Privodce

pro pecovatele
o lécbe
pripravkem
ZOLGENSMAP®

V&3 osetiujici 1ékar Vam dal k dispozici tohoto privodce,
protoze byl Vasemu ditéti pfedepsdn pripravek Zolgensma®.
Cilem tohoto prdvodce je poskytnout praktické informace

a podporit tak komunikaci s osetfujicim Iékafem. Méla by byt
¢tena spolec¢né s pribalovou informaci pro pacienta.

v Tento pfipravek podiéhd dalsimu sledovdni. To umozni
rychlé ziskani novych informaci o bezpednosti. Mizete
prispét tim, Ze nahldsite jakékoli nezddouci U&inky,
které se u Vaseho ditéte vyskytnou.

Prehled nezddoucich U&inkd v této prirucce neni Uplny

a je tfeba se sezndmit i s moznymi dalsimi nez&ddoucimi UCinky,
jejichz vycet naleznete v Pribalové Informaci pro pacienta.
Pribalovd informace pro pacienta (PIL) je distribuovdna

v kazdém baleni lIéCivéno pripravku, spolecné s touto
pfiruckou a Ize ji také vyhledat na hitp://www.olecich.cz

po zaddni ndzvu IéCivého pripravku pod zkratkou PIL.
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Pokud se u Vaseho ditéte vyskytne kterykoli z nezddoucich U&inkd,
sdélte to osetfujicimu Iékafi nebo Iékdrnikovi. Stejné postupuijte

i v pripadé jakychkoli nezddoucich UCinky, které nejsou uvedeny
v piibalové informaci. Nezddouci U&inky mdzete hidsit také pfimo
prostrednictvim ndrodniho systému hidseni nezddoucich UEInkd.

Podrobnosti o hidseni najdete na: hitp://www.olecich.cz/
hlaseni-pro-sukl/nahlasit-nezadouci-ucinek.

Adresa pro zasildni je Statni Ustav pro kontrolu I1€Civ,
odbor farmakovigilance, Srobdrova 48, Praha 10, 100 41,
email: farmakovigilance@sukl.cz.

Tato informace muize byt také hldsena spoleCnosti
Novartis na adresu:

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

Na Pankrdici 1724/129, 140 00 Praha 4

tel: +420 225775 111

fax: +420 225 775 445

email: safety.cz@novartis.com


mailto:farmakovigilance@sukl.cz

Tento pruvodce byl pripraven tak, aby Vam poskytl
vziteéné informace o:

* Piipravku Zolgensma a jeho 0Ué&incich

+ Dulezitych faktech tykajicich se bezpeénosti
a moznych nezddoucich 0&inku pfipravku Zolgensma

+ Jednotlivych krocich pfi Ié¢bé pfipravkem Zolgensma

Mate-li jakékoli dotazy nebo obavy tykaijici se pripravku Zolgensma,
poradte se s Vasim oSetfujicim Iékafem nebo zdravotni sestrou.
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Co je SMA?

Spindlni svalova atrofie (SMA) je vzdcné, zavainé a dédicné onemocnéni.
SMA vznikne v pripadé, kdyz chybi nebo se vyskytne nefunguijici verze genu
potfebného k vyrobé nezbytné bilkoviny (proteinu), kterd se nazyvd ,nezbytnd
pro preziti motorickych neurond* (SMN, survival motor neuron protein).
Nedostatek proteinu SMN zpUsobi odumieni nervd, které ovlddaiji svaly
(motorické neurony). To md za nésledek ochabnuti svald a jejich Ubytek,

s moznou ztrétou schopnosti pohybu a potizemi s dalsimi funkcemi, jako je
dychdni, polykdni, pfijiem potravy a miuveni.

Zdravi lidé

Mozek

Je nejvyssim koordinacnim centrem
a vznikaji v ném signdly pro pohyb svald.

Motorické neurony

Tyto specidini nervy prendseji signdly

z mozku do svall a ovlddaji tak pohyb.
Existuji dva typy motorickych neuron(:
horni motorické neurony, které prendseji
signdly z mozku do michy, a dolni motorické
neurony, které prendseji signdly z michy

do svald.

Svaly

Svaly se napinaji nebo uvoliuji v reakci
na signdly prendsené motorickymi
neurony. To zpUsobuje pohyb téla

a je to nezbytné pro funkce, jako je
dychani, pfijimdni potravy véetné
polykdni, a mluveni.

O

=

- SMA, spinalni svalova atrofie; SMN, protein nezbytny pro pfeziti motorickych neurond.




Prestoze SMA ovliviuje pouze doini motorické neurony,

schopnost myslet, ucCit se a navazovat lidské vztahy
se neméeni.

Lidé s onemocnénim SMA

Mozek

Je nejvyssim koordinacnim centrem
au viech lidi i téch se SMA v ném
vznikaiji signdly pro pohyb svall.

Nefunkéni motorické neurony

: . Lidé se SMA maiji genetickou mutaci,
; kterd zpUsobuje, ze se stav jejich
dolnich motorickych neuron(
' zhorsuje a prestévaii fungovat.
To znamend, Zze mozkové signdly
nejsou prendseny z michy do svalu.

. |
-
/
[ Oslabené svaly/ztrata svall
.,l\‘ Pokud svaly jiz nepfijimaiji

signdly, které jim fikaji, aby se
hybaly, mohou ubyvat (atrofovat)
a stavat se stdle slabsimi.
O , L To vede k obtizim s pohybem,
: : dychdnim, pfiimdanim potravy,
polykdnim, i mluvenim.

SMA, spinalni svalova atrofie.
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Co zplisobuje SMA?

Geny pro protein nezbytny pro preziti motorického neuronu (SMN)

U zdravych lidi je télo schopné produkovat protein SMN z gend nazyvanych
geny SMN. Existuji dva typy genu SMN, SMN1 a SMN2:

Gen pro preziti motorického neuronu 1 (SMN1)
Gen SMNIT je hlavni gen a produkuje vétsinu

YTDD

o0 . ® proteinu SMN, ktery motorické neurony potfebuii,
® ® L aby spravné fungovaly. U lidi s SMA je gen SMN1
.. ° [ ] bud vadny (mutovany), nebo zcela chybi.

Funk&ni protein SMN

ﬁ‘ I \Ill/ m /” Gen pro preziti motorického neuronu 2 (SMN2)
o Ackoli gen SMN2 také produkuje protein SMN,
Lo S vytvdii nékolik verzi tohoto proteinu a pouze
T malé mnozstvi funguje sprévné (,funkéni protein
& <@ & SMN*). Gen SMN2 proto funguje jako ,,zdlozni
zdroj" pro podporu produkce proteinu SMN,
Nedostatecneé ale neni schopen sém produkovat dostatek
mnozstvi funk&niho . .
proteinu SMN proteinu SMN aby byly motorické neurony

funk&ni SMN protein
nefunk&ni SMN protein

zdravé a spravné fungovaly.

SMA, spinalni svalova atrofie; SMN, protein nezbytny pro pfeziti motorickych neuronut.



SMIN1 SMIN2

Primdrni gen Zdlozni gen
Chybéjici nebo vadny gen SMN1, SMN2 zélozni gen produkuje
ktery vede k nedostatecnym pouze ~ 10 % funkéniho
hladindm proteinu SMN proteinu SMN
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Dychani Miluveni Oslabené svalstvo Polykdni/Jezeni  Pohyb

SMN, protein nezbytny pro preZiti motorickych neuront.



U koho vznika SMA?

JelikoZ je SMA zpUsobena vadnym (mutovanym) nebo chybéjicim
genem, fadi se mezi genetickd onemocnéni a obvykle se dédi

Dité zdédi dvé kopie kazdého genu, jednu od své matky a jednu od svého otce.
Aby se dité narodilo se SMA, musi zdédit vadny gen po své matce i otci. Pokud
ie u SMA vadnd jen jedna kopie genu (od matky nebo od otfce), zdravy gen
druhého rodi¢e mize zaijistit, aby se produkovalo dostatek proteinu SMN pro
spravné fungovani motorickych neurond. Lidé, ktefi maji jednu zdravou kopii genu
SMNT a jednu vadnou kopii, jsou oznacovani za ,nositele a obvykle nevykazuji Z&ddné
piiznaky. Vétsina nositeld si neni védoma, Ze nesou vadny gen, dokud se jim
nenarodi dité s SMA.

O

Priblizné 1 z 50 lidi je zdravym nositelem SMA, i kdyz
se to mUze mimé lisit v zavislosti na zemépisné oblasti,
ve které Zijete.

o
gD X . . o
Sance, ze dva zdravi nositelé budou mit dité s SMA,
259 je 25 % v pripadé kazdého téhotenstvi.
(o)

SMA je vzdcné onemocnéni postihujici pfiblizné
1z 10 000 novorozenct a muze postihnout Elovéka

bez ohledu na rasu nebo pohlavi.

SMA, spinalni svalova atrofie; SMN, protein nezbytny pro preziti motorickych neurond.



Jak se dédi SMA?

SMA se obvykle projevi, pokud dité zdédi dvé kopie vadného
genu, jednu od své matky a druhou od svého otce, nebo gen od
obou rodi¢d chybi. Tento typ dédic¢nosti se oznaduje jako ,recesivni*
a znamend, Ze oba rodi¢e musi byt nositeli poruchy, aby existovala
25% pravdépodobnost, Ze nemoc bude zdédéna.

) D)
d ?

Nositel

Polovina genetické
informace ditéte
pochdzi od matky

7

a polovina
od otce
Zdravy 25%
Nositel Postizeni SMA
Dité zdédilo Dité zdédilo jednu zdravou kopii Dité zdédilo vadnou
zdravou kopii a jednu vadnou kopii genu SMN 1, kopii genu SMNT od
genu SMN1 od a tak se stalo nositelem SMA kazdého rodice, a tak
kazdého rodice dochdzi k rozvoji SMA
Zdravy § Zdravy M Postizeny SMA
Nositel

Viechna budouci téhotenstvi budou mit stejnou 25% pravdépodobnost pro
narozeni ditéte postizeného SMA, proto je dileZité pri rozhodovani o rozsireni
rodiny prodiskutovat s I€kafskym tymem své moznosti.

SMA, spinalni svalova atrofie; SMN1, gen potfebny k vyrobé& SMN proteinu; SMN, protein nezbytny pro pfeziti motorickych neuronut.
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Zavaznost a priznaky SMA

Moind uslysite, Ze se 1ékarsky tym, ktery md na starost Vase dité, odkazuje na
»motorické milniky", coz jsou urcité schopnosti nebo dovednosti, které pomdhaiji
posoudit SMA a jeji postup. Motorické milniky relevantni pro déti s SMA
zahrnuji jejich schopnost:

: O
D p O
I = gAY

Zvednout hlavu Uchopit néco Lézt
do ruky
O % o o 0
(2 Ik
Sedét Pretacet se Stat a chodit

Tyto milniky, spolu s vékem, ve kterém priznaky zacinaiji, slouzi ke stanoveni
z&vaznosti SMA.

Cim dfive se projevi piiznaky SMA, tim je pravdé&podobnéjsi, Ze onemocnéni
bude mit zavazinéjsi pribéh, Protoze déti mohou pii narozeni nebo i pozdé;i
v détstvi vypadat joko zdravé, diagnostika détskych forem SMA je velmi obtiznd.

Drive, zavaznéjsi P

U SMA se piiznaky ¢asto vyskytuji
bé&hem prvnich 6 mésicu Zivota,
ale v nékterych piipadech se mohou
objevit jiz pfed narozenim, piicemz
matky si v§imnou, Ze pohyby jejich
ditéte se v poslednich tydnech
téhotenstvi snizi.

Bez z&sahu nebo 1€Cby maiji déti s téz5imi formami SMA zkrdcenou délku Zivota.
Veasnym lékarskym zdsahem a IéCbou Ize zhorSovdni stavu zpomalit a déti jsou
¢asto schopny dosdhnout milnikd, které se pii prirozeném pribéhu nemoci
dosahuiji jen zfidka.



SMA je onemocnéni s celou radou priznakd,
které se mohou lisit svou zavaznosti

Snizeny pohyb plodu U nejzdvazngjsi formy SMA se priznaky
‘e (SMA typ 0) obvykle zacinaiji projevovat pred
g narozenim.
o Pohyby ditéte se mohou béhem
O téhotenstvi snizit.
P4
1 Neschopnost Pfiznaky se obvykle projevi
S samostatné sedét do 6 mésicu véku a zahrnuiji:
T (SMAtyp 1) L
:g + Spatné ovidddani hlavy
E + Slabé nohy a paze
’g + Potize pfi dychdani a polykdani
)
8 + Slaby kasel a pléc
o) o
4 Schopnost sedét a stat, Piiznaky se obvykle objevuji
g neschopnost samostatné ve véku 6-18 mésicU a zahrnuiji:
N chodit (SMA typ 2)
= + Slabé nohy a paze
Q
3. * Problém posadit se bez pomoci
...:,_: + Zpomaleny motoricky vyvoj
N
g + Potize s polykdnim a kaslem
'S ' Tres
i ~
) + Bolest a potize s pohybem v kloubech
> =
L + Zkrouceni nebo zakfiveni patefe
(%]
]
= + V nékterych pripadech potize
© s dychdanim
Samostatnd chuze Priznaky se obvykle projevuji od raného
(SMA typ 3) détstvi (> 18 mésict) do pozdniho dospivani.

Lidé s touto formou SMA mohou $patné
udrzovat rovnovdhu, mit problémy postavit se
a také pii chtzi nebo zdoldvani schodu.

=
% Samostatnd chiuze V nejmiméjsi formé SMA se piiznaky projevi
- do dospélosti az v dospélosti. Lidé s fouto formou SMA
* (SMA typ 4) obvykle trpi mirnou svalovou slabosti,

bez dychacich potiz.

SMA, spinalni svalova atrofie.
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O pripravku Zolgensma

Pripravek Zolgensma se pouziva k |écbé kojencl a malych déti, které
maji vzacny, zavazny a dédicny stav ,,spinalni svalové atrofie“ (SMA)

Jak pripravek Zolgensma funguje?

Pripravek Zolgensma neméni DNA vaseho ditéte, ale nahrazuje funkci vadného
nebo chybéjiciho genu SMN. Pripravek funguje tak, ze dodavd piné funkeni
kopii genu SMN, kterd pak pomdhd télu produkovat dostatek proteinu SMN.
Kopie genu SMN je pfenesena do bunék, které ho potfebuji pomoci nosice

pro gen, ktery se nazyva ,vektor".

Vektor, ktery doddvd gen SMN, je vyroben
Z upraveného viru nazyvaného adeno-asociovany
virus 9 neboli AAV9. Tento typ upraveného viru

nezpUsobuje u lidi onemocnéni. Prijeho tvorbé
se odstrani vétsina virové DNA a misto ni se
dovnitt viru vlozi novy gen SMN.

AAV, adeno-asociovany virus; DNA, deoxyribonukleova kyselina; SMA, spinélni svalova atrofie
SMN, gen potiebny k vyrob& SMN proteinu; SMN, protein nezbytny pro preziti motorickych neuront



@

4

a Pripravek Zolgensma obsahuje piné

% funkéni kopii genu SMN

=
L
S’ . }

DNA viru je Zolgensma

@ odstranéna
L

O

Gen SMN je umistén uvnitt
modifikovaného viru (AAV9),
ktery u lidi nezpUsobuje
onemocnéni

fe9 ()

Pfipravek Zolgensma se poddvd
Vasemu ditéti intfravendzné (do Zly)

O,

L
Modifikovany virus v pfipravku
Zolgensma prochdzi télem a doddvd
gen SMN do bunék, které ho potrebuiji s

@—

Poskytnutim plné funk&ni kopie genu
SMN pomdhd pfipravek Zolgensma
S télu produkovat dostatek proteinu SMN

Piipravek Zolgensma v pokrocilém stadiu SMA

Pfipravek Zolgensma mlze zachrdnit motorické neurony, které jsou Zivotaschopné,
nedokdze viak pomoci jiz odumielym motorickym neurondm. D&ti s méné zavaznymi
priznaky SMA mohou mit dostatek Zivych motorickych neuront a tak jim Ié¢ba
pripravkem Zolgensma mdze vyznamné prospét. Piipravek Zolgensma nemusi

tak dobre Ucinkovat u déti se zavaznymi priznaky.

AAV, adeno-asociovany virus; DNA, deoxyribonukleova kyselina; SMA, spinalni svalova atrofie; SMN, gen potfebny k vyrobé
SMN proteinu; SMN, protein nezbytny pro preziti motorickych neuronu.
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Vyznamna rizika lécby

Podobné jako vSechny léky, mliZe mit i Zolgensma neZadouci
ucinky, které se ale nemusi vyskytnout u kazdého.

POKUD SE U VASEHO DITETE PROJEVI
JAKEKOLI NEZADOUCI UCINKY,

IHNED KONTAKTUJTE OSETRUJICIHO
LEKARE, NEBO ZDRAVOTNI SESTRU.

Dilezité bezpecnostni informace a kdy vyhledat lékarskou pomoc

Pfed zahdjenim IéCby pripravkem Zolgensma budou Vasemu ditéti
provedeny krevni testy ke kontrole funkce jater, ledvin, mnozstvi krevnich
bunék (v&etné Cervenych krvinek a krevnich desticek) a hladiny troponinu-I.
Po dobu nejméné 3 mésicU po IéCbé bude Vase dité pravidelné
podstupovat odbéry krve pro nezbytnou kontrolu funkci jater a ke
sledovdni zmén hladiny krevnich desticek a troponinu-l. V zdvislosti

na hodnotdch a daliich pfiznacich a symptomech mohou byt nutna

dalsi vysetfeni. O délce trvdni vysetfeni rozhodne 1ékaf vaseho ditéte.

Jaterni problémy

Pokud Vase dité md nebo mélo néjaké problémy

s jatry, informujte o tom Iékarsky tym dfive, nez mu bude
tento pripravek poddn. V nékterych piipadech mize
pfipravek Zolgensma vyvolat imunitni reakci, kterd by
mohla vést ke zvyseni enzymU (bilkovin nachdzejicich se
v téle) produkovanych jatry nebo k poskozeni jater.

Poskozeni jater mize vést k z&dvaznym ndsledkim, véetné
selhdni jater a smrti. MozZné priznaky, které je potfeba sledovat
po poddni tohoto Iéku Vasemu ditéti, zahrnuji zvraceni,
Zloutenku (zezloutnuti kbze nebo bélma oci) nebo snizenou
bdélost. Pokud si viimnete, Ze se u Vaseho ditéte objevi
jakékoli pfiznaky naznacujici poskozeni jater, ihned to sdélte
l€kafi Vaseho ditéte.



Porucha srazeni krve

Pripravek Zolgensma zvysuje riziko vzniku krevnich srazenin

v malych cévdach (trombotickd mikroangiopatie), a to obvykle
bé&hem prvnich 2 tydn¥ po infuzi. Tyto krevni srazeniny mohou
poskodit ledviny Vaseho ditéte. Ihned informujte osetfujiciho
Iékare, pokud si viimnete zndmek a pfiznakyd, jako je vysokd
ndchylnost ke vzniku modfin, epileptické zdchvaty (kfece)
nebo snizeny vydej moci.

Témto pfiznakdm a projevim je tieba vénovat mimorddné
velkou pozornost, protoZze abnormdini srazeni krve (frombotickd
mikroangiopatie) je z&vazné a mize byt Zivot ohrozujici,

pokud neni okamfzité 1éceno.

Nizky pocet krevnich desticek

Pfipravek Zolgensma muze snizovat pocet krevnich desticek
(trombocytopenie), obvykle béhem prvnich 2 tydnd po infuzi,
coz mUze také zpUsobit poruchy srdZeni krve. Moiné piiznaky
nizkého poctu krevnich desticek, které je potfeba sledovat poté,
zahrnuji snadny vznik modfin nebo krvaceni.

Obrafte se okamzité na svého Iékafe, pokud si viimnete piiznakd,
jako jsou modfiny nebo krvdceni po poranéni trvajici delsi dobu
nez obvykle.

Troponin-I

Pripravek Zolgensma muze zvysit hladinu srde¢niho proteinu zvaného
troponin-I, coz mize ukazovat na poskozeni srdce. Proto musite
vénovat pozornost moznym zndmkdm srdecnich potizi u Vaseho
ditéte, jako je svétle Sedd nebo modrd barva kize nebo rtl, potize

s dychdnim (napf. zrychlené dychdni, dusnost), otoky rukou a nohou
nebo bricha.
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Kortikosteroidy

Vase dité bude také uzivat kortikosteroidy (prednisolon nebo
podobnou Idtku) po uréitou dobu pred a po [é¢bé pripravkem
Zolgensma. Délka poddvdni kortikosteroidd Vasemu ditéti po 1écbé
se bude [iSit v z&vislosti na hodnotdch jaternich enzymU a dalsich
priznacich a symptomech a rozhodne o ni lékar Vaseho ditéte.

Tato doba bude trvat minimdiné 2 mésice ale mize byt prodlouzena
a7 po dobu jednoho roku nebo i déle.

Kortikosteroidy pomohou zviddnout imunitni reakci na pripravek
Zolgensma, kterd by mohla vést ke zvyseni hladin jaternich enzym(

a poskozeni jater. DAvku kortikosteroidd, kterou Vase dité dostane,
vypocitd osetfujici Iékar v zavislosti na aktudini hmotnosti ditéte.

Nikdy neprerusujte poddavani kortikosteroidd bez pfedchoziho souhlasu
|ékare a peclivé dodrzujte ddvkovdni Iékafem predepsané. Preruseni
poddvdni, nebo nevhodné snizeni ddvky mohou zdsadné ohrozit
zdravi Vaseho ditéte.

V pfipadé zvraceni nebo pokud neni mozno z jakychkoli ddvodu
podat davku kortikosteroidd, ale také pred zahdjenim I€Cby jinymi
Iéky, je dileZité poradit se s Iékafem, zdravotni sestrou nebo
[ékdrnikem Vadeho ditéte nebo jinym zdravotnickym pracovnikem.

Infekce

Vase dité mdze mit kvUli kortikosteroiddm oslabeny imunitni systém,
coz znamend, ze infekce, které u zdravych lidi obvykle vyvolajt

jen slabé nebo z&dné priznaky, mohou u Vaseho ditéte zpUsobit
zavazné onemocnéni. Pokud u Vaseho ditéte dojde k infekci

(napf. nachlazeni, chfipka nebo bronchiolitida - zdnét dolnich
UsekU dychacich cest) pred nebo po 1€Ebé pripravkem Zolgensma,
mohlo by to vést k jinym zdvazinym komplikacim, které mohou
vyzadovat naléhavou Iékarskou pécii hospitalizaci.



Pokud si vSimnete, Ze se u Vaseho ditéte pred IéCbou prfipravkem
Zolgensma nebo po ni objevi jakékoli pfiznaky svédcici o infekci,
jako napr:

o Kasel

¢+ Sipdni

¢ Kychdni

* Ryma

+ Bolest v krku

+ Horecka

¢+ Prijem

¢« Zvraceni

+ Bolest bricha

Ihned informujte osetiujicino Iékarfe Vaseho ditéte.

Dostatecné dlouho dobu pred IéEbou prfipravkem Zolgensma
a po ni je dUlezité predchdzet infekcim tim, Ze se vyhnete situacim,
které mohou zvysit riziko ndkazy Vaseho ditéte.

Zejména:

- Vy avsichni ostatni blizci s Vasim ditétem muzete prispét
k prevenci infekce dodrzovdnim sprdivné hygieny rukou, spravné
etikety pfi kaslani/kychdni a omezenim moznych kontaktd.

- Vyhybeijte se détskym kolektivim, hfistim, prostfedkim hromadné
dopravy.

- Omezte nebo UpIné zruste rodinné seslosti.

Ockovani

Vzhledem k tomu, Ze kortikosteroidy mohou ovlivnit imunitni systém
téla, mOze se V&S osetiujici I€kaf rozhodnout béhem IECby
kortikosteroidy odlozit jakékoliv ockovdni.

Vase dité by nemélo byt ockovdno bez konzultace s osetfujicim
Iékarem.
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VYHLEDEJTE IHNED LEKARSKOU POMOC,
POKUD SE U VASEHO DITETE PROJEVi

JAKEKOLI Z NASLEDUJICICH ZNAMEK
NEBO PRIZNAKU:

+ Modfiiny nebo krvdceni trvajici déle nez obvykle, pokud
bylo Vase dité zranéno - mohou byt pfiznaky nizkého
poctu krevnich destiCek (frombocytopenie).

+ Vétsi ndchylnost k modiindm, epileptické zachvaty (kfece),
nebo snizeny vydej modéi
- mozné priznaky abnormdalniho srdzeni krve v malych cévdch
(trombotickd mikroangiopatie). Témto pfiznakim je treba
vénovat mimorddné velkou pozornost, protoze abnormdlini
srdzeni krve mUze byt Zivot ohrozujici, pokud neni léceno.

+ Zvraceni, Zloutenka (zeZloutnuti kize nebo ocniho
bé&lma), nebo snizend bdélost - mohou byt pfiznaky
moznych problémU s jatry (véetné jaternino selhdni).

+ Svétle Sedad nebo modrd barva kize, potize s dychdnim
(napf. zrychlené dychdni, dusnost), otok rukou a nohou,
nebo biicha - to mohou byt pfiznaky moznych problémd
se srdcem.

+ Kasel, sipani, kychdni, ryma, bolest v krku nebo horeéka,
zvraceni nebo prujem a bolest bficha - mozné piiznaky
infekce (napf. nachlazeni, chfipka nebo bronchiolitidal).




Lécba pripravkem
Zolgensma

Kroky popsané na nasledujicich strankach Vam a Vasi rodiné
pomohou porozumét, co mliZete dale ocekavat

@ Pred lécbou
@ Den lécby
@ Po |écbé
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1. Pred lécbou

Aby bylo mozné rozhodnout, zda je pfipravek Zolgensma pro Vase dité
vhodny, provede |ékaf vaseho ditéte pred IéEbou testy na protilatky.

AAV9 test na protilatky

&:‘ Profildtky jsou produkovdny imunitnim systémem téla,
aby jej chrdnily pfed onemocnénim. Pfitomnost urcitych
proftildtek, nazyvanych protilatky AAVY, mize zpUsobit
imunitni reakci Vaseho ditéte na pfipravek Zolgensma.
Aby bylo mozné se rozhodnout, zda je pfipravek
vhodny pro Vase dité, provede osettujici I€kar ditéti
pred IéCbou odbér krve na pfitomnost protilatek.

Vase dité mdze mit zvysené hladiny protildtek AAV9. Pokud
se jednd o novorozené dité, mUze se jednat o protilatky,
které byly pfeneseny z matky na dité béhem t&hotenstvi,

a tyto zvySené hodnoty se po narozeni Casto Easem snizuji.
Pokud md Vase dité po prvnim testu zvysenou hladinu
protildtek AAVY, bude po urcité dobé opét testovdno.
Mdate-li jakékoli dotazy, zeptejte se osettujiciho Iékare.

Krevni testy

Pfed IéCbou pfipravkem Zolgensma absolvuje Vase
dité odbéry krve ke kontrole a stanoveni zdkladnich
hladin pro:

+ Funkci jater
¢+ Funkci ledvin

¢+ Mnoizstvi krevnich bunék (v&etné Cervenych
krvinek a krevnich desticek)

+ Hladinu Troponin-I.

Tato méfeni pomohou osetfujicimu 1ékafi porovnat
a kontrolovat dané hladiny u Vaseho ditéte po infuzi.

AAV, adeno-asociovany virus.



Kortikosteroidy
24

24 hodin pred Ié&bou pripravkem Zolgensma
budou Vasemu ditéti poddny kortikosteroidy
(prednisolon nebo podobnd ldtka), které maiji
snizit riziko vzrOstu hladin jaternich enzym0.

)

Davku kortikosteroid urci osetiujici I€kar v zavislosti
na hmotnosti ditéte. Aby bylo dodrzeno sprdvné
ddavkovdani kortikosteroidU, informujte o pripadném
zvraceni pred 1éCbou pripravkem Zolgensma
oSeftfujicino Iékafe nebo zdravotni sestru.

Infekce

~
=

Je dUlezité, abyste ihned informovali o3etiujiciho I1ékafe
nebo zdravotni sestru, pokud se u Vaseho ditéte objevi
priznaky svédcici o infekci pred nebo po poddni pripravku
Zolgensma. Pokud se u Vaseho ditéte pred IéEbou objevi
jakékoli pfiznaky a symptomy naznacuijici infekci, mdze
byt potfebné infuzi odlozit, dokud infekce nevymizi, jelikoz
by to mohlo zpUsobit z&dvazné zdravotni komplikace.

Celkovy zdravotni stav

O

Pred IéCbou je dUleZité, aby bylo Vase dité ve vhodném
celkovém zdravotnim stavu, jinak mdze byt nutné 1écbu
odlozit. To zahrnuje dostatecné zavodneéni (pfijem tekutin),
dobrou vyZivu a nepfitomnost infek&niho onemocnéni.
Pokud mdte pred I1éCbou jakékoli pochybnosti tykajici se
celkového zdravotniho stavu Vaseho ditéte, nevdhejte se

obrdtit na svého détského nebo osetfujiciho Iékare.
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2. Den |écby

Lékarisky tym, ktery pecuje o Vase dité zqjisti, Ze budete presné védét,
co mizZete v den 1éEby oéekdavat a jak se pripravit.

Prednisolon

Prvni ddvka kortikosteroidd (prednisolon nebo podobnd Iatka)
bude poddna Vasemu ditéti 24 hodin pfed poddnim infuze.

V den [éCby dostane Vase dité druhou davku kortikosteroid(
ke spolknuti.

Ddavkovaci rezim kortikosteroidd je dilezity pro zviddnuti
mozného zvyseni hladiny jaternich enzymu. Aby bylo
dodrzeno spravné davkovani kortikosteroidd, informujte

o pfipadném zvraceni po poddni kortikosteroidd osettujiciho
|€kafe nebo zdravotni sestru.

Pripravek Zolgensma bude Vasemu ditéti podan
POUZE jednou.



) \/ Infuze pripravku Zolgensma

/7
/
! 6 Pripravek Zolgensma bude Vasemu ditéti poddn jednou
‘\ Wt/ intfravendzni infuzi (do Zily). To obndsi zavedeni kanyly
Seo-f (tenké plastové trubicky) do jedné z Zil Vaseho ditéte.
Bude zavedena i zdlozni kanyla pro pripad jakychkoli
problému s hlavnim kanylou. Infuze bude poddavdna
osettujicim Iékafem nebo zdravotni sestrou proskolenou
v oblasti lé¢by SMA a bude trvat asi 60 minut.

Davku pripravku Zolgensma, kterou Vase dité dostane,
urci osettujici Iékar v zdvislosti na aktudini hmotnosti ditéte.
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3. Po lécbé

O délce hospitalizace po lécbé pripravkem
Zolgensma rozhodne Vas osetrujici détsky ékar.

Pokud mate jakékoli dotazy, nevahejte se obratit
na lékarsky tym, ktery pecuje o Vase dité.

Mozné nezadouci ucinky
Podobné jako viechny léky, mUZe mit i tento 1€k nezddouci UCinky,
které se ale nemusi vyskytnout u kazdého.

VYHLEDEJTE OKAMZITOU LEKARSKOU POMOC

POKUD SE U VASEHO DITETE PROJEVI _
JAKYKOLIV Z NASLEDUJICICH PRIiZNAKU

+ Modfiiny nebo krvdceni trvajici déle nez obvykle, pokud bylo Vase
dité zranéno - mohou byt pfiznaky nizkého poctu krevnich desticek
(frombocytopenie).

+ Vétsi ndchylnost k modiindm, epileptické zachvaty (kiece)
nebo snizeny vydej modi - mozné projevy nadmérného srdzeni krve
v malych cévdach (trombotickd mikroangiopatie). Témto priznakdm
je tfeba vénovat mimorddné velkou pozornost, protoze tato
porucha muize byt zivot ohrozujici, pokud neni v&as 1é¢ena.

+ Zvraceni, Zloutenka (zezloutnuti kize nebo o¢niho bé&lma) nebo
nadmeérnd Unava a spavost - mohou byt pfiznaky moznych
problémU s jatry (v&etné jaternino selhdni).

+ Svétle $edd nebo modrd barva rtd nebo kize, potize s dychdnim
(napf. zrychlené nebo namdhavé dychdni,), otoky rukou
a nohou nebo bficha - mohou byt priznaky moznych problému
se srdcem.

+ Kasel, sipdni, kychani, ryma, bolest v krku, nebo horeéka,
zvraceni nebo prujem
- mozné priznaky infekce
(napf. nachlazeni, chfipka nebo bronchiolitidal).




Ihned kontaktujte osetiujiciho Iékare nebo zdravotni
sestru, ktera pecuje o Vase dité, pokud se objevi

jakékoli dalsi

SMA, spinalni svalova atrofie.

nezadouci U¢inky. Tyto mohou zahrnovat:

Kortikosteroidy

UZivani kortikoidd denné po dobu 2 mésict po poddni
pfipravku Zolgensma je nezbytné pro Uspésnou lIéCbu.

Toto obdobi mdzZe byt prodlouzeno, pokud hodnoty jaternich
enzymU Vaseho ditéte neklesaji dostateéné rychle, a to

az do okamziku, dokud neklesnou na pfijatelnou Uroven.
Ddvka kortikosteroidd poddvand Vasemu ditéti bude béhem
této doby pomalu snizovdna, dokud nebude mozné IéCbu
Uplné ukondit.

Lékarsky tym, ktery pecuje o Vase dité, rozhodne

a vysvetli Vam, kdy a jak ukonéi léCbu. Aby bylo dodrzeno
spravné ddavkovani kortikosteroidd, informujte o pripadném
zvraceni po poddni kortikosteroid( nebo o jiném vynechdani
davky (z jaokéhokoliv divodu) osettujicino I1ékafe nebo
zdravotni sestru.

Mdate-li jakékoli dotazy tykaijici se kortikosteroid®, obratte se
na lékare, Nikdy neprerusujte poddavdani kortikosteroid

bez predchoziho souhlasu Iékafe a peclivé dodrzujte
ddvkovani lékarem predepsané. Preruseni poddvani,
nebo nevhodné snizeni ddvky mohou zdsadné ohrozit
zdravi Vaseho ditéte.
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Pravidelné krevni testy

V tydnech ndsledujicich po IECbé bude vase dité pravidelné
absolvovat odbéry krve na vysetieni

¢+ Funkce jater - tyto testy se budou pravidelné provdadét
nejméné 3 mésice po léCbé s cilem sledovdni mozného
zvy$eni hladin jaternich enzym(. Pokud se jaterni funkce
Vadeho ditéte po IéCbé pripravkem Zolgensma zhorsi nebo
se U néj objevi jakékoli pfiznaky onemocnéni, bude
neprodlené vysetfeno a peclivé sledovdano Iékarfem.

¢+ Pocet krevnich desticek a hladinu troponinu-I - test bude
probihat po urcitou dobu po [éCbé s cilem sledovat zmény
v krevnich destickdch a hladindch troponinu-I.

V zdvislosti na vysledcich téchto krevnich testd a na dalsich pfiznacich

a symptomech mUze byt nutné provést dalsi vysetieni. Je dilezité pedlivé
dodrzovat pldn odbérd krve a neprodiené hidsit I€kafskému tymu Vaseho
ditéte viechny pfiznaky, které se u né&j po 1éEbé projevi.



Hygiena v souvislosti s biologickym odpadem ditéte
(napr. pouzité pleny)

Cast 1écivé latky v piipravku Zolgensma se mize po 1éEbé
z téla Vaseho ditéte vyluCovat télnimi tekutinami. Vy a dalsi lidé,
ktefi o dité pecuiji, byste méli dodrzovat sprdvnou hygienu
rukou, jak je uvedeno nize, po dobu alespon 1 mésice po infuzi.

EXXXI
]

MESic

Noste ochranné rukavice pii pfimém kontaktu
s télnimi tekutinami (moci), vykaly nebo jinymi
vymésky Vaseho ditéte.

Poté si dUkladné umyjte ruce mydiem
pod teplou tekouci vodou nebo dezinfek&nim
prostfredkem na ruce na bdzi alkoholu.

Pro likvidaci znecisténych plen a jiného odpadu
poufziite dva plastové sdcky. Jednordzové pleny
mohou byt i naddle likvidovdny spolecné

s domdcim odpadem.

Mate-li jakékoli dotazy ohledné likvidace biologickych
odpadnich latek ditéte, porad'te se s détskym lékarem

nebo zdravotni sestrou.
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3. Po léébeé (pokracovani)

Podplirna péce
Presto, ze pripravek Zolgensma doddvd plné funkeni kopii genu SMN,
Vase dité md stdle onemocnéni SMA.

Mezi dalsi podpUrné terapie pouzivané k péci o pacienty s SMA paiffi:

LA D 4

Ortopedickd péce Fyzioterapie Podpora vyzivy,
pfijmu potravy a piti

e O

Podpora dychani, Prevence infekci Odstranéni

napriklad pomoci dychacich cest sekretl

spdankové masky (napf. prevence chripky z dychacich
a zdpalu plic ockovdanim) cest

Tym lékart s Vami bude spolupracovat na

zajisténi potreb podpulrné péce pro Vase dité

SMA, spinalni svalova atrofie; SMN, gen potfebny k vyrobé SMN proteinu; SMN, protein nezbytny pro pfeziti motorickych neuront.



Kdy vyhledat lékarskou pomoc

Mistni asociace

Po celém svété existuje fada sdruzeni pacientl, kterd Vém a Vasemu
ditéti s SMA mohou pomoci. Mohou vdm poskytnout informace o SMA,
nejnovéjsim vyzkumu a podpore komunity. Obratte se na Iékafe nebo
zdravotnicky tym svého ditéte, ktery vém mUze poskytnout informace
o skupindch, které jsou pro vdas blizsi.

Ceska republika - SMAci

V Ceské republice pUsobi pacientskd organizace SMACI, z. s.,
jiejiz cilem je poskytovat pacientdm s SMA a jejich rodindm
informace a podporu potfebnou ke zlepseni kvality jejich Zivota.

Sidlo: Novd 181, Zbuzany, 252 25

Web: www.smaci.cz
E-mail: info@smaci.cz

SMA, spinalni svalova atrofie


mailto:info@smaci.cz
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Bézna slova, kterym je tfreba porozumét

Adeno-asociovany virus 9 (AAV9)

Adeno-asociovany virus 9 (AAV?) je typ viru. AAV? Ize modifikovat tak,
aby nezpUsoboval onemocnéni u lidi. V pripravku Zolgensma je modifikovany
AAV9 vektorem pouzivanym k doddni piné funk&ni kopie genu SMN.

Protilatky

Protildtky produkuje imunitni systém téla, aby ho chrdnil pred nemocemi. Kazdy
typ protildtky je jedinecny a chrdni télo pfed specifickym typem onemocnéni.

Atrofie

Atrofie znamend ubyvdani nebo zmensovdni. Napfiklad sval, ktery ubyvad,
se nazyvd atrofovany sval.

Kortikosteroidy

Kortikosteroidy potlacuji imunitni reakci. Pfi léCbé pfipravkem Zolgensma
se poddavaiji, aby snizily ndrdst hladin jaternich enzym0 atak se zabranilo
poskozeni jater.

Deoxyribonukleovd kyselina (DNA)
DNA nebo deoxyribonukleovd kyselina je nositelem dédicné informace.

Krevni desticky

Typ krevnich télisek, které se nachdzeiji v krvi a jejichz prostfednictvim dochdzi
ke srézeni krve.

Gen

Usek DNA, podle kterého je burika schopnd vytvorit uréitou bilkovinu.
Geny jsou v bunkdch ve dvou kopiich; jedna kopie genu je zdédénd
od matky a druhd od otce.

Genova terapie

Genova terapie je zpUsob IéCby, nebo prevence progrese onemocnéni
pomoci genl. Existuji rizné typy genové terapie, které funguji rznymi zpUsoby.
Mezi né patii nahrazeni chybéjicich nebo oprava gend, které nefunguiji
sprdvné a to pfiddnim nového genu, nebo zastavenim genu, ktery produkuje
pfilis mnoho bilkovin, které se pak stanou pro télo toxickymi.

Genetické onemocnéni

Zdravotni stav zpUsobeny vadnym nebo chybé&jicim genem, nebo geny.
Genetickd onemocnéni se dédi. SMA je prikladem geneticky podminéného
onemocnéni.



Intravendzni infUze

InfUze do Zily pomoci kanyly (plastovd trubicka), ktery se zavdadi
do Zily pomoci jehly.

Motorické neurony

Tyto specidini nervové buriky prendseiji signdly z mozku do svald
a ovlddaiji tak pohyb téla.

Proteiny

Proteiny jsou dUleZité molekuly zapojené do témér viech télesnych funkci.
Proteiny pomdhaiji budovat télesné bunky a zdroven pomdhaiji s jejich
transportem, produkci dilezitych latek, opravou a prezitim.

Nezddouci U¢inek
Nezddoucim UCinkem je vedlejsi, nezamysleny a obvykle nepfiznivy
Ucinek 1éku.

Podrobné informace o tomto IéCivém pfipravku jsou
k dispozici na webovych strankach Evropské agentury
pro léCivé pfipravky:

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

zolgensmai##product-information-section



http://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/

UzZiteéné kontakty

Tato pfiru¢ka informace byla vytvorena spolecnosti Novartis Gene Therapies.
Poskytnuté informace slouzi pouze pro vzdéldvaci Ucely a nemaji nahradit diskusi
s oSetfujicim |ékafem nebo osetfovatelskym tymem. Informace se tykaiji spindini
svalové atrofie a jsou zamysleny jako obecny prehled.

C12309088129/09/2023| Datum piipravy: Z&i 2023

© 2023 Novartis Europharm Limited.
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