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Sazetak vaznihrizikaipreporucenih
postupaka za njihovu prevencijui/ili
minimizaciju

Lijecnik Vaseg djeteta dao Vam je ovaj vodi¢ zato sto je Vasem djetetu propisan lijek Zolgensma.

Svrha ovog vodica je davanje prakti¢nih informacija koje pomazu u razgovoru s lijeénikom. Treba ih
procitati zajedno s uputom o lijeku koju dobijete za ovaj lijek.

Nakon primanja Zolgensme Vase ¢e dijete svakodnevno primati terapiju kortikosteroidima
tijlekom oko 2 mjesecaili duze.

Nakon lije¢enja Zolgensmom, VaSe ce dijete redovito obavljati krvne pretrage radi provjere jetrene
funkcije, broja trombocitaitroponinal.

Vodite racuna o dobroj higijeni ruku, kako je navedeno u nastavku Vodi¢a, do 1 mjeseca nakon
§to Vase dijete primi lijek Zolgensma.

Zatrazite hithu medicinsku pomo¢ ako
se kod Vaseg djeteta razviju sljedeci
znakovi i simptomi:

Modrice ili krvarenje dulje od uobi¢ajenog ako se Vase dijete ozlijedilo - to mogu biti znakovi niske
razine trombocita (trombocitopenije).

Lakse stvaranje modrica, konvulzije (napadaiji) ilismanjeno izlu¢ivanje mokraée - to mogu biti
znakovi poremecéenog zgrusSavanja krvi u malim krvnim zilama (tromboti¢na mikroangiopatija).

Povraéanje, Zutica (Zuta boja kozZe ili bjelooénica) ili smanjena paznja - to mogu biti znakovi
problema s jetrom.

Blijedo siva ili plava boja koze, poteskocée s disanjem (npr. ubrzano disanje, nedostatak zraka),
oticanje ruku i noguili trbuha - to moze ukazivati na problem sa srcem.

Kasljanje, piskanje, kihanje, curenje nosa, grlobolja ili vruéica - to mogu biti znakovi infekcije
(npr. prehlade, gripe ili bronhiolitisa).

Obratite se lije¢niku u slu¢aju povrac¢anja prije ili nakon lijeCenja Zolgensmom, kako bi se
osiguralo da VaSe dijete ne propusti dozu kortikosteroida.



Ovaj je vodic¢ izraden kako bi pruzio korisne informacije s naglaskom na sljedeé¢im aspektima:

o StojeSMA
¢ $toje Zolgensmaikako djeluje
e vaznim sigurnosnim informacijama i moguc¢im nuspojavama Zolgensme

¢ svakom koraku tijekom lije¢enja Zolgensmom

Ako imate bilo kakvih pitanja ili zabrinutosti oko ovog lijekaili zdravlja i dobrobiti Vaseg djeteta,
obratite se djetetovom lije¢niku, medicinskoj sestriili ljekarniku/drugom zdravstvenom radniku.

Korisni kontakti
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Sto sadrzi ovaj vodi¢?

O SMA-u

Sto je SMA?

Koji su razliciti tipovi SMA?
Sto uzrokuje SMA?

Kako se obolijeva od SMA?

Olijeku Zolgensma

Saznajte viSe o lijeku Zolgensma i kako djeluje

Razumijevanje rizika Zolgensme

Vazne sigurnosne informacije i moguce nuspojave Zolgensme

LijeCenje Zolgensmom
Prije lijec¢enja
Dan lijecenja

Nakon lije¢enja

Kada zatraziti lijecnicku pomo¢
Kontakt podaci lije¢nika

Lokalne udruge

Cesti pojmovi koje je potrebno znati

Pronadite korisne definicije pojmova koji se koriste u ovom vodi¢u
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Sto je SMA?

Spinalna misiéna atrofija (SMA) je rijetka, ozbiljna nasljedna bolest u kojoj propadaju zivci koji kontroliraju
misice (motoricki neuroni). To dovodi do slabljenja i atrofiranja misi¢a te na kraju do gubitka pokreta i
poteskoca s disanjem, gutanjem, hranjenjem i govorom.

S

e

Signali dolaze iz mozga

U osoba koje imaju SMA, u mozgu i dalje nastaju signali za
pokrete misica.

Motorickineuroni prestaju funkcionirati

Medutim, zbog neispravnog gena, motoricki neuroni (posebne
zivéane stanice koje prenose signale od kraljeznicne mozdine
do misic¢a) prestanu funkcionirati. To znaci da signali za pokrete,
koje Salje mozak, ne mogu doci do misica.

Oslabljeni misici
Ako misicivise ne primaju signale kojiim govore da se pokrecu,

postaju sve slabiji (atrofiraju). To dovodi do poteskoca s
kretanjem, disanjem, gutanjem, hranjenjem i govorom.

« Kod SMA-a sposobnost razmisljanja, ucenja
i izgradnje odnosa ostaje nepromijenjena

Koji su simptomi SMA?

SMA ima niz simptoma koji se mogu razlikovati od osobe do osobe te biti razlicite tezine. SMA moze
utjecati na svakodnevne aktivnosti kao $to su disanje, hranjenje, sjedenje, puzanje i hodanje.

Sto se ranije pojave simptomi SMA-a, to ée bolest vierojatno biti teza.

Verzija 3; kolovoz, 2024.



Koji su tipovi SMA?

Kod postavljanja dijagnoze, oboljeli od SMA-a mogu se podijeliti na tipove ovisno o dobi u kojoj je
nastupila bolest i maksimalnoj funkcionalnoj sposobnosti, tj. motori¢kim sposobnostima. Motoricke
sposobnostirelevantne za odredivanje tipa SMA-a u oboljele djece ukljucuju njihovu sposobnost da:

O
; e
= (2 KRy

Podignu glavicu Prime nesto rukom Puzu

= QR |

Sjede Okrenu se Ustanu i hodaju

e Rodenje <s6mjeseci 6-18mjeseci >18mjeseci =18 godina
Fu"kci;’"a'"a Smanijeni Ne moze MozZe sjeditii  Samostalno Samostalno
sposobnost djetetovi samostalno ustati, ne moze hodanje hodanje u
pokreti tijekom sjediti samostalno odrasloj dobi
trudnoce hodati
Klasifikacija SMAtip O SMA tip 1 SMA tip 2 SMA tip 3 SMA tip 4

Tezina Ranije, tezi oblik

Bez intervencije ili lijecenja, djeca s tezim oblicima SMA-a imaju skraceni zivotni vijek. S ranom
medicinskom intervencijom i lijeGenjem propadanje se moze usporiti, a djeca ¢esto mogu postici
motori¢ke sposobnosti koje se rijetko vidaju u prirodnom tijeku bolesti.
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Sto uzrokuje SMA?

Protein koji se naziva SMN (od engl. survival motor neuron) klju¢an je za pravilno funkcioniranje motorickih

postaju sve slabiji. Tijelo proizvodi protein SMN iz gena koji se nazivaju geni SMN. Postoje 2 vrste gena
SMN: SMN1iSMN2.

Gen SMNT1je glavni gen i proizvodi vecinu proteina SMN.

Gen SMN2 proizvodi male koli¢ine proteina SMN, stoga djeluje vise kao ,rezerva“s obzirom dane moze
sam proizvesti dovoljne koli¢ine proteina SMN.

U osoba koje imaju SMA, gen SMN1 je ili neispravan (mutiran) ili ga uopcée nema. Zbog toga se kod
SMA-a ne proizvodi dovoljno proteina SMN i motori¢ki neuroni prestanu funkcionirati, Sto uzrokuje
slabljenje misic¢a.

Gen SMN1 koji . .
e Nefunkcionalni
nedpstaje ilije motoricki neuron Gen SMN2
neispravan

S
X

Nedovoljne kolicine
Misicna atrofija funkcionalnog proteina
SMN (oko 10%)

@ Funkcionalni protein SMN G Nefunkcionalni protein SMN

SMN, engl. survival motor neuron.

Verzija 3; kolovoz, 2024. 7



Kako se obolijeva od SMA?

SMA se obi¢no nasljeduje, iako ju ponekad moze uzrokovatii slu¢ajna greSka u SMN1genu.

Djeca nasljeduju dvije kopije SMN1 gena, po jednu kopiju od svakog roditelja. Polovica djetetovih
genetskih informacija dolazi od majke, a polovica od oca.

Osobe koje imaju jednu zdravu i jednu nefunkcionalnu kopiju SMN1gena nazivaju se nositeljimaiobi¢no
ne pokazuju nikakve simptome SMA. Ako su oba roditelja nositelji, vierojatnost je 25 % da ¢e dijete

oboljeti od SMA.

Oko1na 50 osoba
je nositelj SMA

?

Nositelj
Nosi nefunkcionalnu i
zdravu kopiju gena SMN1

Zdravo

Dijete je naslijedilo
zdravu kopiju gena
SMN1od svakog
roditelja i nije zahvac¢eno

O O

\
A\

5B

Dijete je naslijedilo zdravu
kopiju i nefunkcionalnu
kopiju gena SMN i stoga
postaje nositelj SMA-a

SMA, spinalna misi¢na atrofija; SMN, engl. survival motor neuron.

8

SMA zahvaca oko
1na10.000-12.000

novorodencadi te se moze razviti

kod svihrasaiu oba spola.

o

Nositelj
Nosi nefunkcionalnuii
zdravu kopiju gena SMN1

Q

Oboljelo od SMA-a

Dijete je naslijedilo
nefunkcionalnu kopiju gena
SMN1od svakog roditelja i
stogarazvija SMA
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Sto je Zolgensma

Zolgensma je terapija za dojenc¢ad i malu djecu koja imaju spinalnu
misi¢nu atrofiju (SMA). Zolgensma je vrsta terapije koja se naziva

»genska terapija“.

Zolgensma se proizvodi od modificiranog virusa, AAV9, koji sadrzi potpuno funkcionalnu kopiju SMN
gena (gena koji je neispravan u SMA-u). AAV9 virus u Zolgensmi koristi se da bi se kopija SMN gena

isporucila u stanice kojima je potreban.

1
2
3
4

U Zolgensmi se SMN gen ugraduje u modificirani virus (AAV9)
koji ne uzrokuje bolest u ljudi

AAV9O DNK

......... > ceeeseeey

'

AAV9 AAV9 iz kojeg se uklanja DNK

Zolgensma se vasem djetetu daje intravenski (u venu)

‘ ......... , %

Zolgensma

Modificirani virus u Zolgensmi putuje tijelomiisporucuje
SMN gen u stanice kojima je potreban

......... >

Zolgensma Djetetove stanice

Isporucujuci potpuno funkcionalnu kopiju gena SMN, Zolgensma
pomaze tijelu da proizvede dovoljno proteina SMN

Protein SMN

Zolgensma za uznapredovali SMA

Zolgensma moze spasiti motori¢ke neurone koji su jos Zivi i mogu rasti, ali ne moze spasiti odumrle
motori¢ke neurone. Djeca s manje teskim simptomima SMA-a mogla biimati dovoljno zivih motori¢kih
neurona daimaju koristi od lije¢enja Zolgensmom. Zolgensma mozda nece tako dobro djelovati u djece

s teSkim simptomima.

AAV, adenoasocirani virus; DNK, deoksiribonukleinska kiselina; SMA, spinalna misi¢na atrofija; SMN, engl. Survival motor neuron.
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Razumijevanjerizika Zolgensme

Kaoisvilijekovi, Zolgensma moze uzrokovati nuspojave iako se one
nece javiti kod svakoga.

Ako vase dijete dozivi bilo koju nuspojavu,

odmah se obratite lijecniku, medicinskoj
sestri ili ljekarniku.

Vazne sigurnosne informacije i kada zatraziti lijecnicku pomo¢

Tegobe s jetrom

Obavijestite djetetov medicinski tim prije nego sSto dijete primi ovaj lijek ako imaiili je
imalo bilo kakve tegobe s jetrom.

U nekim slu¢ajevima Zolgensma moze uzrokovati imunoloski odgovor koji bi mogao
dovesti do povisenja enzima (proteina u tijelu) koje proizvodijetrailido ozljede jetre.
Ozljeda jetre moze imati ozbiljne ishode, ukljucujuci zatajenje jetre ili smrt. Moguci
znakovi na koje trebate obratiti pozornost nakon sto dijete primi ovaj lijek ukljuuju
povracanje, Zuticu (Zutu boju koze ili bjelooc¢nica) ili smanjenu paznju. Odmah
obavijestite djetetovog lije¢nika ako primijetite da je dijete razvilo bilo koje simptome
koji ukazuju na ozljedu jetre.

Poremecéeno zgrusavanje krvi

Zolgensma moze povecati rizik od poremec¢enog zgrusavanja krvi u malim krvnim
Zilama (tromboti¢na mikroangiopatija), opéenito unutar prva dva tiedna nakon lijecenja
Zolgensmom. Tikrvni ugrusci mogu zahvatiti djetetove bubrege. Odmah obavijestite
lijecnika ako primijetite znakove i simptome kao Sto su lakSe stvaranje modrica, napadaiji
ili smanjeno izlu¢ivanje mokrace. Potrebno je iznimno pazljivo pratiti te znakove i
simptome, jer je poremeceno zgrusavanije krvi (trombotska mikroangiopatija) ozbiljno
stanje i moze biti opasno po zivot ako se ne lijeci.

Niski broj trombocita

Zolgensma moze smanijiti razine trombocita (trombocitopenija), opcenito unutar prva
3tjednanakon lije¢enja Zolgensmom. Moguci znakovi niske razine trombocita na koje
trebate obratiti pozornost nakon sto dijete primi Zolgensmu ukljucuju neuobicajeno
stvaranje modrica ili krvarenje.

Obratite se lije¢niku ako primijetite znakove poput stvaranja modrica ili krvarenja u
sluc¢aju ozljede koji traju dulje nego inace.

10 Verzija 3; kolovoz, 2024



PoviSenarazinatroponinal

Zolgensmamoze povisitirazine sr¢anog proteina koji se naziva troponin | i kojimoze
ukazivatina ozljedu srca. Morate pazitinamoguce znakove sréanih tegoba nakon §to
dijete primi Zolgensmu, kao sSto su blijedo sivaili plava boja koZe, poteSkoce s disanjem
(npr. ubrzano disanje, nedostatak zraka), oticanje ruku i noguili trbuha.

Vase ¢e dijete obaviti krvne pretrage da bi se provjerila jetrena funkcija,
bubrezna funkcija, razina krvnih stanica (ukljuéujucéi eritrocite i

trombocite) i razina troponina I prije lije¢enja Zolgensmom. Tijekom

najmanje 3 mjeseca nakon lije¢enja djetetu ¢e se redovito obavljati &

krvne pretrage radi provjere jetrene funkcije i prac¢enja promjenau
razinama trombocitai troponina I. Ovisno o vrijednostima te drugim
znakovima i simptomima mogle bi biti potrebne daljnje pretrage,
djetetov ce lijecnik odluciti koliko ¢e se dugo obavljati pretrage.

Procitajte uputu o lijeku prilozenu uz djetetov lijek za viSe informacija o Zolgensmi. Svakako se
obratite djetetovom medicinskom timu ako imate bilo kakvih pitanja.

Alergije

VasSe dijete ne smije primiti Zolgensmu ako je alergi¢no na bilo koji sastojak lijeka
(sastojci su navedeni u dijelu 6. upute o lijeku priloZzene uz lijek).

Drugi lijekovii Zolgensma

Zolgensma ce se VaSem djetetu dati samo jednom. Obavijestite djetetova lije¢nika
ili medicinsku sestru ako Vase dijete uzima, nedavno je uzelo ili bi moglo uzeti bilo
koje druge lijekove.

Cijepljenja
Buducida kortikosteroidi mogu utjecati naimunoloski sustav tijela, lijecnik Vaseg djeteta

moze odluciti odgoditi odredena cijeplienja dok dijete prima terapiju kortikosteroidom.
Ako imate bilo kakvih pitanja, obratite se djetetovom lije¢niku ili medicinskoj sestri.

O)))

Verzija 3; kolovoz, 2024.

Infekcija

Vase bi dijete moglo imati oslabljeniimunoloski sustav zbog kortikosteroida, $to znaci
da bi se moglo ozbiljno razboljeti od infekcija koje zdravi ljudi obi¢no lako prebole.
Ako se kod djeteta razvije infekcija (npr. prehlada, gripaili bronhiolitis) prije ili nakon
lije¢enja Zolgensmom, to bi moglo dovesti do ozbiljnijih komplikacija koje bi mogle
zahtijevati hitnu medicinsku pomoc.

1



Odmah obavijestite djetetovog lijecnika ako primijetite kod svog djeteta bilo koje
znakove i simptome koji ukazuju na infekciju prije ili nakon lijecenja Zolgensmom

kao sto su:
» kasalj « kihanje « grlobolja
* piskanje e curenje nosa « vrucica

Vazno je sprijeditiinfekcije prije i nakon lije¢enja Zolgensmom, izbjegavanjem situacija
koje bi mogle povecatirizik od infekcija kod djeteta. Viidrugi kojiimaju bliske kontakte
s Vasim djetetom mozete pomoci sprijeciti infekcije pazeci na higijenu ruku, pravilno
ponasanje kod kasljanja/kihanja i ograni¢avanjem potencijalnih kontakata.

Kortikosteroidi

Vase ¢e dijete primatiikortikosteroide (prednizolonili ekvivalent) odredeno vrijeme
prije i nakon lije¢enja Zolgensmom. Koliko ¢e dugo Vase dijete primati kortikosteroide
nakon lije¢enja Zolgensmom, ovisit ¢e o razinama jetrenih enzimaidrugim znakovimai
simptomima, a o tome ¢e odluditi lijecnik. To razdoblje moze trajati najmanje 2 mjeseca.

Kortikosteroidi ¢e pomociu zbrinjavanju mogucih povisenjarazinajetrenih enzima do
kojih bi moglo docikod Vaseg djeteta nakon imunolo$kog odgovora na Zolgensmu.
Dozu kortikosteroida koju ¢e dijete primati odredit ¢e lijecnik na temelju djetetove
tezine. Za vrijeme primanja kortikosteroida dijete bi moglo biti izlozeno novim
infekcijamaiili drugim uobicajenim dje&jim bolestima zbog kojih je potrebno primijeniti
druge lijekove. Prije primjene bilo kojih drugih lijekovailiako imate bilo kakva pitanja
o kortikosteroidima, vazno je da se obratite djetetovom lije¢niku, medicinskoj sestri
ili liekarniku/drugom zdravstvenom radniku

Ukratko, zatrazite hithnu medicinsku pomo¢ ako

se kod vaseg djeteta razviju sljedeci znakovi i
simptomi:

* Modrice ili krvarenje dulje od uobi¢ajenog ako se Vase dijete ozlijedilo - to mogu biti znakovi
niske razine trombocita (trombocitopenije).

» Lakse stvaranje modrica, konvulzije (napadaiji) ili smanjeno izlu¢ivanje mokrace -
to mogu biti znakovi poremeéenog zgrusavanja krvi u malim krvnim zilama (tromboti¢na
mikroangiopatija). Potrebno je posebno pazljivo paziti na te znakove i simptome zato sto
poremeceno zgrusavanje krvi moze biti opasno po zivot ako se ne lijeci.

* Povracanje, Zutica (Zuta boja koze ili bjeloo¢nica) ili smanjena paZnja - to mogu biti znakovi
mogucih problema s jetrom (ukljucujuci zatajenje jetre).

« Blijedo sivaiili plava boja koze, poteskoce s disanjem (npr. ubrzano disanje, nedostatak
zraka), oticanje ruku i noguiili trbuha - to mogu biti znakovi mogucih problema sa srcem.

» Kasljanje, piskanje pri disanju u plu¢ima, kihanje, curenje nosa, grloboljailivruc¢ica - to
mogu biti znakovi infekcije (npr. prehlade, gripe ili bronhiolitisa).

12 Verzija 3; kolovoz, 2024



LijeCenje Zolgensmom

Koraci na narednim stranicama pomoci ¢e Vama i Vasoj obitelji da
razumijete sto mozete ocekivati

Prije lijeCenja

Dan lijeCenja

Nakon lije¢enja



1. Prije lije€enja

Kako bilakSe mogao odluciti je li Zolgensma prikladna za Vase dijete,
lije€nik ¢e napraviti test na protutijela prije lijeCenja

<

Test na protutijelana AAV9

Protutijela proizvodi imunoloski sustav tijela kako bi pomogla u zastiti od bolesti.
Prisutnost odredenih protutijela, koja se nazivaju protutijela na AAV9, moze uzrokovati
imunolo$ki odgovor Vaseg djeteta na Zolgensmu. Kako bi mu pomoglo odluditi je li
Zolgensma prikladna za Vase dijete, djetetov ce lijecnik provesti testove na protutijela
prije lijecenja.

Vase bi dijete moglo imati povisena protutijela na AAV9. Ako se radi o novorodencetu,
moguce je da su protutijela presla s majke na dijete za vrijeme trudnoce, a takva
¢e se povisenja ¢esto smanijiti tjekom vremena nakon poroda. Ako Vase dijete ima
povisena protutijelana AAV9 nakon prvog testa, moci ¢e se ponovno testirati nakon
nekog vremena. Ako imate bilo kakvih pitanja, obratite se djetetovom lije¢niku.

Krvne pretrage

Prije lije¢enja Zolgensmom, Vasem ¢e se djetetu napraviti krvne pretrage kako bise
provijerile i utvrdile poetne razine za:

« jetrenu funkciju

e bubreznu funkciju

« koli¢inu krvnih stanica (ukljucujuci eritrocite i trombocite)

e troponinl.

Ta ¢e mjerenja pomodi lije¢niku da prati razine kod Vaseg djeteta nakon lijeéenja
Zolgensmom.

14

Kortikosteroidi

24 sata prije pocetka lijeCenja Zolgensmom, Vase ¢e dijete dobiti kortikosteroide
(prednizolonili ekvivalent) radi zbrinjavanja mogucih poviSenja jetrenih enzima.

Dozu kortikosteroida koje ¢e VaSe dijete primiti odredit ¢e lijeCnik na temelju
djetetove tezine. Kako bi se osiguralo da Vase dijete ne propusti dozu kortikosteroida,
obavijestite djetetovog lije¢nika, medicinsku sestruili ljiekarnika u slu¢aju povracanija
prije lijeCenja Zolgensmom.

Verzija 3; kolovoz, 2024



Infekcija

Vazno je odmah obavijestiti djetetovog lije¢nika, medicinsku sestru ili ljekarnika
ako dijete razvije simptome koji ukazuju na infekciju prije ilinakon Zolgensme.Ako
dijete razvije bilo kakve znakove i simptome koji ukazuju na infekciju prije lijecenja
Zolgensmom, mozda ¢e biti potrebno odgoditi infuziju dok se infekcija ne povuce.
Ako dijete razvije simptome nakon lije¢enja Zolgensmom, to bi moglo dovesti do
medicinskih komplikacija koje bi mogle zahtijevati hitnu medicinsku pomo¢. Vidjeti
12. stranicu za znakove moguce infekcije.

Verzija 3; kolovoz, 2024.

Opce zdravstveno stanje

Prije lijeCenja Zolgensmom vazno je da je djetetovo zdravstveno stanje dovoljno
dobro, jer u suprotnom ¢e mozda trebati odgoditi lijecenje. To ukljucuje dovoljnu
hidraciju, dobru prehranu i nepostojanje aktivnih infekcija. Ako ste zabrinuti oko
djetetovog opceg zdravstvenog stanja prije lije¢enja Zolgensmom, obratite se
djetetovom lije¢niku ili medicinskoj sestri.

15



2. Dan lijecenja

Medicinski tim Vaseg djeteta pobrinut ¢e se da znate to¢no sto
mozete ocekivati na dan lijeCenja i kako se pripremiti.

Prednizolon

Prva doza kortikosteroida (prednizolona ili ekvivalenta) dat ¢e se Vasem djetetu
24 sata prije lijecenja Zolgensmom. Vidjeti 14. stranicu za informacije o doziranju
kortikosteroida prije lijeCenja Zolgensmom.

Na dan lije¢enja dijete ¢e dobiti drugu dozu peroralnih kortikosteroida (prednizolona
ili ekvivalenta) kako su propisani. Rezim doziranja kortikosteroida vazan je za
zbrinjavanje mogucih povisenjarazina jetrenih enzimainastavit ce se neko vrijeme
nakon lijeGenja. Na 18. stranici navedene su informacije o doziranju kortikosteroida
nakon lijeCenja Zolgensmom.

Kako bi se osiguralo da Vase dijete ne propusti dozu kortikosteroida, obavijestite
djetetova lije¢nika, medicinsku sestru ili ljekarnika u slu¢aju povracanja nakon
primjene kortikosteroida.

Zolgensma ¢e se VaSem djetetu
dati samo JEDNOM

JEDNOM

Infuzija Zolgensme
60V

\, MINUTA ,,' Zolgensma ce se Vasem djetetu dati kao jednokratna intravenska infuzija. To ukljucuje
AP postavljanje katetera (plasti¢ne cjevcice) ujednu od djetetovih vena s pomocuigle.
Sekundarni, rezervni kateter takoder ¢e se postaviti za slu¢aj bilo kakve blokade u
primarnom kateteru. Infuziju ¢e primijeniti lijecnik ili medicinska sestra educirani za

lije¢enje SMA-a. Infuzija ¢e trajati oko 60 minuta.

Koli¢inu Zolgensme koju ¢e Vase dijete primiti odredit ¢e lije¢nik na temelju djetetove
tezine.

© Verzija 3; kolovoz, 2024



3. Nakon lije¢enja

Trajanje hospitalizacije nakon lijecenja Zolgensmom
odredit ¢e djetetov lijecnik. Ako imate bilo kakvih
pitanja, obratite se medicinskom timu Vaseg djeteta.

Moguce nuspojave

Kao i svi lijekovi, ovaj lijek moze uzrokovati nuspojave iako se one nece javiti kod svakoga.

Zatrazite hitnu medicinsku pomoc¢ ako u vaseg

djeteta nastupi bilo koja od sljedecéih ozbiljnih
nuspojava ili simptoma

¢ Modrice ili krvarenje duze od uobicajenog ako se Vase dijete ozlijedi - to mogu biti znakovi
niskog broja trombocita (trombocitopenija).

» Lakse stvaranje modrica, konvulzije (napadaji) ili smanjeno izluéivanje mokraée - to
mogu biti znakovi poremecéenog zgrusavanja krvi u malim krvnim zilama (tromboti¢na
mikroangiopatija). Potrebno je posebno paziti na te znakove i simptome, bududi da poremeceno
zgruSavanje krvimoze biti opasno po Zivot ako se ne lijeci.

» Povracanje, Zutica (Zuta boja koZe ili bjeloo¢nica) il smanjena paznja - to mogu biti znakovi
problema s jetrom (ukljuc¢ujuci zatajenje jetre).

« Blijedo siva ili plava boja koZe, poteskoce s disanjem (npr. ubrzano disanje, nedostatak
zraka), oticanje ruku i nogu ili trbuha - to mogu biti znakovi problema sa srcem.

« Kasljanje, piskanje pri disanju u plu¢ima, kihanje, curenje nosa, grloboljaili vruéica - to
mogu biti znakovi infekcije (npr. prehlade, gripe ili bronhiolitisa).

Odmah se obratite medicinskom timu Vaseg djeteta ako se udjeteta
pojave bilo koje druge nuspojave. One mogu ukljucivati:

Vrlo éesto (mogu se javiti u vise od 1na 10 osoba)
« PoviSenjarazine jetrenih enzima vidljiva na krvnim pretragama.

Cesto (mogu se javitiu do 1na 10 osoba)
« Povracanje
* Vrucica

Prijavljivanje nuspojava

Prijavljivanje nuspojava opisano je na 26. stranici ovog Vodica.

Verzija 3; kolovoz, 2024. 17



Kortikosteroidi

VasSe ¢e dijete svakodnevno primati terapiju kortikosteroidima tijekom oko 2 mjeseca
nakon primanja Zolgensme. To se razdoblje moze produziti ako se razine djetetovih
jetrenih enzima ne snize dovoljno brzo, odnosno dok se ne snize na prihvatljivu razinu.
Doza kortikosteroida koja se daje Vasem djetetu polako ¢e se smanjivati tijekom toga
razdoblja sve dok se terapija ne bude mogla potpuno obustaviti.

Medicinski tim Vaseg djeteta odludit ¢e i objasniti kada i kako ¢e obustaviti ovu terapiju.
Kako bi se osiguralo da Vase dijete ne propusti dozu kortikosteroida, obavijestite
djetetovoglijecnika, medicinsku sestruililjekarnika u slu¢aju povracanjaili bilo koje
propustene doze (iz bilo kojeg razloga) nakon lije¢enja Zolgensmom.

Ako imate bilo kakvih pitanja
o kortikosteroidima, obratite

se djetetovom lije¢nikuiili
medicinskoj sestri.

Redovite kontrole

Nakon lije¢enja Zolgensmom Vase ce dijete i dalje biti pod redovnim nadzorom
posebnog zdravstvenog tima. Dijete ¢e morati obavljati kontrole prema potrebi,
bilo da se radi o opéenitim kontrolama, ako dijete razvije bilo kakve nuspojave, ili ako
imate bilo kakvih zabrinutosti ili pitanja.

Nuznojeibit ¢e osigurano odgovarajuce standardno lijeéenje za bolesnike sa SMA-
om, $to ukljucuje i suportivnu skrb. Vazno je da razgovarate s djetetovim lijecnikom
o tome kako ¢e zdravstveni tim i dalje pratiti Vase dijete.

18

Redovne krvne pretrage

Nakon lije¢enja Zolgensmom, Vase ¢e dijete redovito obavljati krvne pretrage radi
provjere:

« jetrene funkcije - te ¢e se pretrage obavljati tijekom najmanje 3 mjeseca nakon
lijecenjaradi pracenja poviSenjarazine jetrenih enzima. Ako se djetetovajetrena
funkcija pogorsa nakon lijeCenja Zolgensmom, ili ako dijete pokazuje bilo kakve
znakove bolesti, lijecnik ¢e hitno provijeriti djetetovo stanje i pazljivo ga pratiti.

» broja trombocita i troponina | - te ¢e se pretrage obavljati neko vrijeme nakon
lije¢enja radi pracenja promjena u razinama trombocita i troponina l.
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Ovisno o rezultatima tih krvnih pretraga, kao i o drugim znakovima i simptomima,
mozda ce biti potrebne daljnje pretrage. Vazno je pazljivo slijediti raspored krvnih
pretragai odmah obavijestiti djetetov zdravstvenitim o svim znakovimai simptomima
koji se eventualno pojave kod djeteta nakon primanja lijeka.

e
1

MJESEC

Verzija 3; kolovoz, 2024.

Zbrinjavanje otpadnih tvari iz djetetova tijela

Dio djelatne tvari u Zolgensmi moze se izluciti kroz otpadne tvari iz djetetova tijela
nakon lijeéenja. Vi i druge osobe koje brinu za Vase dijete trebate se pridrzavati
higijene ruku kako je navedeno u nastavku tijekom najmanje 1 mjeseca nakon sto
dijete primi Zolgensmu.

Nosite zastitne rukavice kad dolazite u direktan kontakt
A s djetetovim tjelesnim tekucinama (mokrac¢om) ili
L. otpadnim tvarima (stolicom).

Nakon toga temeljito operite ruke sapunom

@ i toplom teku¢om vodom ili dezinficijensom

zaruke na bazi alkohola.

, Koristite dvostruke plastiéne vrecice za odlaganje
prljavih pelenaidrugog otpada. Pelene za jednokratnu
uporabu i dalje se mogu odlagati u ku¢ni otpad.

U slucaju bilo kakvih pitanja o postupanju
s otpadnim tvarima iz tijela Vaseg djeteta,

obratite se djetetovom lijecniku, medicinskoj
sestri ili ljekarniku.
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Suportivna skrb

lako Zolgensma isporucuje potpuno funkcionalnu kopiju gena SMN, Vase dijete i dalje ima SMA. Dodatne
suportivne terapije koje se koriste u njezi osoba sa SMA-om ukljucéuju:

S B R

Ortopedske terapije Fizioterapiju Potporu u prehrani,
jedenjuipijenju

= €

2
Potporu disanju, Sprjecavanje infekcija Uklanjanje sekreta
primjerice s maskom disnih puteva (npr. iz disSnih puteva
za spavanje prevencija gripe i upale

pluca cijepljenjem)

Djetetov zdravstveni tim radit ¢e s Vama

kako bi se osiguralo zbrinjavanje djetetovih
potreba za suportivhom skrbi.
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Kada zatraziti lije¢énicku pomo¢

Zatrazite hitnu lije¢niCku pomo¢

u bilo kojoj od sljedecih okolnosti:

U nekim slu¢ajevima, Zolgensma moze utjecati na funkciju jetre i dovestido ozljede jetre. Mogudi
znakovi na koje morate paziti nakon sto Vase dijete primi ovaj lijek ukljucuju povraéanje, Zuticu
(zutu boju koze ili bjeloocnica) ili smanjenu paZnju.

Zolgensma moze sniziti broj trombocita (trombocitopenija). Obratite se lijecniku ako vidite
znakove kao §to su stvaranje modricaili krvarenje dulje od uobi¢ajenog ako se Vase dijete
ozlijedilo.

Zolgensma moze povecati rizik od poremecenog zgrusavanja krvi u malim krvnim zilama
(tromboti¢na mikroangiopatija). Odmah se obratite lijecniku ako vidite znakove i simptome kao
Sto su lak$e stvaranje modrica, konvulzije (napadaiji) ili smanjeno izluéivanje mokrace.

Zolgensma moze uzrokovati povisene razine proteina specificnog za srce koji se naziva
Jroponin I“ i mozZe ukazivati na ozljedu srca. Odmah se obratite lijeéniku ako vidite znakove i
simptome kao $to su blijedo siva ili plava boja koze, poteskocée s disanjem (npr. ubrzano
disanje, nedostatak zraka) ili oticanje ruku i nogu ili trbuha.

Obratite se lijecniku u slu¢aju povraéanja prije ili nakon lijeéenja Zolgensmom, kako bi se
osiguralo da Vase dijete ne propusti dozu kortikosteroida (prednizolonaiili ekvivalenta).

Odmah se obratite lijec¢niku ako se u Vaseg djeteta razviju bilo kakvi znakovi i simptomi koji
ukazuju nainfekciju (npr. prehlade, gripe ili bronhiolitisa) prije ili nakon lijecenja Zolgensmom, jer
bito moglo dovesti do drugih ozbiljnijih komplikacija koje bi mogle zahtijevati hithu medicinsku
pomoc. Znakovi na koje treba paziti su kasljanje, piskanje pri disanju u plué¢ima, kihanje,
curenje nosa, grloboljaili vruéica.
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Kontakt podacilijeénika

Tim zdravstvenih radnika i dalje ¢e trebati nastaviti pratiti Vase dijete nakon infuzije lijeka Zolgensma.
Ako ste oko bilo ¢ega zabrinutii zelite razgovarati s djetetovim lijeénikom il zdravstvenim timom, mozete
u nastavku zapisati njihove kontakt podatke.

Imeiprezime:
Funkcija:
Broj za kontakt:

E-mail za kontakt:

Imeiprezime:
Funkcija:
Broj za kontakt:

E-mail za kontakt:

Ime i prezime:
Funkcija:
Broj za kontakt:

E-mail za kontakt:

Imeiprezime:
Funkcija:
Broj za kontakt:

E-mail za kontakt:
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Lokalne udruge

Postoje brojne udruge bolesnika diljem svijeta koje mogu pruziti potporu Vama i Vasem djetetu sa
SMA-om. Mogu Vam dati informacije o SMA-u, najnovijim istrazivanjima i podrsci u zajednici.

Popis lokalnih udruga:
Kolibrici
Udruga zarijetke bolesti

Udruga distroficara

Verzija 3; kolovoz, 2024 23



Cesti pojmovi koje je potrebno znati

Adenoasocirani virus 9 (AAV9)

Adenoasocirani virus 9 (AAV9) je vrsta virusa. AAV9 se moze modificirati tako da ne uzrokuje bolest
u ljudi. U Zolgensmi je modificirani AAV9 vektor koji se koristi za isporucivanje potpuno funkcionalne
kopije gena SMN.

Atrofija

Atrofija znaci propadanije ili smanjivanje. Primjerice, misi¢ koji propada naziva se atrofirani misic.

Deoksiribonukleinska kiselina (DNK)

DNK, ilideoksiribonukleinska kiselina, nasljedni je materijal u ljudii gotovo svih ostalih organizama. Skoro
svaka stanica u tijelu imaisti DNK.

Geni

Geni su skup uputa koje tijelu mogu reci kako proizvoditi proteine. Geni se javljaju u parovima; po jedna
se kopija nasljeduje od svakog roditelja.

Genetska bolest

Medicinsko stanje koje je uzrokovano neispravnimilinepostojecim genomiiligenima. Genetske su bolesti
nasliedne. SMA je primjer genetske bolesti.

Genska terapija

Genska terapija je nacin lijecenjaili sprieCavanja progresije neke bolesti s pomocu gena. Postoje razliCite
vrste genske terapije koje djeluju na razlicite nacine. One ukljucuju zamjenu ili popravak nepostojecih
ili neispravnih gena; dodavanje novog gena koji ¢e pomoci boljem djelovanju nekog drugog lijeka; ili
prekidanje uputa iz nekog gena koji proizvodi previSe proteina koji zatim postaje toksic¢an za tijelo.

Gen SMN1

Gen SMNT1 primarni je gen SMN, koji proizvodi protein SMN potreban motori¢kim neuronima da
funkcioniraju kako treba. Kod osoba sa SMA-om obje su kopije ovoga gena neispravne ilinedostaju. To
znaci da stanice tijela ne mogu proizvoditi dovoljno proteina SMN.

Gen SMN2

Gen SMNZ2 djeluje kao ,rezerva“ za podrsku proizvodnji proteina SMN. SMNZ2 proizvodi samo malu
koli¢inu funkcionalnog proteina SMN.

Intravenska infuzija

Infuzija u venu koristedi kateter (plasti¢nu cjevéicu) koji se uvodi u venu s pomocu igle.

Kortikosteroidi

Kortikosteroidi su vrsta lijekova koji potiskuju imunoloski sustav kako bi pomogli u zbrinjavanju mogucih
poviSenja razina jetrenih enzima nakon lijecenja Zolgensmom.
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Mozdano deblo

Mozdano deblo dio je mozga koji podupire klju¢ne funkcije u tijelu ukljuujuci disanje i spavanje. Mozdano
deblo povezuije kraljeznic¢nu mozdinu s ostatkom mozga.

Motoric¢ki neuron

Ovi posebni zivci prenose signale iz mozga do miSi¢a za kontrolu pokreta.

Postoje dvije vrste motorickih neurona: gornji motoricki neuroni koji prenose signale od mozga do
mozdanog debla i kraljeznicne mozdine te donji motoricki neuroni koji prenose signale od gornjih
motori¢kih neurona do misica.

Nuspojava

Nuspojava je sekundarniiobi¢no nezeljeni ucinak nekog lijeka.

Prednizolon

Prednizolon je vrsta lijeka koji se naziva kortikosteroid, a pomaze u zbrinjavanju moguceg povisenja
razine jetrenih enzima nakon lije¢enja Zolgensmom.

Proteini

Proteini su vazne molekule uklju¢ene u gotovo sve funkcije u tijelu. Proteini pomazu izgraditi stanice u
tijelu, a ujedno pomazu stanicama da prenose i proizvode vazne tvari, obnavljaju se i prezivljavaju.

Protein SMN (engl. survival motor neuron)

Protein SMN klju¢an je za pravilno funkcioniranje i prezivljavanje motorickih neurona. Bez dovoljno proteina
SMN, motori¢ki neuroni propadaju i prestaju funkcionirati. Protein SMN proizvodi tijelo iz gena SMN.

Protutijela

Protutijela proizvodi imunoloski sustav tijela kako bi pomagala u zastiti tijela od bolesti. Svaka je vrsta
protutijela jedinstvena i brani tijelo od specificne vrste bolesti.

Spinalna misié¢na atrofija (SMA)

Spinalna misi¢na atrofija (SMA) je rijetka bolest koja uzrokuje postupno slabljenje misi¢a zato sto
specijalizirane zivéane stanice u tijelu koje kontroliraju pokrete misic¢a, tzv. motori¢ki neuroni, prestanu
funkcionirati. Motori¢ki neuroni propadaju i prestanu funkcionirati zato $to nemaju dovoljno proteina SMN.

Trombociti

Vrsta stanica u krvi koje su odgovorne za zgrusavanje krvi.
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Prijavljivanje nuspojava

Ako primijetite bilo koju nuspojavu, potrebno je obavijestiti lijeénika, liekarnika ili medicinsku sestru. To
ukljucuje i svaku mogucu nuspojavu koja nije navedena u uputi o lijeku. Nuspojave moZete prijavitiizravno
Agenciji za lijekove i medicinske proizvode (HALMED) putem internetske stranice www.halmed.hr ili
potrazite HALMED mobilnu aplikaciju putem Google Play ili Apple App Store trgovine. Prijavljivanjem
nuspojava mozete pridonijeti u procjeni sigurnosti ovog lijeka.
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BiljeSke
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Korisni kontakti

NOVARTIS

Novartis Hrvatskad.o.o.

Radnicka cesta37b

HR-10000 Zagreb

Tel. +38516274 220

e-mail: novartis.hrvatska@novartis.com

Datum odobrenja: rujan 2024
Broj odobrenja: FA-11269351

Ovajvodic je izradio Novartis Europharm Limited.
Navedene informacije imaju samo edukativnu svrhu
ine zamjenjuju razgovore s lijecnikom ili timom

koji pruza skrb. Informacije se odnose na spinalnu
misi¢nu atrofijuisvrhaim je dati opcipregled.
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