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



Ten przewodnik zostat opracowany w celu dostarczenia

odbiorcom przydatnych informacji o:

« Leku Zolgensma i sposobie jego dziatania

» 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

SMA, rdzeniowy zanik migsni ZOL _ver.2./03/2023_FINAL, data zatwierdzenia 02/06/2023
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Co to jest SMA?

Rdzeniowy zanik miesni (ang. spinal muscular atrophy, SMA) jest rzadka, powazng
choroba dziedziczna. SMA wystepuje w sytuacji braku lub nieprawidtowej wersji genu
potrzebnego do wytwarzania biatka ,warunkujacego przezycie motoneuronéw”

(ang. survival motor neuron, SMN). Brak biatka SMN sprawia, ze nerwy kontrolujace
miesnie (motoneurony) obumieraja. Powoduje to ostabienie i zanik miesni,

a w konsekwencji prowadzi do utraty zdolnosci poruszania sie i trudnosci w wykonywaniu
takich czynnosdci, jak oddychanie, przetykanie i méwienie.

Osoby zdrowe

e ———
.- ~~
Sea -

SMA, rdzeniowy zanik miesni;
SMN, biatko warunkujace przezycie motoneuronéw

Moézg

U os6b zdrowych generowane sa sygnaty
powodujace ruch miesni.

Motoneurony

Te specjalne nerwy przenosza sygnaty z mézgu
do miesni, aby kontrolowac ruch. Istniejg dwa
rodzaje motoneuronéw: gérne motoneurony
przenoszace sygnaty z mézgu do pnia mézgu

i rdzenia kregowego oraz dolne motoneurony
przenoszace sygnaty od gérnych motoneuronéw
do miesni.

Miesnie

Miesnie kurczg sie lub rozkurczaja w odpowiedzi
na sygnaly przenoszone przez motoneurony.
Dzieki temu ciato porusza sie, co ma podstawowe

znaczenia dla takich czynnosci, jak oddychanie,
przetykanie i méwienie.

ZOL _ver.2./03/2023_FINAL, data zatwierdzenia 02/06/2023

Osoby z SMA

pmmm——
.- ~~

SMA, rdzeniowy zanik miesni

INFORMACJEO SMA |5

SMA wptywa na dziatanie dolnych motoneuronéw, natomiast

zdolnos¢ myslenia, uczenia sie i budowania relacji pozostaje

niezmieniona.

T

Mézg
U 0séb z SMA generowane sg sygnaty
powodujace ruch miesni.

Zaburzone funkcjonowanie
motoneuronéw

U oséb z SMA wystepuje mutacja genetyczna,
ktéra powoduje obumieranie komérek
nerwowych w rdzeniu kregowym,

tzw. motoneurondéw, odpowiedzialnych za
funkcje ruchowa miesni. Oznacza to, ze sygnaty
powstajace w mézgu nie s przenoszone

z rdzenia kregowego do miesni.

Ostabienie/zanik miesni

Jesli migsnie nie otrzymuja juz sygnatéw
nakazujacych im skurcz i rozkurcz, dochodzi do
ich ostabienia, a nawet zaniku (atrofia miesni).
Prowadzi to do trudnosci w poruszaniu sie,
oddychaniu, przetykaniu i méwieniu.

ZOL _ver.2./03/2023_FINAL, data zatwierdzenia 02/06/2023
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Co powoduje SMA?

Osoby zdrowe

Biatko warunkujace przezycie motoneuronéw (SMN)

Aby motoneurony mogty wtasciwie dziata¢ i przezy¢, organizm potrzebuje miedzy innymi
biatka zwanego SMN lub biatkiem ,warunkujacym przezycie motoneuronéw”. Bez biatka SMN
motoneurony przestaja dziatac i obumieraja, a migsnie staja sie stabsze, co powoduje
trudnosci w poruszaniu sie, oddychaniu, przetykaniu i méwieniu.

Geny warunkujace przezycie motoneuronéw (SMN)

U oséb zdrowych organizm jest w stanie wytwarzac biatko SMN dzieki dziataniu genéw
zwanych genami SMN. Istnieja dwa rodzaje genu SMN: SMN1 i SMN2.

Gen warunkujacy przezycie motoneuronéw 1 (SMN1)

DADANXIX

\V/ ° Gen SMNT jest genem gtéwnym, ktéry odpowiada
'Y X za wytwarzanie wiekszosci funkcjonalnego biatka SMN
°® ® o potrzebnego do prawidtowego funkcjonowania
e © motoneuronéw.
e O

Funkcjonalne biatko SMN

Gen warunkujacy przezycie motoneuronéw 2 (SMN2)

N !
YAl \III/ NI
v Gen SMN2 petni role ,rezerwy” wspomagajacej wytwarzanie

C) biatka SMN, ale nie jest w stanie samodzielnie wytworzy¢
CANCRE TS
wystarczajacej ilosci biatka SMN.
¢ oG
G

Niewystarczajaca ilos¢
funkcjonalnego biatka SMN

SMA, rdzeniowy zanik miesni;

SMN, biatko warunkujace przezycie motoneuronéw ZOL_ver.2./03/2023_FINAL, data zatwierdzenia 02/06/2023

INFORMACJEO SMA |7

Osoby z SMA

U os6b z SMA gen SMN1 jest albo uszkodzony (zmutowany) lub zupetnie

nie wystepuje

Gen SMN2 nie moze wytworzy¢ wystarczajacej ilosci funkcjonalnego biatka SMN, aby
zrekompensowac brak prawidtowej funkcji genu SMN1. W rezultacie u chorego na SMA
brakuje wystarczajacej ilosci biatka SMN, zapewniajacego zdrowie i dobre funkcjonowanie
motoneuronoéw.

Gen gtéwny SMN1 Gen rezerwowy SMN2

Brak lub uszkodzenie genu SMN1 Gen rezerwowy SMN2 wytwarza
prowadzi do niedoboréw jedynie ~10% funkcjonalnego
biatka SMN. biatka SMN.

Biatko SMN nie jest wytwarzane. @

Dysfunkcja 67 @
L@

motoneuronu

Niewystarczajaca ilos¢
funkcjonalnego biatka SMN

@) @) ’A

_— §V
Oddychanie Mowienie Potykanie Poruszanie sie

Ostabiony miesien

SMA, rdzeniowy zanik migsni;

SMN, biatko warunkujgce przezycie motoneuronéw ZOL_ver.2./03/2023_FINAL, data zatwierdzenia 02/06/2023
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Kto choruje na SMA?

SMA jest skutkiem uszkodzenia lub braku genu SMNT; SMA jest choroba genetyczna
i jest ona dziedziczona

Dziecko dziedziczy dwie kopie genu, jedng od matki, a druga od ojca. Dziecko, ktére rodzi
sie z SMA, musiato odziedziczy¢ wadliwy gen zaréwno od matki, jak i od ojca. W SMA,
jesli jedna kopia genu (od matki lub od ojca) jest wadliwa, zdrowy gen pochodzacy

od drugiego rodzica moze zapewni¢ wytwarzanie wystarczajacej ilosci biatka SMN do
prawidtowego dziatania motoneuronéw. Osoby z jedna prawidtowa kopig genu SMN1

i jedna wadliwg kopia nazywamy ,zdrowymi nosicielami” i nie wystepuja u nich zadne
objawy. Wiekszo$¢ nosicieli nie ma pojecia o tym, ze posiada wadliwy gen, do czasu,

gdy urodzi im sie dziecko z SMA.

O

Okoto 1 na 50 0s6b jest zdrowym nosicielem SMA, chociaz liczby
te nieznacznie sie réznig w zaleznosci od regionu geograficznego.

O
@ Szansa, ze dwojgu rodzicom bedacym zdrowymi nosicielami
250% urodzi sie dziecko z SMA, wynosi 25% dla kazdej ciazy.

SMA jest rzadka choroba, wystepujaca u okoto 1 na 10 tys.
noworodkow, i moze wystepowac u oséb dowolnej rasy i pici.

SMA, rdzeniowy zanik miesni;
SMN, biatko warunkujace przezycie motoneuronéw ZOL _ver.2./03/2023_FINAL, data zatwierdzenia 02/06/2023

Jak SMA jest dziedziczone?

SMA wystepuje w sytuacji, gdy dziecko dziedziczy dwie kopie wadliwego lub
brakujagcego genu SMNT, jedna od matki i jedng od ojca. Ten wzorzec dziedziczenia
nazywamy ,recesywnym?”, co oznacza, ze oboje rodzice musza by¢ nosicielami,
aby ryzyko odziedziczenia choroby wyniosto 25%.

d D) ) Q
m m Zdrowy nosiciel
Potowa informacji

genetycznej dziecka
pochodzi od matki,
a potowa od ojca.

/

@)

)

25%
Zdrowy nosiciel Chory na SMA
Dziecko Dziecko odziedziczyto jedng prawidtowa Dziecko odziedziczyto
odziedziczyto kopie oraz jedng wadliwa kopie genu SMNT wadliwa kopie genu
prawidtowa kopie i w ten sposob staje sie nosicielem SMA. SMNT od kazdego
genu SMNT od zrodzicéw i dlatego
kazdego rodzica. choruje na SMA.
Dziecko zdrowe B zdrowy nosiciel [ | Chory na SMA

Wszystkie przyszte cigze beda obarczone tym samym 25% ryzykiem urodzenia dziecka
zSMA.

SMA, rdzeniowy zanik miesni;
SMN, biatko warunkujace przezycie motoneuronéw ZOL_ver.2./03/2023_FINAL, data zatwierdzenia 02/06/2023
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Nasilenie i objawy SMA

Zespot medyczny opiekujacy sie Pana/Pani dzieckiem moze uzywac terminu ,kamienie
milowe rozwoju ruchowego”, ktéry oznacza osigganie zdolnosci funkcjonalnych
umozliwiajacych ocene przebiegu SMA. Kamienie milowe rozwoju ruchowego obejmujg
zdolno$¢ do:

» 7
(= AT

Podnoszenia Chwytania przedmiotéw Raczkowania
gtowy

5

o O
2 SOSEEER(aR

Siedzenia Przewracania sie na boki Stania i chodzenia

Wiek, w ktérym pojawiaja sie pierwsze objawy oraz osigganie kamieni milowych,
wykorzystuje sie do okreslenia nasilenia SMA.

Im wczesniej obecne sg objawy SMA, tym bardziej prawdopodobne jest wieksze nasilenie
choroby.

Wczesniejsze, o wiekszym nasileniu

W SMA objawy czesto wystepuja

w pierwszych 6 miesigcach zycia, jednak
w niektorych przypadkach objawy moga
pojawic sie nawet przed urodzeniem sie
dziecka, kiedy matka zauwaza, ze ruchy
jej dziecka stajq sie stabsze w ostatnich
tygodniach ciazy.

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

SMA, rdzeniowy zanik miesni

ZOL_ver.2./03/2023_FINAL, data zatwierdzenia 02/06/2023

n

SMA to choroba dajaca szereg objawéw,
ktére moga réznic sie nasileniem

Typy SMA Objawy

Ostabienieruchéw ptodu  Najciezsza posta¢ SMA, w ktérej objawy zazwyczaj
(SMA typu 0) pojawiaja sie w okresie zycia ptodowego.

Nie jest w stanie Objawy najczesciej wystepuja przed

siedzie¢ osiaggnieciem 6. miesiaca zycia i obejmuja:
samodzielnie
(SMA typu 1) « Staba kontrole gtowy

« Ostabienie ramion i n6g

+ Trudnosci z oddychaniem i przetykaniem

3

=S - Stabe odkrztuszanie i cichy ptacz
2

-g Jest w stanie siedziec Objawy typowo wystepuja w wieku
p i moze sta¢, nie jest od 6 do 18 miesiecy i obejmuja:

‘c w stanie chodzi¢

v samodzielnie « Ostabienie ramion i n6g

‘S (SMA typu 2)

+ Trudnosci w samodzielnym siedzeniu

» Opoznienie lub brak osiagania kamieni milowych
rozwoju ruchowego

« Trudnosci z przetykaniem i odkrztuszaniem
+ Drzenie mig$ni
« Bdl i ograniczenie ruchomosci stawéw

« Skrzywienie kregostupa

g
&
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>
3
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+ Trudnosci z oddychaniem

Samodzielne Objawy zazwyczaj wystepuja w wieku
chodzenie od 18 miesiecy do péznego wieku nastoletniego.
(SMA typu 3) Osoby z tg postacia SMA moga mie¢ zaburzenia

réwnowagi i problemy ze wstawaniem oraz
chodzeniem/wchodzeniem po schodach.

<«—» 18miesiecy «—— 3 <6miesiecy «—>» Urodzenie

Samodzielne W najtagodniejszej postaci SMA objawy
® chodzenie do wieku nie wystepuja do wieku dorostego. Osoby z tg
0 dorostego postacia SMA zazwyczaj odczuwajg tagodne
= (SMA typu 4) ostabienie bez trudnosci z oddychaniem.

SMA, rdzeniowy zanik mie$ni ZOL _ver.2./03/2023_FINAL, data zatwierdzenia 02/06/2023

2
m
o
=
=
>
I2)
e
m
o
w
=
>




12| INFORMACJE O LEKU ZOLGENSMA INFORMACJE O LEKU ZOLGENSMA | 13

Informacje o leku Zolgensma @ -

=/ o
N\ Zolgensma zawiera w petni m—
Lek Zolgensma jest stosowany w leczeniu niemowlat i matych dzieci Z funkcjonalna kopie genu SMN. c5
zrzadka, ciezka choroba dziedziczng o nazwie ,rdzeniowy zanik = § z
miesni”: (SMA). m 3
D g
S
Jak dziata lek Zolgensma?
Zolgensma nie zmienia DNA Pani/Pana dziecka, ale zastepuje funkcje wadliwego W leku Zolgensma gen SMN @&
lub brakujacego genu SMN. Dziatanie leku Zolgensma polega na dostarczeniu zostaje umieszczony wewnatrz
zmodyfikowanego wirusa (AAV9), g

w petni dziatajacej kopii genu SMN, ktdra nastepnie pomaga organizmowi wytworzy¢

wystarczajaca ilos¢ biatka SMN. Gen jest dostarczany do komérek, ktére go potrzebuja, .

za pomoca zmodyfikowanego wirusa (wektora), ktory nie wywotuje choroby u ludzi. @ usunigte.
G

niewywotujacego choroby u ludzi.

DNA wirusa jest ~ Zolgensma

O

Lek Zolgensma
jest podawany dziecku dozylnie.

Wektor dostarczajacy gen SMN sktada sie ze
zmodyfikowanego wirusa, tzw. wirusa zwigzanego

/ \
z adenowirusami 9, w skrécie AAV9. Ten rodzaj ) )
zmodyfikowanego wirusa nie powoduje choroby u ludzi. ‘\\ AN Gen SMN zawarty w leku Zolgensma ‘

O

Aby stworzy¢ wektor, wiekszo$¢ DNA wirusa zostaje e —m e jest dostarczany do komérek docelowych.

usunieta, a do srodka wprowadzany jest nowy gen SMN.

Lek Zolgensma, dostarczajac w petni
funkcjonalna kopie genu SMN, pozwala
organizmowi wytworzy¢ wystarczajacg ilo$é
biatka SMN.

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.

AAV, wirus zwigzany z adenowirusami; AAV, wirus zwigzany z adenowirusami;
DNA, kwas deoksyrybonukleinowy; DNA, kwas deoksyrybonukleinowy;
SMA, rdzeniowy zanik mig$ni; ZOL _ver.2./03/2023_FINAL, data zatwierdzenia 02/06/2023 SMA, rdzeniowy zanik mieéni; ZOL _ver.2./03/2023_FINAL, data zatwierdzenia 02/06/2023

SMN, biatko warunkujace przezycie motoneuronéw SMN, biatko warunkujace przezycie motoneuronéw
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Mozliwe dziatania niepozadane

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.2./03/2023_FINAL, data zatwierdzenia 02/06/2023

ZROZUMIENIE ZAGROZEN | 15

Mata liczba ptytek krwi

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

na ogét w ciggu pierwszych 2 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.

Troponinal

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 zaj$¢ koniecznos¢ \
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 ulotkg dotaczona do opakowania leku, aby uzyskac wiecej informacji.
W razie pytan nalezy zwrdécic sie do zespotu medycznego prowadzacego leczenie.

ZOL _ver.2./03/2023_FINAL, data zatwierdzenia 02/06/2023
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Mozliwe dziatania niepozadane
(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).

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.

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 enzyméw watrobowych oraz od innych objawéw przedmiotowych

i podmiotowych; czas ten zostanie ustalony przez lekarza prowadzacego. Okres
podawania kortykosteroidow bedzie wynosit minimum 2 miesigce i moze
potrwac do 1 roku lub dtuzej.

Kortykosteroidy pomagaja w leczeniu ewentualnego zwiekszenia aktywnosci
enzymow watrobowych, ktére moze pojawic sie u dziecka jako odpowiedz

ZOL _ver.2./03/2023_FINAL, data zatwierdzenia 02/06/2023
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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 lekéw.
Przed leczeniem wszelkimi innymi lekami lub w razie jakichkolwiek pytar dotyczacych
kortykosteroiddw wazne jest, aby skonsultowac sie z lekarzem prowadzacym,
pielegniarkg lub farmaceuta/inna osoba z fachowego personelu medycznego.

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.

Szczepienia

Kortykosteroidy moga wptywac na uktad odpornosciowy organizmu, dlatego
lekarz dziecka moze zdecydowac o opdznieniu podawania niektérych
szczepionek w czasie stosowania u dziecka kortykosteroidow. W przypadku
jakichkolwiek pytan nalezy porozmawiac z lekarzem prowadzacym,
pielegniarka lub farmaceuta/inna osoba z fachowego personelu medycznego.

ZOL _ver.2./03/2023_FINAL, data zatwierdzenia 02/06/2023
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Mozliwe dziatania niepozadane 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)
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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.2./03/2023_FINAL, data zatwierdzenia 02/06/2023

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 17.

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.2./03/2023_FINAL, data zatwierdzenia 02/06/2023




PODANIE LEKU ZOLGENSMA | 23

22| PODANIE LEKU ZOLGENSMA

2. Podanie leku Zolgensma 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 21.

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 przepisem lekarza. Schemat dawkowania kortykosteroidéw jest wazny

w leczeniu zwigkszenia aktywnosci enzymdw watrobowych. Aby upewnic sie,
ze Pana/Pani dziecko na pewno otrzymato dawke kortykosteroidu, nalezy
poinformowac lekarza prowadzacego, pielegniarke lub farmaceute/inna
osobe z fachowego personelu medycznego o ewentualnych wymiotach
wystepujacych po otrzymaniu dawki kortykosteroidu.

ONE

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

.-
’
’
’
!
[}
\
\  MINUTES f
\ ’

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 cata dziecka

ZOL _ver.2./03/2023_FINAL, data zatwierdzenia 02/06/2023

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 podaniu (ciqg dalszy)

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

Kortykosteroidy

Przez okoto 2 miesigce po podaniu leku Zolgensma Pana/Pani dziecko bedzie
codziennie przyjmowato kortykosteroidy. Ten okres moze zosta¢ wydtuzony,
jesli aktywnos¢ enzymoéw watrobowych u Pana/Pani dziecka nie zmniejszy sie
wystarczajgco szybko do wartosci prawidtowych. Dawka kortykosteroidu

. Zwiekszona aktywnoéc’ enzym(’)w throbowych widoczna w badaniach krwi podawana Pana/Pani dziecku bedzie w tym czasie pOWO“ zmniejszana az do
momentu, gdy leczenie bedzie mogto zosta¢ zupetnie zakoriczone.

Bardzo czesto (moga wystapi¢ u wiecej niz 1 na 10 0séb)

Czesto (moga wystapic u mniej niz 1 na 10 0s6b) Zespot medyczny prowadzacy leczenie Pana/Pani dziecka zdecyduje

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 wystapig wymioty
lub dojdzie do pominiecia dawki (zdowolnej przyczyny) po podaniu leku
Zolgensma.

- Wymioty
+  Goraczka

°
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W razie jakichkolwiek pytan dotyczacych kortykosteroidéw nalezy porozmawiac
Jesli u Pana/Pani dziecka wystapia jakiekolwiek dziatania niepozadane z lekarzem prowadzacym, pielegniarka lub farmaceuta/inng osoba z fachowego
lub je$li ma Pan/Pani obawy co do stanu zdrowia Pana/Pani dziecka,  © personelu medycznego.

\ Zgtaszanie dzialan niepozadanych: U

nalezy natychmiast powiedzie¢ o tym lekarzowi prowadzacemu,
pielegniarce lub farmaceucie/innej osobie z fachowego personelu
medycznego.

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 wystapia
dziatania niepozadane lub gdy bedzie Pan/Pani miat(a) jakiekolwiek
watpliwosci lub pytania.

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

U pacjentéw z SMA konieczny jest odpowiedni standard opieki, ktéry
zostanie zapewniony. Wazne jest, by omowic z lekarzem prowadzacym
sposdb wspierania Pana/Pani dziecka przez zespét medyczny.

Zgtaszajac dziatania niepozadane, moze Pan/Pani pomdc zgromadzi¢ wiecej
informacji na temat bezpieczerstwa stosowania tego leku.
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3. Po podaniu (ciqg dalszy)

Regularne badania krwi EXXXT Postepowanie z wydalinami dziecka
/ Po podaniu leku Zolgensma Pana/Pani dziecko bedzie poddawane 1 Czes$¢ substancji czynnej leku Zolgensma moze by¢ tymczasowo wydalana
/ regularnym badaniom krwi w celu oceny: MoNTH z wydalinami dziecka. Zaréwno Pan/Pani, jak i inne osoby zajmujace sie
« czynnosci watroby - te badania beda wykonywane przez co najmniej dzieckiem powinny prze’strzeg;?c’ zasad pravs./idio.w.ej hig.jier?y rak zgodnie
3 miesigce po podaniu w ramach monitorowania zwigkszonej z podanymi I"IIZeJ WSkaZ'OWkamI przez co najmniej 1 miesiac
aktywnosci enzymoéw watrobowych. Jesli po leczeniu lekiem Zolgensma po otrzymaniu przez dziecko leku Zolgensma.
czynnos¢ watroby Pana/Pani dziecka pogorszy sie lub jesli dziecko
bedzie wykazywac jakiekolwiek objawy choroby, dziecko zostanie
poddane szybkiej ocenie i $cistemu monitorowaniu przez lekarza
prowadzacego Ealeiy za:jklada(:krekavl\ziczki ochronne podczas
. ) takt i Ustroi . =
« liczby ptytek krwi i stezenia troponiny | - te badania beda wykonywane & ezposre .nleg.o 9n aktu z piynami ustrojowymi (moczem) 38
. . . . L lub wydalinami dziecka (katem). =
przez pewien czas po podaniu w ramach monitorowania zmian liczby = =
plytek krwi i stezenia troponiny | E E
W zaleznosci od wynikéw tych badan krwi, a takze innych objawéw >g
\ przedmiotowy’ch i demiotowthlkonieczne moi’e by¢ przeprowadzenie, Or Po kontakcie nalezy starannie myé rece mydiem pod
dals.zych badan.WazrjeJest, by s«ltlsle przest.rzegac harmonog.ram.u badan. biezaca woda lub stosowac érodek odkazajacy na bazie
krwi oraz by natychmiast zgtasza¢ zespotowi medycznemu opiekujacemu sie alkoholu

Pana/Pani dzieckiem wszystkie objawy przedmiotowe i podmiotowe,
ktére wystapia u dziecka po otrzymaniu leczenia.

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.
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o Kiedy zgtosi¢ sie po pomoc medyczn
3. Po podaniu (ciqg dalszy) yzg ¢pop yczna

Mimo ze lek Zolgensma dostarcza w petni funkcjonalna kopie genu SMN, Pana/Pani Nalezy pilnie skontaktowac si¢ z lekarzem,
dziecko nadal choruje na SMA. jesli wystapi ktorakolwiek z ponizszych sytuacji:

Opieka wielospecjalistyczna nad pacjentami z SMA obejmuje réwniez:

W niektdrych przypadkach lek Zolgensma moze wplywac na funkcjonowanie watroby

O 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.
Leczenie Fizykoterapie Wspomaganie zywienia Lek Zolgensma moze zmniejszac liczbe plytek krwi (matoptytkowosc). Nalezy

ortopedyczne porozmawiac z lekarzem w przypadku zauwazenia takich objawow, jak zasinienie
lub krwawienie trwajace dtuzej niz zwykle po zranieniu sie przez dziecko.

/ Zolgensma moze zwigkszac ryzyko nieprawidtowego krzepniecia krwi w matych .
DJ % ) naczyniach krwionosnych (mikroangiopatia zakrzepowa). Nalezy natychmiast § =
% poinformowac lekarza w przypadku zauwazenia objawow, takich jak fatwe powstawanie 2 E
siniakéw, napady drgawkowe lub zmniejszenie ilosci wydalanego moczu. ca
Wspomaganie Zapobieganie zakazeniom Usuwanie wydzieliny g g
oddychania (np. zapobieganie grypie zdr6g oddechowych Zolgensma moze powodowac zwiekszone stezenie biatka zwanego troponing |, Sa

i zapaleniu ptuc co moze wskazywac na uszkodzenie serca. Nalezy natychmiast porozmawiac z lekarzem =

poprzez szczepienia) w przypadku zauwazenia takich objawow, jak bladoszare lub bladoniebieskie

zabarwienie skory, trudnosci z oddychaniem (np. szybki oddech, duszno$c)
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.2./03/2023_FINAL, data zatwierdzenia 02/06/2023 ZOL _ver.2./03/2023_FINAL, data zatwierdzenia 02/06/2023
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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:
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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

Zbiér 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.

Rdzeniowy zanik migesni (SMA)

Rdzeniowy zanik migsni (SMA) jest rzadka choroba powodujaca stopniowe ostabienie
miesni, poniewaz wyspecjalizowane komorki nerwowe kontrolujace ruchy migsni, zwane
motoneuronami, przestajg dziata¢. Dziatanie motoneurondow 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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NOTATKI NOTATKI

IILVION
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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

Ta ulotka zostata opracowana przez Novartis Europharm Limited. Informacje w niej zawarte
sg przeznaczone wytacznie do celéw edukacyjnych i nie zastepuja rozmowy z lekarzem lub
zespotem prowadzacym leczenie. Podane informacje dotycza rdzeniowego zaniku miesni

i s3 to informacje dajace ogdlny zarys problemu.

© 2023 Novartis Europharm Limited. Wszystkie prawa zastrzezone.
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