMN.

Protilatky

Protilatky produkuje imunitni systém téla, aby ho chranil pfed nemocemi. Kazdy typ pro-
tilatky je jedinecny a chrani télo pred specifickym typem onemocnéni.

Atrofie

Atrofie znamena ubyvani nebo zmensovani. Napriklad sval, ktery ubyva, se nazyva
atrofovany sval.

Kortikosteroidy

Kortikosteroidy potlaéuji imunitni reakci. Pri 1é¢bé pripravkem Zolgensma se podavaji,
aby snizily narlst hladin jaternich enzym( atak se zabranilo poskozeni jater.

Deoxyribonukleova kyselina (DNA)
DNA nebo deoxyribonukleova kyselina je nositelem dédi¢né informace.

Krevni desticky

Typ krevnich télisek, které se nachazeji v krvi a jejichz prostfednictvim dochazi
ke srazeni krve.

Gen

Geny jsou Useky DNA, podle kterého je bunka schopna vytvorit uréitou bilkovinu. Geny
jsou v bunkach ve dvou kopiich; jedna kopie genu je zdédéna od matky a druha od otce.

Genova terapie

Genova terapie je zplUsob IéCby, nebo prevence progrese onemocnéni pomoci gend.
Existuji rizné typy genové terapie, které funguiji riiznymi zplsoby. Mezi né patfi nahra-
zeni chybéjicich nebo oprava gend, které nefunguji spravné a to pfidanim nového genu,
nebo zastavenim genu, ktery produkuje prilis mnoho bilkovin, které se pak stanou pro
télo toxickymi.

Genetické onemocnéni

Zdravotni stav zplsobeny vadnym nebo chybéjicim genem, nebo geny. Geneticka one-
mocnéni se dédi. SMA je prikladem geneticky podminéného onemocnéni.

Intravenozni infaze
Infuze do zily pomoci kanyly (plastova trubicka), ktery se zavadi do zily pomoci jehly.
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Motorické neurony
Tyto specialni nervové burky prenaseji signaly z mozku do sval(l a ovladaji tak pohyb téla.

Proteiny

Proteiny jsou dlezité molekuly zapojené do témér vSech télesnych funkci. Proteiny po-
mahaji budovat télesné bunky a zaroven pomahaiji s jejich transportem, produkci dlilezi-
tych latek, opravou a prezitim.

Nezadouci ucinek

Nezadoucim uc¢inkem je vedlejsi, nezamysleny a obvykle nepriznivy ucinek léku.

Poznamky




Podrobné informace o tomto Ié¢ivém pfipravku jsou k dispozici na webo-
vych strankach Evropské agentury pro lécivé pripravky:

www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/

zolgensma#product-information-section

Tato prirucka informace byla vytvorena spolecnosti Novartis s.r.o. Poskytnuté informace slouzi
pouze pro vzdélavaci Ucely a nemaji nahradit diskusi s oSetrujicim lékarem nebo oSetrovatelskym
tymem. Informace se tykaji spinalni svalové atrofie a jsou zamysleny jako obecny prehled.
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