Materiat edukacyjny
dla rodzicow

i opiekunoéw,
dotyczacy podania
leku ZOLGENSMA®”

Lekarz Pana/Pani dziecka przekazat Panu/Pani ten przewodnik,
poniewaz Pana/Pani dziecku przepisano lek Zolgensma® (¥).
Ten przewodnik zawiera praktyczne informacje pomagajace

w prowadzeniu rozmowy z lekarzem. Broszure nalezy przeczytac
wraz z ulotka dotaczona do opakowania leku.

Lek Zolgensma bedzie dodatkowo monitorowany. Umozliwi

to szybkie zidentyfikowanie nowych dziatan niepozadanych.
Jesli u Pana/Pani dziecka wystapia jakiekolwiek dziatania
niepozadane, nalezy porozmawiac¢ z lekarzem prowadzacym
dziecko, pielegniarka lub farmaceuta/inna osobga z fachowego
personelu medycznego. Dotyczy to wszelkich mozliwych dziatan
niepozadanych niewymienionych w tym materiale lub w ulotce
dotgczonej do opakowania.

W przypadku jakichkolwiek pytan lub obaw zwigzanych
ze stosowaniem leku Zolgensma nalezy porozmawia¢

z lekarzem prowadzacym, pielegniarka lub farmaceuta/
inna osoba z fachowego personelu medycznego.

) NOVARTIS



SMA, rdzeniowy zanik mie$ni

Ten przewodnik zostat opracowany w celu dostarczenia

odbiorcom przydatnych informacji zwracajacych uwage

na nastepujace zagadnienia:

» Czym jest SMA?

» Czym jest lek Zolgensma i jak dziata

» Waznych informacji o bezpieczenstwie i mozliwych dziataniach
niepozadanych leku Zolgensma

« Poszczegodlnych etapach podania leku Zolgensma

Jedli ma Pan/Pani jakiekolwiek pytania lub obawy dotyczace tego
leku lub stanu zdrowia i samopoczucia Pana/Pani dziecka, nalezy
porozmawiac z lekarzem prowadzacym, pielegniarka lub farmaceuta/
inng osoba z fachowego personelu medycznego.

Przydatne dane kontaktowe

ZOL _ver.3./07/2024_FINAL
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Co to jest SMA?

Rdzeniowy zanik miesni (ang. spinal muscular atrophy, SMA) jest rzadka choroba
genetyczna, w ktérej dochodzi do utraty nerwoéw, co powoduje ostabienie miesni.
Dzieje sie tak, poniewaz specjalne komérki nerwowe kontrolujgce ruchy miesni zwane
motoneuronami ulegaja stopniowemu zniszczeniu, a w konsekwencji przestaja dziatac.

Przechodzenie sygnatéw z mézgu

U 0séb z SMA sygnaty powodujace ruch migsni sa nadal wytwarzane w mézgu.

Motoneurony przestajq dziata¢

Jednak wadliwy gen powoduje, ze specjalne komérki nerwowe zwane motoneuronami,
ktére przewodza sygnaty z rdzenia kregowego do migsni, przestajg dziata¢. Oznacza to, ze
sygnaty odpowiedzialne za ruch pochodzace z mézgu nie moga dotrze¢ do miesni.

Ostabienie migs$ni
Jesli miesnie nie otrzymuja sygnatéw powodujacych ich poruszanie sie (mozliwos¢

kurczenia sie i rozkurczania miesni), miesnie staja sie coraz stabsze (zanikaja).

W SMA zdolnos$¢ myslenia, uczenia sie i budowania relacji pozostaje niezmieniona.

Jakie s objawy SMA?

SMA ma szereg objawéw, ktére moga réznic sie u poszczegdlnych oséb, a takze miec inne
nasilenie. SMA moze mie¢ wptyw na codzienne czynnosci, takie jak oddychanie, jedzenie,
siedzenie, raczkowanie i chodzenie. Im wczesniej objawy SMA wystapia, tym wieksze
prawdopodobienstwo ciezszej postaci SMA.

SMA, rdzeniowy zanik miesni;
ZOL_ver.3./07/2024_FINAL

Jakie sa typy SMA?

W chwili rozpoznania osoby z SMA moga zostac¢ zakwalifikowane do réznych typéw
choroby w zaleznosci od ich wieku w momencie wystgpienia pierwszych objawéw

i maksymalnych zdolnosci funkcjonowania lub tzw. ,kamieni milowych rozwoju
ruchowego”. Kamienie milowe rozwoju ruchowego wazne dla okreslenia typu SMA
wystepujacego u danego dziecka obejmuja zdolnos¢ do:

=

Podnoszenia
gtowy

O

(=

Siedzenia

O,
=

Chwytania przedmiotow

@O

Przewracania sie na boki

Raczkowania

O 0
W

Stania i chodzenia

Wiek
wmomencle | .,y enie | <6 miesiecy =k =ik =18 lat
wystgpienia miesiecy miesiecy
choroby
Mozliw: Moze
y . . siedzie¢, Samodzielne
s wptyw Nie moze . . . .
Zdolno$c¢ . N moze stac, Samodzielne | chodzenie
. na ptod przed | siedzie¢ bez : . ) :
funkcjonalna . . nie moze chodzenie do wieku
urodzeniem podparcia "
chodzi¢ dorostego
samodzielnie
Klasyfikacja SMA typu 0 SMA typu 1 SMA typu 2 SMAtypu3 | SMAtypu4
Nasilenie Wczesniejsze, o wigkszym nasileniu  Pdzniejsze, o mniejszym nasileniu

Bez interwencji lub leczenia dzieci z ciezszymi postaciami SMA maja krétsza dtugosé
zycia. Przy wczesnej interwencji medycznej i podjeciu leczenia pogorszenie stanu dziecka
mozna spowolni¢, a dzieci czesto sg w stanie osiggna¢ kamienie milowe, co rzadko byto
obserwowane w naturalnym przebiegu choroby.

SMA, rdzeniowy zanik miesni

ZOL_ver.3./07/2024_FINAL
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6 | INFORMACJE O SMA

Co powoduje SMA?

Biatko zwane biatkiem warunkujacym przezycie motoneuronéw (SMN, ang. survival motor
neuron) ma kluczowe znaczenie dla prawidtowego funkcjonowania motoneuronéw.

Bez biatka SMN motoneurony w rdzeniu kregowym przestaja dziatac i nastepuje
ostabienie miesni. Biatko SMN jest wytwarzane w organizmie przy udziale genéw SMN.

W SMA gtéwny gen SMN o nazwie SMNT jest wadliwy lub nie wystepuje. Jest takze
drugi gen SMN o nazwie SMN2, ktéry dziata troche jak ,gen zapasowy” i wytwarza tylko
niewielka ilos¢ biatka SMN. W SMA biatko SMN jest wytwarzane w zbyt matych ilosciach,
a motoneurony przestaja dziata¢, co powoduje ostabienie miesni.

Wadliwy gen SMN1
lub jego brak

Nieprawidiowy Gen SMN2
motoneuron

Zanik mies$ni Niewystarczajaca ilos¢ funkcjonalnego
biatka SMN (okoto 10%)

. Funkcjonalne biatko SMN 6 Niefunkcjonalne biatko SMN

SMA, rdzeniowy zanik miesni;

SMN, biatko warunkujace przezycie motoneuronéw ZOL _ver.3./07/2024_FINAL
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Jak mozna zachorowaé¢ na SMA?

SMA jest zazwyczaj chorobg dziedziczong, jednak sporadycznie wywotuje ja losowy btad
w obrebie genu SMN1.

Dzieci dziedzicza dwie kopie genu SMNT, po jednej od kazdego rodzica. Potowa
informacji genetycznych dziecka pochodzi od matki, a potowa od ojca.

Osoby z jedng prawidtowa kopia genu SMNT i jedna wadliwa kopig nazywamy nosicielami
i w normalnych warunkach nie wykazujg one zadnych objawéw SMA. Jesli oboje rodzice
s nosicielami, istnieje 25% prawdopodobienistwo, ze ich dziecko odziedziczy SMA

i wystapia u niego objawy choroby.

Okoto 1 na 50 os6b
jest nosicielami SMA

SMA wystepuje u okoto 1 na 10 000 - 12 000
zywych urodzen, niezaleznie od rasy i pici

? o

Nosiciel

Posiada wadliwg Posiada wadliwg

i prawidtowa kopie genu SMN1 O i prawidtowa kopie genu SMN1

N

) > O
B S O

Nosiciel Osoba zSMA

Dziecko odziedziczyto prawidtowa
kopie i wadliwa kopie genu SMN1
i w ten sposéb staje sie nosicielem SMA

Dziecko odziedziczyto
prawidtowa kopie
genu SMN1 od kazdego
rodzica i dlatego
choroba nie wystapi

Dziecko odziedziczyto
wadliwa kopie genu
SMN1 od kazdego
zrodzicdw i dlatego
choruje na SMA

SMA, rdzeniowy zanik migsni;

SMN, biatko warunkujgce przezycie motoneuronéw ZOL _ver.3./07/2024_FINAL
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8 | INFORMACJE O LEKU ZOLGENSMA

Co to jest lek Zolgensma?

Lek Zolgensma to produkt przeznaczony do leczenia niemowlat
i matych dzieci z SMA. Leczenie produktem Zolgensma nazywane
jest ,terapia genowq”.

Lek Zolgensma jest wytwarzany ze zmodyfikowanego wirusa AAV9, zawierajacego

w petni funkcjonujaca kopie genu SMN (tego genu, ktéry jest wadliwy w SMA). Wirus AAV9
zawarty w leku Zolgensma jest wykorzystywany do przeniesienia genu zastepczego do
organizmu oraz do komérek, w ktérych jest potrzebny.

(1) cm—
@ O @

AAV9 AAV9 z usunietym  Zolgensma

DNA
G

O

W leku Zolgensma gen SMN

jest umieszczony wewnatrz
zmodyfikowanego wirusa (AAV9),
niewywotujacego choroby u ludzi.

Lek Zolgensma
jest podawany dziecku dozylnie.

@ Zolgensma

Zmodyfikowany wirus zawarty w leku
Zolgensma przemieszcza sie po organizmie
dostarczajac gen SMN do komorek,

w ktérych jest potrzebny.

Zolgensma Komérki dziecka

Dostarczajac w petni funkcjonujaca kopie
genu SMN, Zolgensma pomaga organizmowi
w wytwarzaniu wystarczajacej ilosci biatka SMN.

Biatko SMN

AAV, wirus zwigzany z adenowirusami;

DNA, kwas deoksyrybonukleinowy;

SMA, rdzeniowy zanik migs$ni;

SMN, biatko warunkujace przezycie motoneuronéw

ZOL_ver.3./07/2024_FINAL
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Zolgensma w zaawansowanej postaci SMA

Zolgensma zapobiega obumieraniu motoneuronéw, ale nie moze uratowac¢ obumartych
motoneuronéw. Dzieci z fagodniejszymi objawami SMA moga posiada¢ wystarczajaca liczbe
motoneuronéw, aby odnies¢ korzys¢ z leczenia lekiem Zolgensma. Leczenie moze nie by¢ réwnie
skuteczne u dzieci z ciezkimi objawami.

SMA, rdzeniowy zanik miesni

ZOL_ver.3./07/2024_FINAL
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10 | ZROZUMIENIE ZAGROZEN

Zagrozenia zwigzane z lekiem Zolgensma

Jak kazdy lek, Zolgensma moze powodowac dziatania niepozadane,
chociaz nie u kazdego one wystapia.

JESLI U PANA/PANI DZIECKA WYSTAPIA JAKIEKOLWIEK
DZIALANIA NIEPOZADANE, NALEZY NATYCHMIAST

POROZMAWIAC Z LEKARZEM PROWADZACYM,
PIELEGNIARKA LUB FARMACEUTA/INNA OSOBA
Z FACHOWEGO PERSONELU MEDYCZNEGO.

Wazne informacje o bezpieczenstwie i kiedy nalezy zgtosic sie
po pomoc medyczna.

Choroby watroby

Przed podaniem leku Zolgensma nalezy poinformowac lekarza

o wystepowaniu u dziecka probleméw z watroba, obecnie lub

w przesztosci. W niektérych przypadkach Zolgensma moze powodowac
odpowiedz immunologiczng, prowadzaca do zwiekszenia aktywnosci
enzymoéw (biatek znajdujacych sie w organizmie) wytwarzanych przez
watrobe lub do uszkodzenia watroby.

Uszkodzenie watroby moze mie¢ powazne skutki, w tym niewydolnos¢
watroby i zgon. Mozliwe objawy, na ktére nalezy zwréci¢ uwage po podaniu
leku Zolgensma, obejmujg wymioty, z6ttaczke (zazétcenie skory i biatkéwek
oczu) lub zmeczenie. Nalezy natychmiast skontaktowac sie z lekarzem
prowadzacym w przypadku zauwazenia u dziecka wszelkich objawéw
sugerujacych uszkodzenie watroby.

Nieprawidtowe krzepniecie krwi

Lek Zolgensma moze zwieksza¢ ryzyko nieprawidtowego krzepniecia
krwi w matych naczyniach (mikroangiopatia zakrzepowa), na ogé6t w ciagu
pierwszych 2 tygodni po leczeniu lekiem Zolgensma. Zakrzepy krwi moga
wptywac na czynnosc¢ nerek pacjenta. Nalezy natychmiast poinformowacd
lekarza w przypadku zauwazenia takich objawow, jak fatwe powstawanie
siniakéw, napady drgawkowe lub zmniejszenie ilosci wydalanego moczu.

Nalezy zwréci¢ szczegdlnie baczna uwage na te objawy przedmiotowe
i podmiotowe, poniewaz zaburzenia krzepniecia krwi (mikroangiopatia
zakrzepowa) sa powazne i moga zagrazac zyciu, jesli nie beda leczone.

ZOL _ver.3./07/2024_FINAL
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Mata liczba ptytek krwi

Lek Zolgensma moze zmniejsza¢ liczbe ptytek krwi (matoptytkowos¢),

na ogét w ciggu pierwszych 3 tygodni po leczeniu lekiem Zolgensma. Mozliwe
objawy wynikajace z matej liczby ptytek krwi, na ktére nalezy zwréci¢ uwage
po podaniu leku Zolgensma, obejmujg tatwe zasinienie lub krwawienie.

Nalezy porozmawia¢ z lekarzem w przypadku stwierdzenia takich
objawoéw, jak powstawanie siniakéw lub krwawienie trwajace dtuzej niz
zwykle po skaleczeniu sie przez dziecko.

Podwyzszony poziom troponiny |

Zolgensma moze zwiekszac stezenie biatka zwanego troponing |,

ktére moze wskazywac na uszkodzenie serca. Nalezy zwréci¢ uwage

na mozliwe objawy zaburzen serca po podaniu dziecku leku Zolgensma,
takie jak bladoszare lub bladoniebieskie zabarwienie skory, trudnosci

w oddychaniu (np. szybki oddech, dusznos¢), obrzek ramion i nég oraz
brzucha.

U dziecka zostang wykonane badania krwi, aby sprawdzi¢
funkcjonowanie watroby, nerek, liczbe krwinek (w tym krwinek
czerwonych i ptytek krwi) oraz stezenie troponiny | przed
podaniem leku Zolgensma.

Przez co najmniej 3 miesigce po leczeniu u dziecka beda
regularnie wykonywane badania krwi, aby oceni¢ czynnos¢

watroby i monitorowac liczbe ptytek krwi i stezenie
troponiny. Moze zajs¢ konieczno$¢ wykonania dalszych
badan w zaleznosci od tych wartosci oraz innych objawéw
przedmiotowych i podmiotowych. Okres monitorowania
stanu pacjenta po podaniu leku Zolgensma zostanie
okreslony przez lekarza.

Nalezy zapoznac sie z ulotka dofaczona do opakowania leku, aby uzyska¢ wiecej informacji.
W razie pytan nalezy zwrdéci¢ sie do zespotu medycznego prowadzacego leczenie.

ZOL _ver.3./07/2024_FINAL
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12| ZROZUMIENIE ZAGROZEN

Zagrozenia zwigzane z lekiem Zolgensma
(cigg dalszy)

Jak kazdy lek, Zolgensma moze powodowac dziatania niepozadane,
chociaz nie u kazdego one wystapia.

JESLI U PANI/PANA DZIECKA WYSTAPIA JAKIEKOLWIEK
DZIALANIA NIEPOZADANE, NALEZY NATYCHMIAST

POROZMAWIAC Z LEKARZEM PROWADZACYM,
PIELEGNIARKA LUB FRMACEUTA/INNA OSOBA
Z FACHOWEGO PERSONELU MEDYCZNEGO.

Uczulenia

Pani/Pana dziecko nie moze otrzymac leku Zolgensma, jesli ma uczulenie
na ktérykolwiek ze sktadnikow leku (skfadniki sg wymienione
w punkcie 6. ulotki dotaczonej do opakowania leku).

Kortykosteroidy

Przez pewien czas przed i po leczeniu lekiem Zolgensma dziecko otrzyma réwniez
kortykosteroidy (prednizolon lub jego odpowiednik). Czas trwania leczenia
kortykosteroidami u dziecka po otrzymaniu leku Zolgensma bedzie zalezat

od wartosci enzymoéw watrobowych oraz od innych objawdéw przedmiotowych

i podmiotowych; czas ten zostanie ustalony przez lekarza prowadzacego. Okres
podawania kortykosteroidéw bedzie wynosit minimum 2 miesiace.

Kortykosteroidy pomagaja w leczeniu ewentualnego zwiekszenia aktywnosci
enzymow watrobowych, ktére moze pojawic sie u dziecka jako odpowiedz
immunologiczna na lek Zolgensma. Dawka kortykosteroidu, jaka bedzie
podawana Pani/Pana dziecku, zostanie ustalona przez lekarza prowadzacego
na podstawie masy ciata dziecka.

Podczas podawania kortykosteroidu u dziecka moga wystapi¢ nowe zakazenia lub
inne typowe choroby wieku dzieciecego, ktére moga wymagac podania innych lekow.
Przed leczeniem wszelkimi innymi lekami lub w razie jakichkolwiek pytan dotyczacych
kortykosteroidéw wazne jest, aby skonsultowac sie z lekarzem prowadzacym,
pielegniarka lub farmaceuta/inng osoba z fachowego personelu medycznego.

ZOL _ver.3./07/2024_FINAL
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Zolgensma a inne leki

Lek Zolgensma zostanie podany Pana/Pani dziecku tylko raz. Nalezy powiedzie¢
lekarzowi prowadzacemu lub pielegniarce o wszystkich innych lekach, ktére

dziecko przyjmuje, przyjmowato ostatnio lub planuje przyjmowac.

Zakazenia

Pana/Pani dziecko moze mie¢ ostabiony uktad odpornosciowy (obronny) w wyniku
przyjmowania kortykosteroiddw, co oznacza, ze zakazenia, ktére osoby zdrowe
zazwyczaj zwalczaja, moga by¢ przyczyna powaznej choroby u Pana/Pani dziecka.
Jesli u Pani/Pana dziecka wystapi zakazenie (np. przeziebienie, grypa lub zapalenie
oskrzeli) przed lub po podaniu leku Zolgensma, moze ono doprowadzi¢ do innych,
ciezszych powiktan, ktére moga wymagac pilnej pomocy medycznej.

Nalezy natychmiast poinformowac¢ lekarza prowadzacego w przypadku
zauwazenia u dziecka ktéregokolwiek z nastepujacych objawéw przedmiotowych
i podmiotowych sugerujacych wystepowanie zakazenia przed lub po leczeniu
lekiem Zolgensma:

+ Kaszel + Kichanie « Bodlgardta

« Swiszczacy oddech - Katar + Goraczka

Wazne jest, by przed i po leczeniu lekiem Zolgensma zapobiegac zakazeniom
przez unikanie sytuacji zwiekszajacych ryzyko wystapienia zakazenia u dziecka.
Opiekunowie dziecka i inne osoby majace bliski kontakt z dzieckiem moga
pomoc w zapobieganiu zakazeniom przez przestrzeganie wiasciwej higieny rak,
zastanianie ust podczas kichania/kastania i ograniczenie potencjalnych kontaktow
dziecka z innymi osobami.

ZOL _ver.3./07/2024_FINAL
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14| ZROZUMIENIE ZAGROZEN PODANIE LEKU ZOLGENSMA | 15

Zagrozenia zwigzane z lekiem Zolgensma Podanie leku Zolgensma
(cigg dalszy)

Etapy opisane na kolejnych stronach pomoga Panu/Pani

. ; i Pana/Pani rodzinie zrozumie¢, czego nalezy sie spodziewac
PODSUMOWUJAC, NALEZY PILNIE ZGLOSIC SIE PO w nastepnej kolejnosci.

POMOC MEDYCZNA, JESLI U PANI/PANA DZIECKA H

WYSTAPI KTORYKOLWIEK Z PONIZSZYCH OBJAWOW: O

Przed podaniem

Zasinienie lub krwawienie trwajace dtuzej niz zwykle po zranieniu -
moga to by¢ objawy matej liczby ptytek krwi (matoptytkowosc)

Latwe powstawanie siniakéw, napady drgawkowe lub
zmniejszenie ilosci wydalanego moczu - moga to by¢ objawy
nieprawidtowego krzepniecia krwi w matych naczyniach krwionosnych
(mikroangiopatia zakrzepowa). Nalezy zwréci¢ szczegdlnie baczna . )
uwage na te objawy przedmiotowe i podmiotowe, poniewaz Dzien pOdanla leku
zaburzenia krzepniecia moga zagrazac zyciu, jesli nie beda leczone
Wymioty, z6ttaczka (zaz6tcenie skdry lub biatkéwek oczu) lub
zmeczenie —- moga to by¢ objawy mozliwych zaburzenh watroby

(w tym niewydolnosci watroby)

Bladoszare lub bladoniebieskie zabarwienie skory, trudnosci

w oddychaniu (np. szybkie oddychanie, duszno$¢), obrzek ramion
inég lub brzucha - moga to by¢ objawy mozliwych zaburzen serca

Po podaniu

Kaszel, Swiszczacy oddech, kichanie, katar, bél gardta lub goraczka
- moga to by¢ objawy zakazenia (np. przezigbienia, grypy lub zapalenia
oskrzeli)

ZOL _ver.3./07/2024_FINAL ZOL _ver.3./07/2024_FINAL
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1. Przed podaniem

Aby zdecydowag, czy lek Zolgensma jest odpowiedni
dla Pani/Pana dziecka, przed leczeniem lekarz prowadzacy
zleci badania na obecnos$¢ przeciwciat. E 24 Na 24 godziny przed podaniem leku Zolgensma Pani/Pana dziecko

Kortykosteroidy

otrzyma kortykosteroidy (prednizolon lub jego odpowiednik), aby

Badanie na obecnos¢ przeciwciat przeciwko AAV9

Przeciwciata sg wytwarzane przez uktad immunologiczny cztowieka,
aby chroni¢ nas przed chorobami. Obecnos$¢ pewnych przeciwciat,
zwanych przeciwciatami AAV9, moze wywotac¢ u Pana/Pani dziecka
odpowiedz immunologiczng na lek Zolgensma. Aby poméc
zdecydowag, czy lek Zolgensma jest odpowiedni dla Pana/Pani
dziecka, lekarz prowadzacy zleci przed podaniem badanie

na obecnos$¢ przeciwciat.

U Pana/Pani dziecka moze wystapi¢ zwiekszony poziom przeciwciat
przeciwko AAV9. U noworodkdw moga to by¢ przeciwciata
przeniesione z organizmu matki do organizmu dziecka podczas
Cigzy i te zwiekszone wartosci czesto zmniejszaja sie w miare uptywu
czasu po urodzeniu. Jedli u Pana/Pani dziecka wystapi podwyzszony
poziom przeciwciat przeciwko AAV9 w pierwszym badaniu, dziecko
bedzie kwalifikowato sie do ponownego badania po pewnym
czasie. W razie jakichkolwiek pytan nalezy zwrdécic sie do lekarza
prowadzacego.

Badania krwi

Przed podaniem leku Zolgensma u dziecka zostang wykonane
badania krwi, aby sprawdzic¢ i ustali¢ wyjsciowe wartosci oceniajace:

« Czynnos¢ watroby

+ Czynnos¢ nerek

« Liczbe krwinek (w tym krwinek czerwonych i ptytek krwi)
« Stezenie troponiny |

Te badania pomoga lekarzowi monitorowac stan pacjenta
po podaniu leku Zolgensma.

AAV, wirus zwigzany z adenowirusami ZOL _ver.3./07/2024_FINAL

zapobiec potencjalnemu zwiekszeniu aktywnosci enzymdéw watrobowych.

Dawka kortykosteroidu podana Pani/Pana dziecku zostanie ustalona
przez lekarza prowadzacego na podstawie masy ciata. Aby upewnic sie,
Ze Pana/Pani dziecko na pewno otrzymato dawke kortykosteroidu, nalezy
poinformowac lekarza prowadzacego, pielegniarke lub farmaceute/inng
osobe z fachowego personelu medycznego o ewentualnych wymiotach
wystepujacych przed podaniem leku Zolgensma.

g

Zakazenia

Wazne jest, by natychmiast poinformowac lekarza prowadzacego,
pielegniarke lub farmaceute/inna osobe z fachowego personelu
medycznego, jesli u Pana/Pani dziecka wystapia objawy sugerujace
zakazenie przed lub po leczeniu lekiem Zolgensma. Jesli jakiekolwiek
objawy przedmiotowe i podmiotowe sugerujace zakazenie wystapia
przed podaniem leku Zolgensma, infuzja moze zosta¢ opdzniona

do czasu ustgpienia zakazenia. Jesli objawy u Pana/Pani dziecka wystapia
po podaniu leku Zolgensma, moze to spowodowac wystapienie
powiktan, ktére moga wymagac pilnej pomocy medycznej.

Objawy mozliwego zakazenia, patrz strona 13.

Ogolny stan zdrowia

Wazne jest, by przed otrzymaniem leku Zolgensma ogdlny stan zdrowia
Pana/Pani dziecka byt wystarczajaco dobry, w przeciwnym razie leczenie
moze zosta¢ odroczone. Dotyczy to nawodnienia, stanu dobrego
odzywienia i braku aktywnych zakazen. W przypadku jakichkolwiek
watpliwosci dotyczacych ogdélnego stanu zdrowia Pana/Pani dziecka
przed leczeniem lekiem Zolgensma nalezy porozmawia¢ z lekarzem
prowadzacym, pielegniarka lub farmaceuta/inng osoba z fachowego
personelu medycznego.

ZOL _ver.3./07/2024_FINAL
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2. Dzien podania leku 3. Po podaniu

Zespot medyczny prowadzacy leczenie Pana/Pani dziecka poinformuje Pana/
Pania doktadnie, czego nalezy oczekiwa¢ w dniu podania leku i jak sie do niego
przygotowac.

Czas trwania hospitalizacji po podaniu leku
Zolgensma zostanie ustalony przez lekarza

prowadzacego. W razie jakichkolwiek pytan
nalezy zwrdci¢ sie do zespotu medycznego
prowadzacego leczenie dziecka.

Prednizolon

Pierwsza dawka kortykosteroidu (prednizolon lub jego odpowiednik)
zostanie podana Pana/Pani dziecku na 24 godziny przed podaniem leku
Zolgensma. Informacje o dawkowaniu kortykosteroidow przed podaniem
leku Zolgensma, patrz strona 17.

Mozliwe dziatania niepozadane

W dniu podania leku Pana/Pani dziecko otrzyma druga dawke doustnego
kortykosteroidu (prednizolonu lub jego odpowiednika), zgodnie

Jak kazdy lek, Zolgensma moze powodowac dziatania niepozadane, chociaz nie u kazdego
one wystapia.

z zaleceniem lekarza. Schemat dawkowania kortykosteroidéw jest wazny
w leczeniu zwiekszenia aktywnosci enzyméw watrobowych i bedzie
stosowany przez pewien czas po leczeniu. Informacje o dawkowaniu
kortykosteroidéw po leczeniu lekiem Zolgensma, patrz strona 21.

Aby upewni¢ sig, ze Pana/Pani dziecko na pewno otrzymato dawke
kortykosteroidu, nalezy poinformowac lekarza prowadzacego, pielegniarke lub
farmaceute/inng osobe z fachowego personelu medycznego o ewentualnych
wymiotach wystepujacych po otrzymaniu dawki kortykosteroidu.

ONE

Lek Zolgensma zostanie podany Pana/Pani dziecku
tylko JEDEN RAZ.

-
,

/

' 60
[}

\ ,
\  MINUTES
\ ’

SMA, rdzeniowy zanik migs$ni

Podanie leku Zolgensma

Lek Zolgensma zostanie podany Pana/Pani dziecku w jednorazowej
infuzji dozylnej. Oznacza to umieszczenie cewnika (wenflonu) w jednej
z zyt dziecka. Zostanie takze zatozony drugi, rezerwowy cewnik na
wypadek niedroznosci cewnika gtéwnego. Infuzja zostanie podana
przez lekarza lub pielegniarke. Infuzja potrwa okoto 60 minut.

llos¢ leku Zolgensma podana Pana/Pani dziecku zostanie ustalona
przez lekarza na podstawie masy cafa dziecka.

ZOL_ver.3./07/2024_FINAL

NALEZY PILNIE ZGLOSIC SIE PO POMOC MEDYCZNA, JESLI

U PANA/PANI DZIECKA WYSTAPI KTOREKOLWIEK Z PONIZSZYCH
CIEZKICH DZIALAN NIEPOZADANYCH LUB OBJAWOW

« Zasinienie lub krwawienie trwajgce dtuzej niz zwykle po zranieniu - moga to by¢
objawy matej liczby ptytek krwi (matoptytkowos¢)

« Latwe powstawanie siniakéw, napady drgawkowe lub zmniejszenie ilosci
wydalanego moczu - mogga to by¢ objawy nieprawidtowego krzepniecia krwi
w matych naczyniach krwiono$nych (mikroangiopatia zakrzepowa). Nalezy zwréci¢
szczegolnie baczna uwage na te objawy przedmiotowe i podmiotowe, poniewaz
zaburzenia krzepniecia krwi moga zagrazac zyciu, jesli nie sg leczone

« Wymioty, z6ttaczka (zazdtcenie skéry lub biatkdwek oczu) lub zmeczenie - moga
to by¢ objawy mozliwych zaburzen watroby (w tym niewydolnosci watroby)

« Bladoszare lub bladoniebieskie zabarwienie skory, trudnosci z oddychaniem
(np. szybkie oddychanie, dusznos¢), obrzek ramion i nég lub brzucha - moga to
by¢ objawy mozliwych zaburzen serca

« Kaszel, swiszczacy oddech, kichanie, katar, b6l gardta lub goraczka - moga to
by¢ objawy zakazenia (np. przezigbienia, grypy lub zapalenia oskrzeli)

U
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3. Po leczeniu (cigg dalszy)

Nalezy natychmiast poinformowa¢ zespot medyczny prowadzacy leczenie dziecka,
jesli u Pana/Pani dziecka wystapia jakiekolwiek inne dziatania niepozadane. Moga
one obejmowac:

Dawkowanie kortykosteroidéw po podaniu
leku Zolgensma

Przez okoto 2 miesigce po podaniu leku Zolgensma Pana/Pani dziecko bedzie
codziennie przyjmowato kortykosteroidy. Ten okres moze zosta¢ wydtuzony,

i uwieceiniz 1 na 1 .
Bardzo czesto (moga wystapic u wigcej niz 1 na 10 0s6b) jesli aktywnos¢ enzymoéw watrobowych u Pana/Pani dziecka nie zmniejszy sie

+  Zwiekszona aktywno$¢ enzymoéw watrobowych widoczna w badaniach krwi wystarczajaco szybko do wartosci prawidtowych. Dawka kortykosteroidu
podawana Pana/Pani dziecku bedzie w tym czasie powoli zmniejszana

Czesto (moga wystapi¢ u mniej niz 1 na 10 0s6b) az do momentu, gdy leczenie bedzie mogto zosta¢ zupetnie zakoriczone.

« Wymioty Zespdt medyczny prowadzacy leczenie Pana/Pani dziecka zdecyduje

. Goraczka i wyjasni, kiedy i jak zakoriczy¢ podawanie kortykosteroiddw. Aby upewnic sie,

ze Pana/Pani dziecko nie pomineto zadnej dawki kortykosteroidu, nalezy
powiedzie¢ lekarzowi prowadzacemu, pielegniarce lub farmaceucie/innej
osobie z fachowego personelu medycznego, jesli u dziecka wystapia wymioty

. L. . lub dojdzie do pominiecia dawki (z dowolnej przyczyny) po podaniu leku
\ Zglaszanie dziatan niepozadanych: U Zolgensma.

o
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Jesli u Pana/Pani dziecka wystapia jakiekolwiek dziatania niepozadane W razie jakichkolwiek pytan dotyczacych kortykosteroidéw nalezy

lub je$li ma Pan/Pani obawy co do stanu zdrowia Pana/Pani dziecka,  © porozmawiac z lekarzem prowadzacym, pielegniarka lub farmaceuta/inng
nalezy natychmiast powiedzie¢ o tym lekarzowi prowadzacemu, osoba z fachowego personelu medycznego.

pielegniarce lub farmaceucie/innej osobie z fachowego personelu

medycznego.

Dotyczy to wszelkich ewentualnych dziatan niepozadanych wymienionych
i niewymienionych w tym materiale lub w ulotce dotaczonej do opakowania leku.

Dziatania niepozgdane mozna takze zgtaszac bezposrednio do Departamentu
Monitorowania Niepozadanych Dziatar Produktéw Leczniczych Urzedu Rejestracji
Produktéw Leczniczych, Wyrobédw Medycznych i Produktéw Biobéjczych

Al. Jerozolimskie 181C

PL-02 222 Warszawa

Tel.: + 48 22 49 21 301

Faks: + 48 22 49 21 309

Strona internetowa: https://smz.ezdrowie.gov.pl

Zgtaszajac dziatania niepozadane, moze Pan/Pani pomdc zgromadzi¢ wiecej
informacji na temat bezpieczerstwa stosowania tego leku.
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Regularne badania kontrolne

Po leczeniu lekiem Zolgensma Pana/Pani dziecko bedzie pozostawato pod
regularnym nadzorem specjalnego zespotu medycznego. Pana/Pani dziecko
bedzie w razie potrzeby musiato zgtaszac sie na wizyty kontrolne, zaréwno
rutynowe, jak i wyznaczone w sytuacji, gdy u Pana/Pani dziecka wystapig
dziatania niepozadane lub gdy bedzie Pan/Pani miaf(a) jakiekolwiek
watpliwosci lub pytania.

U pacjentéw z SMA konieczny jest odpowiedni standard opieki, ktory
zostanie zapewniony. Wazne jest, by omoéwic z lekarzem prowadzacym
sposéb wspierania Pana/Pani dziecka przez zesp6t medyczny.

Regularne badania krwi

Po podaniu leku Zolgensma Pana/Pani dziecko bedzie poddawane

regularnym badaniom krwi w celu oceny:

+ czynnosci watroby — te badania beda wykonywane przez co najmniej
3 miesigce po podaniu w ramach monitorowania zwiekszonej
aktywnosci enzymoéw watrobowych. Jesli po leczeniu, czyli po
jednorazowym podaniu leku Zolgensma, czynno$¢ watroby Pana/Pani
dziecka pogorszy sie lub jesli dziecko bedzie wykazywa¢ jakiekolwiek
objawy choroby, dziecko zostanie poddane szybkiej ocenie i $cistemu
monitorowaniu przez lekarza prowadzacego

+ liczby ptytek krwi i stezenia troponiny | - te badania beda wykonywane
przez pewien czas po podaniu w ramach monitorowania zmian liczby
ptytek krwi i stezenia troponiny |

W zaleznosci od wynikéw tych badan krwi, a takze innych objawéw

przedmiotowych i podmiotowych konieczne moze by¢ przeprowadzenie

dalszych badan. Wazne jest, by $cisle przestrzega¢ harmonogramu badan

krwi oraz by natychmiast zgtasza¢ zespotowi medycznemu opiekujacemu sie

Pana/Pani dzieckiem wszystkie objawy przedmiotowe i podmiotowe,

ktore wystapiag u dziecka po otrzymaniu leczenia.

ZOL _ver.3./07/2024_FINAL
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3. Po leczeniu (cigg dalszy)

Postepowanie z wydalinami dziecka

Czes$¢ substancji czynnej leku Zolgensma moze by¢ tymczasowo wydalana
z wydalinami dziecka. Zaréwno Pan/Pani, jak i inne osoby zajmujace sie
dzieckiem powinny przestrzegac zasad prawidtowej higieny rak zgodnie

z podanymi nizej wskazédwkami przez co najmniej 1 miesiac

po otrzymaniu przez dziecko leku Zolgensma.

Nalezy zaktadac rekawiczki ochronne podczas
& bezposredniego kontaktu z ptynami ustrojowymi (moczem)
lub wydalinami dziecka (katem).

alkoholu.

or Po kontakcie nalezy starannie my¢ rece mydtem pod
@ biezacg wodg lub stosowac srodek odkazajacy na bazie

Nalezy uzywa¢ podwdjnych torebek plastikowych w celu
wyrzucenia zabrudzonych pieluszek lub innych odpadéw.

& Pieluchy jednorazowe nalezy wrzuca¢ do domowych
pojemnikéw na $mieci.

W razie pytan, jak postepowac z wydalinami dziecka, nalezy zwréci¢

sie do lekarza prowadzacego, pielegniarki lub farmaceuty/innej
osoby z fachowego personelu medycznego.

ZOL _ver.3./07/2024_FINAL
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o Kiedy zgtosi¢ sie po pomoc medyczn
3. Po podaniu (ciqg dalszy) yzg ¢pop yczna

Opieka wspomagajaca Nalezy pilnie skontaktowac sie z lekarzem,

jesli wystapi ktorakolwiek z ponizszych sytuacji:

Mimo Ze lek Zolgensma dostarcza w petni funkcjonalng kopie genu SMN, Pana/Pani
dziecko nadal choruje na SMA.

Opieka wielospecjalistyczna nad pacjentami z SMA obejmuje réwniez:
W niektdrych przypadkach lek Zolgensma moze wplywac na funkcjonowanie watroby
i prowadzi¢ do uszkodzenia watroby. Mozliwe objawy, na ktdre nalezy zwrdci¢ uwage
O po otrzymaniu leku przez dziecko, to wymioty, z6ttaczka (zazotcenie skory i biatkdwek

oczu) lub zmeczenie.
\</ 0
Lek Zolgensma moze zmniejszac liczbe ptytek krwi (matoptytkowos¢). Nalezy

porozmawiac z lekarzem w przypadku zauwazenia takich objawow, jak zasinienie

Leczenie Fizykoterapig Wspomaganie zywienia lub krwawienie trwajace dtuzej niz zwykle po zranieniu sie przez dziecko.

ortopedyczne

Zolgensma moze zwigkszac ryzyko nieprawidtowego krzepniecia krwi w matych

naczyniach krwionosnych (mikroangiopatia zakrzepowa). Nalezy natychmiast
/ poinformowac lekarza w przypadku zauwazenia objawow, takich jak fatwe powstawanie
D) B % J siniakéw, napady drgawkowe lub zmniejszenie ilosci wydalanego moczu.
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Zolgensma moze powodowac zwiekszone stezenie biatka zwanego troponing |,
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nggmagapie Zapobiegela;ie zakazeniom Uzuwani:dwyszielinx co moze wskazywac na uszkodzenie serca. Nalezy natychmiast porozmawiac z lekarzem
oddychania (np. zapobieganie grypie z drog oddechowyc w przypadku zauwazenia takich objawéw, jak bladoszare lub bladoniebieskie
(np. maska nosowa) i zapaleniu ptuc

o zabarwienie skory, trudnosci z oddychaniem (np. szybki oddech, dusznosc)
poprzez szczepienia) lub obrzek ramion i nég lub brzucha.

Nalezy natychmiast powiedzie¢ lekarzowi, jesli u dziecka wystapiag wymioty przed
lub po podaniu leku Zolgensma, aby upewnic sie, ze nie doszto do pominiecia dawki
kortykosteroidu (prednizolonu lub jego odpowiednika).

Zespot medyczny prowadzacy leczenie Pana/Pani
dziecka bedzie z Panem/Pania wspoétpracowat,

aby potrzeby Pana/Pani dziecka w zakresie Nalezy natychmiast powiedzie¢ lekarzowi, jesli u dziecka wystapia jakiekolwiek objawy
leczenia wspomaga jacego zostaly zaspokojone. przedmiotowe i podmiotowe sugerujace zakazenie (np. przezigbienie, grypa lub
zapalenie oskrzeli) przed lub po podaniu leku Zolgensma, poniewaz moze to prowadzi¢
do powazniejszych powikfan, ktére moga wymagac pilnej pomocy medycznej. Objawy,
na ktore nalezy zwrdci¢ uwage, to kaszel, Swiszczacy oddech, kichanie, katar,

bél gardta lub goraczka.

SMA, rdzeniowy zanik miesni;
SMN, biatko warunkujace przezycie motoneuronéw ZOL _ver.3./07/2024_FINAL ZOL _ver.3./07/2024_FINAL
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Dane kontaktowe lekarza

Po infuzji leku Zolgensma Pana/Pani dziecko bedzie nadal monitorowane

przez zespo6t osob z fachowego personelu medycznego. W razie jakichkolwiek
watpliwosci lub potrzeby skontaktowania sie z lekarzem prowadzacym dziecka lub
z zespotem medycznym mozna skorzystac z ponizszego formularza, aby zanotowa¢
dane kontaktowe tych oséb

Imie i nazwisko:
Funkcja:

Nr telefonu:
E-mail:

Imie i nazwisko:
Funkcja:

Nr telefonu:
E-mail:

Imie i nazwisko:
Funkcja:

Nr telefonu:
E-mail:

Imie i nazwisko:
Funkcja:

Nr telefonu:
E-mail:

Imie i nazwisko:
Funkcja:

Nr telefonu:
E-mail:

Imie i nazwisko:
Funkcja:

Nr telefonu:
E-mail:

ZOL_ver.3./07/2024_FINAL
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Lokalne stowarzyszenia

Na swiecie istnieje wiele grup zrzeszajacych pacjentéw, ktére moga
pomac Panu/Pani i Pana/Pani dziecku w kontekscie SMA. Grupy te
moga przekazac Panu/Pani informacje o SMA, najnowszych badaniach
naukowych i grupach wsparcia. Nalezy porozmawia¢ z lekarzem
prowadzacym lub zespotem medycznym dziecka, ktérzy moga
skierowac Pana/Pania do grup dziatajacych lokalnie.

Fundacja SMA

Adres: ul. Przy Forcie 10 lok. 99, 02-495 Warszawa

Telefon: (+48) 22 350 02 02 (czynny w dni robocze w godzinach 11:00-15:00)
Fax: (+48) 22 350 02 01

E-mail: info@fsma.pl

Adres strony internetowej: www.fsma.pl
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Czesto uzywane stowa, ktoére nalezy zna¢

Wirus zwigzany z adenowirusem 9 (AAV9)

Wirus zwigzany z adenowirusem 9 (AAV9) to rodzaj wirusa, ktory jest wektorem stuzacym
do dostarczania w petni funkcjonalnej kopii genu SMN w leku Zolgensma.

Przeciwciata

Przeciwciata sa wytwarzane przez uktad odpornosciowy, aby poméc w zwalczaniu
zakazen. Kazdy rodzaj przeciwciat jest niepowtarzalny i broni organizm przed konkretnym
zakazeniem.

Atrofia

Atrofia oznacza zanikanie lub kurczenie sie. Méwimy na przyktad o atrofii (zaniku) miesni.
Pien mézgu

Piert mozgu jest czescig mozgu, ktéra wspomaga najwazniejsze funkcje organizmu, takie
jak oddychanie. Pierh mézgu taczy rdzen kregowy z resztg mézgu.

Kortykosteroidy

Kortykosteroidy to rodzaj lekéw hamujacych dziatanie uktadu immunologicznego, aby
poméc zapobiegac potencjalnemu zwigkszeniu aktywnosci enzymoéw watrobowych
po podaniu leku Zolgensma.

Kwas deoksyrybonukleinowy (DNA)

DNA, czyli kwas deoksyrybonukleinowy, to dziedziczny materiat wystepujacy u ludzi,
bedacy nosnikiem informacji genetyczne;j.

Geny

Geny to zbidr instrukgji dla organizmu dotyczacych produkgji biatek. Geny wystepuja
w parach; od kazdego z rodzicéw dziedziczy sie po jednej kopii.

Terapia genowa

Terapia genowa to sposéb leczenia lub zapobiegania progresji choroby z uzyciem
gendw. Istniejg rézne rodzaje terapii genowej dziatajace w rézny sposéb. Obejmuja one
zastepowanie lub naprawe brakujacych lub wadliwych genéw.

Choroba genetyczna

Schorzenie wywotywane przez wadliwy lub brakujacy gen lub geny. Choroby genetyczne
sg dziedziczone. SMA jest przyktadem choroby genetyczne;j.
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Infuzja dozylna (wlew dozylny)

Infuzja przy uzyciu cewnika (wenflonu), ktéry jest wprowadzany do zyty pacjenta.

Motoneuron

To neuron ruchowy, przenoszacy sygnaty z mézgu do miesni w celu kontrolowania ich
ruchéw.

Ptytki krwi

Rodzaj komérek krwi odpowiedzialnych za krzepniecie krwi.

Prednizolon

Prednizolon nalezy do grupy kortykosteroidéw, ktéra zapobiega potencjalnemu
zwiekszeniu aktywnosci enzyméw watrobowych po podaniu leku Zolgensma.

Biatka

Biatka sa waznymi czasteczkami bioracymi udziat w niemal wszystkich funkcjach
organizmu. Biatka stanowig budulec dla komorek ciata, ale takze pomagajg komérkom
w transportowaniu i wytwarzaniu waznych substancji.

Dziatanie niepozadane

Dziataniem niepozadanym produktu leczniczego jest kazde niekorzystne i niezamierzone
dziatanie produktu leczniczego.

Rdzeniowy zanik migesni (SMA)

Rdzeniowy zanik migsni (SMA) jest rzadka choroba powodujaca stopniowe ostabienie
migsni, poniewaz wyspecjalizowane komoérki nerwowe kontrolujace ruchy miesni, zwane
motoneuronami, przestajg dziata¢. Dziatanie motoneurondw pogarsza sie i ustaje,
poniewaz nie posiadaja one wystarczajacej ilosci biatka SMN.

Gen SMN1

SMNT jest gtdwnym genem odpowiedzialnym za wytwarzanie biatka SMN potrzebnego
motoneuronom do ich prawidtowego funkcjonowania.

Gen SMN2
Gen SMN2 dziata jak ,rezerwa” wspierajaca wytwarzanie biatka SMN. SMN2 wytwarza
tylko niewielka ilos¢ funkcjonalnego biatka SMN.

Biatko warunkujace przezycie motoneuronéw (SMN)

Biatko SMN ma kluczowe znaczenie dla prawidtowego dziatania i przezycia
motoneuronéw. Bez wystarczajacej ilosci biatka SMN dziatanie motoneuronéw pogarsza sie
i ustaje. Biatko SMN jest wytwarzane przez organizm dzieki obecnosci genu SMN.
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Szczego6towe informacje o tym leku znajduja sie na stronie
Europejskiej Agencji Lekéw: www.ema.europa.eu/en/medicines/
human/EPAR/zolgensma#product-information-section

Ten przewodnik zostat opracowany przez Novartis Europharm Limited. Informacje w nim
zawarte sg przeznaczone wytacznie do celéw edukacyjnych i nie zastepuja rozmowy

z lekarzem lub zespotem prowadzacym leczenie. Podane informacje dotyczg rdzeniowego
zaniku miesni i s to informacje dajace ogdlny zarys problemu.

© 2024 Novartis Europharm Limited. Wszystkie prawa zastrzezone.
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