V Tdhan ladkevalmisteeseen
kohdistuu lisdseuranta.

Huoltajan opas
ZOLGENSMA’-hoitoon

Lapsesi laakari on antanut sinulle taman oppaan, koska lapsellesi on
maaratty Zolgensma®-hoito.

Tama opas tarjoaa sinulle kaytannollista tietoa tueksi keskusteluihin
ladkarin kanssa. Sen liséksi sinun tulisi tutustua valmisteen mukana
tulleeseen pakkausselosteeseen.

Zolgensma-valmisteeseen kohdistuu lisaseuranta, jotta sen mahdolliset
uudet haittavaikutukset voidaan

tunnistaa nopeasti. Jos lapsellesi ilmaantuu mita tahansa
haittavaikutuksia, kdanny laakarin, sairaanhoitajan, farmaseutin tai muun
terveydenhuollon ammattilaisen puoleen. Tama koskee myds sellaisia
mahdollisia haittavaikutuksia, joita ei ole mainittu tadssa oppaassa tai
lapsesi ladkepakkauksen mukana tulevassa pakkausselosteessa.

Jos sinulla on mita tahansa kysyttdvaa tai huolenaiheita Zolgensma-
hoidosta, kddnny lapsesi lddkarin, sairaanhoitajan, farmaseutin tai
muun terveydenhuollon ammattilaisen puoleen.

Osarriskienhallintasuunnitelmaa RMP v.4.0. Fimean hyvaksymispaivamaara 15.08.2024
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Tama opas tarjoaa sinulle hyodyllista tietoa seuraavista aiheista:
+ Mikd SMA on?
» Tietoa Zolgensmasta ja sen vaikutustavasta

» Tarkeaa tietoa turvallisuuteen ja valmisteen mahdollisiin
haittavaikutuksiin liittyvista asioista

e Zolgensma-hoidon vaiheet

Jos sinulla on mita tahansa kysyttavaa tai huolenaiheita hoitoon tai
lapsesi terveydentilaan liittyen, kddnnythan ladkarin, sairaanhoitajan,
farmaseutin tai muun terveydenhuollon ammattilaisen puoleen.

Hyodyllisia yhteystietoja

FA-11274064_23092024 SMA, spinaalinen lihasatrofia.



Mita opas sisaltaa?

Tietoa SMA:sta

» Mika SMA on?

« SMA:n eri tyypit

« Mika aiheuttaa SMA:n?

+ SMA:han sairastumiseen vaikuttavat tekijat

Tietoa Zolgensma-hoidosta
« Mika Zolgensma on?
» Zolgensma pitkalle edenneessa SMA:ssa

Zolgensma-hoidon riskien ymmartaminen
Tarkeaa Zolgensma-hoidon turvallisuuteen ja mahdollisiin
haittavaikutuksiin liittyvaa tietoa

Zolgensma-hoito

* Ennen hoitoa
» Hoitopaivana
» Hoidon jalkeen

Milloin tulee ottaa yhteytta laakariin
Laakarin yhteystiedot
Paikalliset yhdistykset

Tarkeitd sanoja

Hyodyllisia maaritelmia tassa oppaassa kaytetyille sanoille

Muistiinpanoja

SMA, spinaalinen lihasatrofia
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4| TIETOA SMA:STA

Mika SMA on?

Spinaalinen lihasatrofia (SMA) on harvinainen ja vakava perinndllinen sairaus,
jossa tiettyjen hermoyhteyksien menettaminen aiheuttaa lihasheikkoutta. Tama
johtuu siita, etta lihasten liikkeita hallinnoivat hermosolut eli likehermosolut
tuhoutuvat ja menettavat toimintakykynsa.

Signaalit tulevat aivoista

SMA:ta sairastavilla ihmisilla aivot lahettavat
yha lihaksiin signaaleja, joiden tarkoituksena
on saada lihakset supistumaan.

Toimimattomat liitkehermosolut

SMA:ta sairastavilla ihmisilla on geenimutaatio,
josta seuraa alempien likehermosolujen
tuhoutumista ja niiden toiminnan lakkaamista.
Silloin aivojen lahettamat signaalit eivat
kulkeudu selkaytimesta lihaksiin.

Heikentyneet lihakset

Elleivat lihakset saa enaa signaaleja, jotka
antavat niille kaskyn liikkkua, lihakset tulevat
yha heikommiksi ja surkastuvat (atrofia).

SMA- potilaiden kyky ajatella, oppia ja muodostaa ihmissuhteita

pysyy muuttumattomana.

Mita oireita SMA:ssaon?

SMA:n oireet ovat moninaisia. Oireet ja niiden vaikeusaste voivat vaihdella
henkildiden valilla. SMA voi vaikuttaa paivittaisiin toimintoihin, kuten hengitykseen,
syomiseen, istumiseen, rydmimiseen ja kavelyyn. Mita varhaisemmassa vaiheessa
SMA:n oireita esiintyy, sitd vaikeampi tautimuoto on todennékdisesti kyseessa.

SMA, spinaalinen lihasatrofia. SMN, survival motor neuron. FA-11274064_23092024
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SMA:n eri tyypit

Diagnoosia tehdessa SMA-potilaiden tauti voidaan luokitella eri tyyppeihin sen
perusteella, missa iassa potilaan oireet alkoivat ja minka tasoisen toimintakyvyn
eli minka "motorisen virstanpylvaan" potilas on saavuttanut. Seuraavat motoriset
virstanpylvaat ovat olennaisia SMA-tautityypin maarittamisen kannalta:

» I
2
)

Paan nostaminen Kasilla tarttuminen Ry&miminen

b

O

O
= SO R

Istuminen Kierahtaminen Seisominen ja
kaveleminen

lké oireiden Syntyma 6-18 kk > 18 kk 218 vuotta
alkaessa
Toiminnallinen kyky Sikioon Eikykene Kykenee Kavelee Kavelee
kohdistuneet istumaan istumaanja itsenaisesti itsenaisesti
vaikutukset, itsendisesti saattaaseista, aikuisuuteen
mahdollisesti eikykene saakka
joennen kavelemaan
syntymaa itsendisesti
Luokittelu SMA tyyppiO SMA tyyppit SMA tyyppi2 SMAtyyppi3 SMAtyyppi4

Vaikeusaste

Aikaisempi, vaikeampi

llman interventiota tai hoitoa jaavien SMA:n vaikeaa tyyppia sairastavien lasten
elinajan ennuste on alentunut. Varhaisella ladketieteellisella interventiolla ja
hoidolla voidaan hidastaa sairauden pahenemista, ja usein lapset saavuttavat
kehitysvaiheita, joita saavutetaan vain harvoin sairauden luonnollisessa kulussa.

SMA, spinaalinen lihasatrofia. FA-11274064_23092024
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6 | TIETOA SMA:STA
Mik3a aiheuttaa SMA:n?

Jotta likehermosolut kykenisivat selviytymaan ja toimimaan kunnolla, elimistd
tarvitsee Survival Motor Neuron (SMN) -nimista proteiinia. Iman SMN-proteiinia
selkaytimen likehermosolut lakkaavat toimimasta ja lihakset heikkenevat. Elimisto
tuottaa SMN-proteiinia SMN-geenien ohjaamana.

SMA:ta sairastavilla henkiléilla ensisijainen SMN-geeni, eli SMN1, on viallinen tai
se puuttuu kokonaan. Toinen SMN-geeni, eli SMN2, toimii taustalla "varalla”, mutta
tuottaa vain pienia maaria SMN-proteiinia. SMA:ssa elimisto ei pysty tuottamaan
tarpeeksi SMN-proteiinia ja liikehermosolut lakkaavat toimimasta. Tama aiheuttaa
lihasten heikkenemista.

Puuttuva tai viallinen Toimimaton SMNZ2-geeni
SMN1-geeni liikehermosolu

1>§ &

_____ A\

PR XY
CSeecee

. - Riittamaton maara toimivaa
Lihasatrofia
@ SMN-proteiinia (noin 10 %)

@ Toimiva SMN-proteiini
(G Toimimaton SMN-proteiini

SMA, spinaalinen lihasatrofia. SMN, survival motor neuron. FA-11274064_23092024
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SMA:han sairastumiseen vaikuttavat tekijat
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SMA on yleensa peritty, vaikkakin joskus sairastuminen johtuu satunnaisesta
virheestd SMN1-geenissa.

Lapsi perii kaksi kopiota SMN1-geenista, yhden kummaltakin vanhemmaltaan.
Puolet lapsen geneettisestd perimasta on peréisin aidilta ja puolet isélta.
Henkil6ita, joilla on yksi terve ja yksi viallinen SMN1-geeni, sanotaan kantajiksi ja
heilla ei yleensa esiinny SMA:n oireita. Jos molemmat vanhemmat ovat kantajia,
on kaytannossa 25 %:n mahdollisuus, etta vauva perii SMA:n ja sairastuu siihen.

O
Noin 1 henkild O SMA:han sairastuu noin 1 eldvéna
50:std on SMA:n syntyva vauva 10 000-12 000:sta,
kantaja rippumatta etnisesta taustasta tai
sukupuolesta
Kantaja Kantaja
Kantajalla on yksi Kantajalla on yksi
terve ja yksi viallinen terve ja yksi viallinen
SMNT1-geeni SMNT1-geeni
Terve Kantaja Kantaja SMA:ta sairastava
Lapsi perii terveen Lapsi perii ynden terveen koipon Lapsi perii viallisen
SMN1-geenin ja yhden viallisen kopion SMN1- kopion SMN1-
kopion kummaltakin geenista, joten hanesta tulee geenista kummaltakin
vanhemmaltaan ja on SMA-kantaja. vanhemmaltaan, joten
siten terve. hén sairastuu SMA:han.

SMA, spinaalinen lihasatrofia. SMN, survival motor neuron. FA-11274064_23092024
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Mika Zolgensma on?

Zolgensmaa kéytetaan SMA:ta sairastavien vauvojen ja pikkulasten
hoitoon. Zolgensma on hoitomuoto, jota kutsutaan geeniterapiaksi.

Zolgensma sisaltda muokattua AAV9-virusta, jonka sisalla on taysin toimiva
kopio SMN-geenisté (geeni, joka SMA-tautia sairastavalla on viallinen).
Zolgensman sisaltama AAV9-virus kuljettaa korvaavan geenin kehoon ja soluihin,
joissa sita tarvitaan.

Zolgensmassa SMN-geeni on muokatun AAV9-viruksen sisélla. Virus ei
aiheuta sairautta ihmisille.

AAV9 DNA
......... > Q 2000000008 ‘

AAV9 AAV9, josta DNA on poistettu Zolgensma

Zolgensma annetaan lapsesi laskimoon

Zolgensma

Zolgensman sisaltdma muokattu virus kuljettaa SMN-geenin kehossa
soluihin, joissa sita tarvitaan

‘ ......... , ‘

Zolgensma Lapsesi solut

Toimittamalla taysin toimivan kopion SMN-geenista, Zolgensma auttaa
kehoa tuottamaan riittavan maaran SMN-proteiinia

» WO N

SMN-proteiini

AAV, adenoassosioitunut virus; DNA, deoksiribonukleiinihappo;
SMA, spinaalinen lihasatrofia; SMN, survival motor neuron. FA-11274064_23092024
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Zolgensma pitkille edenneessid SMA:ssa

Zolgensma voi pelastaa liikehermosoluja, jotka ovat yha elossa ja kykenevia
kasvamaan, mutta se ei pelasta kuolleita likehermosoluja. Lapsilla, joiden SMA-
oireet eivat ole kovin vaikeita, saattaa olla riittava maara elavia likehermosoluja,
jotta he voivat hyotya Zolgensma-hoidosta. Zolgensma ei valttamatta ole yhta
tehokas lapsilla, joilla on vaikeita oireita.

V1SOdIOH
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SMA, spinaalinen lihasatrofia. FA-11274064_23092024
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Zolgensma-hoidon riskien ymmartaminen

Kuten kaikki ladkkeet, Zolgensma voi aiheuttaa haittavaikutuksia.
Kaikki eivat kuitenkaan niita saa.

MIKALILAPSELLESIKEHITTYY MIKA TAHANSA
HAITTAVAIKUTUS, KAANNY PIKAISESTILAPSESI

LAAKARIN, SAIRAANHOITAJAN, FARMASEUTIN TAIMUUN
TERVEYDENHUOLLON AMMATTILAISEN PUOLEEN.

Tarkeaa turvallisuustietoa. Milloin hakeutua ladkéarin hoitoon?

Maksaongelmat

Ennen kuin lapsellesi annetaan tata ladketta, kerro lapsesi
laakarille tai sairaanhoitajalle, jos lapsellasi on tai on aikaisemmin
ollut mita tahansa maksaan liittyvia ongelmia. Zolgensma voi
joskus aikaansaada immuunivasteen, joka voi aiheuttaa maksan
tuottamien entsyymien (elimistdssa olevia proteiineja) arvojen
nousua tai maksavaurion.

Maksavauriolla voi olla vakavia seurauksia, mukaan lukien maksan
vajaatoiminta ja kuolema. Mahdollisiin oireisiin, joita sinun on
pidettava silmalla sen jalkeen, kun lapsellesi on annettu tata
laaketta kuuluvat oksentelu, keltaisuus (ihon tai silman valkuaisten
kellastuminen) tai alentunut vireystaso. Kerro heti lapsesi laakérille,
jos huomaat lapsellasi jonkin maksavaurioon viittaavan oireen.

Veren poikkeava hyytyminen

Zolgensma voi suurentaa riskia sille, etta veri hyytyy normaalista
poikkeavalla tavalla pienissa verisuonissa (tromboottinen
mikroangiopatia) yleensa Zolgensma-hoidon jalkeisten 2 viikon aikana.
Nama verihyytymat voivat vaikuttaa lapsesi munuaisiin. Kaanny
pikaisesti ladkarin puoleen, jos huomaat lapsellasi herkasti iimaantuvia
mustelmia, kouristuskohtauksia tai jos virtsan maara vahentyy.

Naihin oireisiin ja I6ydoksiin on kiinnitettava huomiota hyvin tarkasti,
silla veren epanormaali hyytyminen (tromboottinen mikroangiopatia)
on vakava ja hoitamattomana mahdollisesti hengenvaarallinen tila.

FA-11274064_23092024
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Veren matalat trombosyyttiarvot

Zolgensma voi aiheuttaa veren trombosyyttiarvojen pienenemista
(trombosytopenia), mika tapahtuu yleensa Zolgensma-hoidon
jalkeisten 3 viikon aikana. Veren matalan trombosyyttitason
mahdollisia I6yddksia, joiden suhteen on oltava varuillaan lapsesi
saatua Zolgensmaa, ovat normaalista poikkeavat mustelmat tai
verenvuoto.

=
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Kerro lapsesi laakarille, jos huomaat lapsellasi oireita kuten
mustelmia tai jos verenvuoto jatkuu tavallista pidempaan lapsesi
satutettua itsensa.
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Kohonnut troponiini-I-pitoisuus

Zolgensma saattaa aiheuttaa sydamen eraan proteiinin, troponiini-
I:n pitoisuuden nousua, mika voi viitata sydanvaurioon.

Mahdollisia sydanvaurion 16ydoksia, joiden suhteen on oltava
varuillaan lapsesi saatua Zolgensmaa, ovat kalpean harmaa
tai sinertava ihonvari, hengitysvaikeudet (tihentynyt hengitys,
hengenahdistus) seka kasien ja jalkojen tai vatsan turvotus.

Ennen Zolgensma-hoidon aloittamista lapseltasi otetaan
verikokeita maksan ja munuaisten toiminnan seka
verisolujen maaran (mukaan lukien veren punasolut ja
trombosyytit) ja troponiini-I:n tason tarkistamiseksi.

Verikokeita otetaan saannollisesti vahintaan 3 \

kuukauden ajan hoidon jalkeen maksan toiminnan,

veren trombosyyttiarvojen ja troponiini-1:n pitoisuuden
muutosten tarkkailua varten. Veriarvoista ja muista oireista
ja ldydoksista riippuu, tarvitaanko lisaarviointeja. Lapsesi
laakari paattaa, kuinka kauan verikokeiden ottoa jatketaan.

Saat lisatietoa Zolgensmasta lapsellesi tarkoitetun Idékepakkauksen mukana
olevasta pakkausselosteesta. Jos sinulla on kysymyksia, kdanny lapsesi ladkarin
tai sairaanhoitajan puoleen.

FA-11274064_23092024
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Zolgensma-hoidon riskien ymmartaminen
(jatkuu)

Kuten kaikki ladkkeet, Zolgensma voi aiheuttaa haittavaikutuksia.
Kaikki eivat kuitenkaan niita saa.

MIKALIHUOMAAT LAPSELLASI MINKA TAHANSA
HAITTAVAIKUTUKSEN, KAANNY PIKAISESTILAPSESI

LAAKARIN, SAIRAANHOITAJAN, FARMASEUTIN TAlMUUN
TERVEYDENHUOLLON AMMATTILAISEN PUOLEEN.

Allergiat

Lapsellesi ei saa antaa Zolgensmaa, jos lapsesi on allerginen
mille tahansa ladkkeen ainesosalle (lueteltu lapsellesi tarkoitetun
ladkepakkauksen mukana tulevassa pakkausselosteessa
kohdassa 6).

Kortikosteroidit

Lapsellesi annetaan myos kortikosteroideja (prednisoloni tai
vastaava) jonkin aikaa ennen Zolgensma-hoitoa ja sen jélkeen.
Maksaentsyymiarvot ja muut oireet ja I0ydokset vaikuttavat siihen,
kuinka pitkdan kortikosteroidihoitoa jatketaan Zolgensma-hoidon
jalkeen. Lapsesi ladkari paattaa aikajakson pituuden. Se on
vahintaan 2 kuukautta.

Kortikosteroidi auttaa mahdollisesti kehittyvaan
maksaentsyymien tason nousuun, minka Zolgensma-hoidon
aikaansaama immuunivaste voi aiheuttaa. Laakari paattaa
kortikosteroidiannoksen lapsesi painon perusteella.

Kortikosteroidihoidon aikana lapsesi saattaa sairastua
infektiotautiin tai muuhun tavanomaiseen lastentautiin, jonka
hoitoon voidaan tarvita muita laakkeita. On tarkeaa kysya neuvoa
lapsesi laakarilta, sairaanhoitajalta, farmaseutilta tai muulta
terveydenhuollon ammattilaiselta ennen muiden laékkeiden
kayttda, tai jos sinulla on kysyttavaa kortikosteroideista.

FA-11274064_23092024
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Muut ladkevalmisteet ja Zolgensma

Zolgensma annetaan lapsellesi ainoastaan kerran. Kerro lapsesi
laékarille tai sairaanhoitajalle, jos lapsellesi annetaan, on askettain
annettu tai hanelle saatetaan antaa mita tahansa muita laakkeita.
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Infektiot

Lapsesi immuunipuolustus saattaa heikentya kortikosteroidihoidon
vuoksi. Siksi lapsesi voi sairastua vakavasti sellaiseen infektioon,
jota vastaan terveet ihmiset yleensa onnistuvat puolustautumaan.
Jos lapsellesi kehittyy infektio (esim. vilustuminen, influenssa tai
ilmatiehyttulehdus) ennen Zolgensma-hoitoa tai hoidon jadlkeen,
se voi johtaa kiireellista ladkarinhoitoa vaativiin vakavampiin
komplikaatioihin.

Kerro valittomasti lapsesi ladkarille, jos havaitset lapsellasi
mita tahansa infektioon viittaavia oireita tai I6ydoksia ennen
Zolgensma-hoitoa tai hoidon jalkeen, esimerkiksi:

- Yska « Aivastelu «  Kurkkukipu
» Pihiseva hengitys + Vuotava nena * Kuume

On tarkeaa ehkaista infektioita ennen Zolgensma-hoitoa ja

sen jalkeen valttamalla tilanteita, jotka saattavat lisata lapsesi
infektioriskia. Sind ja muut lapsesi laheiset voivat auttaa
ehkaisemaan infektioita noudattamalla hyvaa kasihygieniaa,
hyvia yskimis- ja aivastamiskaytantdja seka tapaamisten maaraa
rajoittamalla.

FA-11274064_23092024
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Zolgensma-hoidon riskien ymmartaminen
(jatkuu)

HAKEUDU VALITTOMASTILAAKARIN HOITOON,

JOS HAVAITSET LAPSELLASI MITA TAHANSA
SEURAAVISTA OIREISTA TAILOYDOKSISTA:

¢ Mustelmat tai tavallista pidempaan jatkuva verenvuoto, jos lapsesi
on satuttanut itsensa - ne saattavat olla I6ydoksia veren matalasta
trombosyyttitasosta.

¢ Mustelmien ilmaantuminen herkasti, kouristuskohtaukset,
vahentynyt virtsan maara - ne voivat olla [6ydoksia veren
hyytymisesta normaalista poikkeavalla tavalla pienissa verisuonissa
(tromboottinen mikroangiopatia). Naihin oireisiin ja 16ydoksiin on
kiinnitettdva huomiota hyvin tarkasti, silla hoitamattomana veren
epanormaali hyytyminen voi olla hengenvaarallinen tila.

* Oksentelu, keltaisuus (ihon tai silman valkuaisten kellastuminen) tai
alentunut vireystaso - ne saattavat olla I6ydtksia maksavauriosta
(mukaan lukien maksan vajaatoiminta).

¢ Kalpean harmaa tai sinertéva ihonvari, hengitysvaikeudet (esim.
tihentynyt hengitys, hengenahdistus) seka késien ja jalkojen
tai vatsan turvotus - ne saattavat olla I6ydoksia mahdollisista
sydanongelmista.

» Yska, pihiseva hengitys, aivastelu, vuotava nena, kurkkukipu tai

kuume - ne saattavat olla [6yddksia infektiosta (esim. vilustuminen,
influenssa tai ilmatiehyttulehdus).

FA-11274064_23092024



ZOLGENSMA-HOITO |15

Zolgensma-hoito

Seuraavilla sivuilla kerrotaan hoidon eri vaiheista. Nama tiedot
auttavat sinua ja perhettasi valmistautumaan tulevaan.

@ Ennen hoitoa

vana

&‘Z

Hoitopa

@ Hoidon jalkeen

FA-11274064_23092024
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1. Ennen hoitoa

Lapsesi ladkari maaraa ennen hoitoa tehtavaksi vasta-
ainekokeita. Naita tarvitaan, kun arvioidaan, onko Zolgensma
sopiva lapsellesi.

AAV9-vasta-ainemééritys

& Kehomme immuunijérjestelmad muodostaa vasta-aineita
suojautuakseen sairauksilta. Tiettyjen vasta-aineiden (joita
kutsutaan AAV9-vasta-aineiksi) olemassaolo voi aikaansaada
lapsellesi immuunivasteen Zolgensmaa kohtaan. Lapsesi ladkari
tekee ennen hoitoa vasta-ainekokeita, joiden avulla paatetaan, onko
tama laédke sopiva lapsellesi.

Lapsesi AAV9-vasta-ainetasot voivat olla koholla. Vastasyntyneella
lapsella voi olla aidilta raskauden aikana siirtyneita vasta-aineita.
Naiden vasta-aineiden maara laskee usein ajan my6ta syntyman
jalkeen. Jos lapsesi AAV9-vasta-aineiden maara on koholla
ensimmaisessa testissa, voidaan lapseltasi ottaa uusi testi jonkin
ajan kuluttua. Jos sinulla on kysyttavaa aiheesta, kaannythan
lastasi hoitavan laakarin puoleen.

Verikokeet

Ennen Zolgensma-hoidon aloittamista lapsellesi tehd&éan
verikokeita lahtotasojen tarkistamiseksi seuraavista:

« Maksan toiminta

*  Munuaisten toiminta

« Verisolujen maara (mukaan lukien veren punasolut ja
trombosyytit)

« Troponiini-I-pitoisuus

Nama mittaukset auttavat laakaria seuraamaan lapsesi arvoja
Zolgensma-hoidon jalkeen.

AAV, adenoassosioitunut virus. FA-11274064_23092024
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Kortikosteroidit
24

Lapsellesi annetaan kortikosteroidia (prednisolonia tai jotain
muuta kortikosteroidihoitoa) 24 tuntia ennen Zolgensman
antamista. Kortikosteroideilla hallitaan mahdollista
maksaentsyymiarvojen nousua.

&)

Lapsesi ladkari paattaa kortikosteroidiannoksen

lapsesi painon perusteella. Kerrothan lapsesi laakarille,
sairaanhoitajalle tai farmaseutille, jos lapsesi oksentaa ennen
Zolgensma-hoitoa, jotta varmistutaan ettei tarvittava ja oikea
kortikosteroidiannos jaa saamatta.

O))) Infektiot

On tarkeaa, etta kerrot heti lapsesi laakéarille, sairaanhoitajalle
tai farmaseutille, jos lapsellesi kehittyy infektioon viittaavia
oireita ennen Zolgensma-hoitoa tai hoidon jédlkeen. Jos
lapsellesi kehittyy oireita ennen Zolgensma-hoitoa, infuusiota
voidaan joutua siirtamaan, kunnes infektio on hoidettu. Jos
lapsellesi kehittyy oireita Zolgensma-hoidon jalkeen, niista
voi seurata kiireellista ladkarinhoitoa vaativia laaketieteellisia
komplikaatioita.

Katso lista mahdollisen infektion [0yddksista sivulta 13

Yleinen terveydentila

Ennen Zolgensma-hoitoa on tarkeaa, etta lapsesi yleinen
terveydentila on riittdvan hyva, tai muuten hoitoa voidaan
joutua siirtamaan. Nestetasapainon ja ravitsemustilan on
oltava hyva, eika lapsellasi saa olla aktiivisia infektioita. Jos
olet huolissasi lapsesi terveydentilasta ennen Zolgensma-
hoitoa, keskustele lapsesi laékarin, sairaanhoitajan tai
farmaseutin tai muun terveydenhuollon ammattilaisen kanssa.

FA-11274064_23092024
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2.Hoitopaivana

Lapsesi hoitoon osallistuvat ammattilaiset pitavat huolen,
etta tiedat tarkalleen, mita odottaa hoitopaivalta ja miten
valmistautua siihen.

Kortikosteroidit

Ensimmainen annos kortikosteroideja (prednisoloni tai jokin muu
kortikosteroidi) annetaan lapsellesi 24 tuntia ennen Zolgensma-
hoitoa. Katso lisatietoa kortikosteroidien annostelusta ennen
Zolgensma-hoitoa sivulta 17.

Zolgensma-hoitopaivana lapsesi saa toisen annoksen
kortikosteroideja (prednisoloni tai jokin muu kortikosteroidi)
laakarin ohjeistuksen mukaan. Kortikosteroidin annostelu ohjeen
mukaisesti on tarkeda mahdollisesti kehittyvan maksaentsyymien
tason nousun hoidossa ja sita jatketaan maaratyn aikaa hoidon
jalkeen. Katso lisatietoa kortikosteroidien annostelusta Zolgensma-
hoidon jalkeen sivulta 21.

Kerrothan lapsesi ladkarille, sairaanhoitajalle tai farmaseutille, jos
lapsesi oksentaa kortikosteroidin antamisen jalkeen, ettei tarvittava
ja oikea kortikosteroidiannos jaa saamatta.

Zolgensma annetaan lapsellesi ainoastaan KERRAN

YKSI

Zolgensma-infuusio
i 60 Vv

. wwm »  Zolgensma annetaan lapsellesi kertainfuusiona (tiputuksena)

\\__,/' laskimoon (laskimoverisuoneen). T&ta varten lapsesi verisuoneen
asennetaan neulalla katetri (muovinen putki). Toissijainen
varakatetri laitetaan silta varalta, etta ensisijainen katetri tukkeutuu.
Infuusiohoidon antaa spinaalista lihasatrofiaa (SMA) sairastavien
potilaiden hoitoon perehtynyt ladkari tai sairaanhoitaja. Infuusio
kestaa noin 60 minuuttia.

Lapsesi ladkari paattaa lapsesi painon perusteella, kuinka paljon
lapsesi saa Zolgensmaa.

SMA, spinaalinen lihasatrofia FA-11274064_23092024
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3.Hoidon jdlkeen

Lapsesi ladkari paattaa Zolgensma-hoidon
jalkeisen sairaalajakson pituudesta. Jos sinullaon
kysyttavaa, kadanny lapsesi hoitoon osallistuvien
ammattilaisten puoleen.

Mahdolliset haittavaikutukset

Kuten kaikki ladkkeet, tamakin |1aake voi aiheuttaa haittavaikutuksia.
Kaikki eivat kuitenkaan niita saa.

KAANNY VALITTOMASTILAAKARIN PUOLEEN, JOS

HAVAITSET LAPSELLASIMITA TAHANSA SEURAAVISTA
VAKAVISTA HAITTAVAIKUTUKSISTA TAI OIREISTA:

¢ Mustelmien muodostus tai tavallista pidempéaan jatkuva verenvuoto,
jos lapsesi on satuttanut itsensa - ne saattavat olla [6ydodksia veren
matalasta trombosyyttitasosta.

¢ Mustelmien ilmaantuminen herkasti, kouristuskohtaukset,
vahentynyt virtsan méara - ne voivat olla |6ydoksia veren hyytymisesta
normaalista poikkeavalla tavalla pienissa verisuonissa (tromboottinen
mikroangiopatia). Naihin oireisiin ja 16ydoksiin on kiinnitettava huomiota
hyvin tarkasti, silla hoitamattomana veren epanormaali hyytyminen voi
olla hengenvaarallinen tila.

* Oksentelu, keltaisuus (ihon tai silmén valkuaisten kellastuminen) tai
alentunut vireystaso - ne saattavat olla [6yddksia maksavauriosta
(mukaan lukien maksan vajaatoiminta).

» Kalpean harmaa tai sinertdva ihonvéri, hengitysvaikeudet (esim.
tihentynyt hengitys, hengenahdistus) seka késien ja jalkojen tai vatsan
turvotus - ne saattavat olla [6yddksia mahdollisista sydanongelmista.

* Yska, pihiseva hengitys, aivastelu, vuotava nena, kurkkukipu tai
kuume - ne saattavat olla 16yddksia infektiosta (esim. vilustuminen,
influenssa tai ilmatiehyttulehdus).

FA-11274064_23092024
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3. Hoidon jalkeen (jatkuu)

Keskustele heti lapsesi hoitoon osallistuvan ammattilaisen
kanssa, jos lapsellesi kehittyy mikd tahansa muu haittavaikutus.
Tallaisia voivat olla esimerkiksi:

Hyvin yleinen (saattaa esiintyd useammalla kuin yhdella ihmisella 10:st3)
» Verikokeilla todettava maksaentsyymiarvojen nousu

Yleinen (saattaa esiintya enintdan yhdella ihmisella 10:st3)

« Oksentelu

* Kuume

Haittavaikutuksista ilmoittaminen:

Jos havaitset haittavaikutuksia tai olet huolissasi siita,
onko jokin vialla, kaanny lapsesilaakarin, sairaanhoitajan,
farmaseutin tai muun terveydenhuollon ammattilaisen
puoleen.

Tama koskee kaikkia mahdollisia haittavaikutuksia,

riippumatta siita, mainitaanko niita tassa oppaassa ja lapsesi
laakepakkauksen mukana olevassa pakkausselosteessa.

Voit iimoittaa haittavaikutuksista myos suoraan kansallisen
iimoitusjarjestelman kautta (Fimean yhteystiedot oppaan
viimeisella sivulla). Imoittamalla haittavaikutuksista voit
auttaa keraamaan enemman tietoa taman laakevalmisteen
turvallisuudesta.

FA-11274064_23092024
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Kortikosteroidit

Lapsellesi annetaan kortikosteroidihoitoa paivittain noin 2
kuukauden ajan Zolgensma-annoksen jalkeen. Tama aikajakso

voi pidentya, jos lapsesi maksaentsyymiarvot eivat laske riittavan
nopeasti. Hoitoa jatketaan, kunnes arvot laskevat hyvaksyttavalle
tasolle. Lapsellesi annettavaa kortikosteroidiannosta pienennetaan
tana aikana hitaasti, kunnes hoito voidaan kokonaan lopettaa.

Lapsesi ladkari selittaa, milloin ja miten lapsesi kortikosteroidihoito
lopetetaan. Kerrothan lapsesi laakéarille, sairaanhoitajalle tai
farmaseutille, jos lapsesi oksentaa kortikosteroidin antamisen
jalkeen, tai jos prednisoloniannos jaa syysta tai toisesta antamatta,
ettei tarvittava ja oikea kortikosteroidiannos jaa saamatta
Zolgensma-hoidon jalkeen. Al4 lopeta kortikosteroidihoitoa, ennen
kuin olet keskustellut asiasta lapsesi laékarin, sairaanhoitajan tai
farmaseutin tai muun terveydenhuollon ammattilaisen kanssa.
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Jos sinulla on kysyttavaa kortikosteroideista,
keskustele lapsesilddkarin, sairaanhoitajan

tai farmaseutin tai muun terveydenhuollon
ammattilaisen kanssa.

FA-11274064_23092024
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3. Hoidon jalkeen (jatkuu)

Sadnnollinen seuranta

Zolgensma-hoidon jalkeen terveydenhuollon tiimi seuraa lapsesi
tilaa saanndllisesti. Seurantakaynteja on tarpeen mukaan;

joko yleisia tarkastuksia varten, tai jos lapsellesi iimaantuu
haittavaikutuksia, tai jos sinulla on huolenaiheita tai kysymyksia.

SMA-potilaiden tulee saada asianmukaista hoitoa, tukihoidot
mukaan lukien. On tarkea3, etta keskustelette lapsesi ladkarin
kanssa siita, miten terveydenhuollon tiimi jatkaa lapsesi hoidon
tukena olemista.

Saannolliset verikokeet

Zolgensma-hoidon jalkeen lapsellesi tehdaan saanndéllisia
verikokeita:

« Maksan toiminta - verikokeet vahintaan 3 kuukauden ajan
hoidon jalkeen maksaentsyymitasojen nousun seuraamiseksi.
Jos lapsesi maksan toiminta huononee Zolgensma-hoidon
jalkeen tai jos lapsellasi on maksasairauden 160ydoksia, laakari
arvioi lapsen vointia vipymatta ja seuraa tilannetta tarkasti.

» Trombosyytit ja troponiini-l - verikokeita tehdaan jonkin aikaa
hoidon jalkeen trombosyytti- ja troponiini-I-tasojen muutosten
seuraamiseksi.

Verikokeiden tuloksista seka muista oireista ja I0ydoksista
riippuen voidaan tarvita lisdkokeita. On tarkeda noudattaa tarkasti
verikokeiden aikataulua ja ilmoittaa valittomasti lapsesi hoitotiimille
kaikista oireista ja |6yddksista, joita lapsellesi mahdollisesti
ilmaantuu Zolgensma-hoidon jalkeen.

SMA, spinaalinen lihasatrofia. FA-11274064_23092024
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t¢5%] Lapsesikehon eritteistd huolehtiminen

KUUKAUSI

Zolgensman sisaltamaa vaikuttavaa ainetta saattaa erittya lapsesi
kehon eritteiden mukana hoidon jalkeen. Sinun ja muiden lastasi

hoitavien on noudatettava hyvaa kasihygieniaa alla mainituilla
tavoin vdhintaan 1 kuukauden ajan Zolgensman antamisesta.

Kayta suojakasineita, kun olet kosketuksissa lapsesi
& kehon nesteiden (virtsa) tai jatdsten (uloste) kanssa.

desinfiointiaineella.

or Puhdista kddet huolellisesti lampimalla juoksevalla
@ vedella ja saippualla tai alkoholipohjaisella

Pakkaa havitettavat likaiset vaipat ja muu jate
& kahteen paillekkdiseen jatepussiin. Kertakayttoiset
vaipat voidaan sitten havittaa talousjatteiden mukana.

Jos sinulla on kysyttavaa lapsesi kehon eritteista

huolehtimisesta, kadnnythan lapsesi lddkarin,
sairaanhoitajan tai farmaseutin puoleen.

FA-11274064_23092024
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3. Hoidon jidlkeen (jatkuu)

Tukihoidot

Vaikka Zolgensma siséltaa taysin toimivan kopion SMN-geenista, lapsellasi on
silti edelleen SMA.

SMA:ta sairastavien hoidossa kaytettavia tukihoitoja ovat:

Y

Ortopediset hoidot Fysioterapia Tuki ravitsemukseen,
syOmiseen ja juomiseen

2 %‘ //

D)

Hengityksen Hengitystieinfektioiden Eritteiden
tukeminen, ehkaisy (esim. flunssan ja poistaminen
esimerkiksi keuhkokuumeen ehkaisy hengitysteista

unimaskin avulla rokotuksilla)

Lapsesi hoitoon osallistuvat ammattilaiset

varmistavat kanssasi, ettd lapsesi saa tarvittavat
tukihoidot.

SMA, spinaalinen lihasatrofia. SMN, survival motor neuron. FA-11274064_23092024
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Milloin tulee ottaa yhteytta laakariin

Kaanny pikaisestilddkarin puoleen

seuraavissa tilanteissa:

Zolgensma voi joskus vaikuttaa maksan toimintaan ja johtaa
maksavaurioon. Mahdollisiin oireisiin, joita sinun on pidettava
silmalla sen jalkeen, kun lapsellesi on annettu tata laaketta kuuluvat
oksentelu, keltaisuus (ihon tai silman valkuaisten kellastuminen) tai
alentunut vireystaso.

Zolgensma voi laskea veren trombosyyttiarvoja (trombosytopenia).
Kerro lapsesi laédkarille, jos huomaat tahan viittaavia lI0ydoksia
kuten mustelmien muodostusta tai tavallista pidempaan kestavaa
verenvuotoa, jos lapsesi on satuttanut itsensa.

Zolgensma voi lisata riskia sille, etta veri hyytyy normaalista
poikkeavalla tavalla pienissé verisuonissa (tromboottinen
mikroangiopatia). Kdanny pikaisesti Iaakarin puoleen, jos huomaat
lapsellasi herkasti ilmaantuvia mustelmia, kouristuskohtauksia tai
virtsan maara vahentyy.

Zolgensma saattaa lisata sydamen erdan proteiinin, troponiini-l:n
pitoisuuden nousua, mika voi olla osoitus sydanvauriosta. Mahdollisia
16ydoksia, joista tulee heti keskustella lapsesi laékarin kanssa, ovat
kalpean harmaa tai sinertdva ihonvari, hengitysvaikeudet, kasien ja
jalkojen tai vatsan turvotus.
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Kerro laakarille, jos lapsesi oksentaa kortikosteroidihoidon aikana
ennen tai jdlkeen Zolgensma-hoidon. Talla tavoin varmistutaan, ettei
kortikosteroidiannosta (prednisoloni tai vastaava) jaa valiin.

Kerro heti laakarillesi, jos lapsellesi kehittyy mita tahansa infektioon
viittaavia oireita tai 10yddksia (esim. vilustuminen, influenssa tai
ilmatiehyttulehdus) ennen Zolgensma-hoitoa tai hoidon jélkeen, silla
ne voivat aiheuttaa vakavampia mahdollisesti kiireellista laakarinhoitoa
vaativia komplikaatioita. Mahdollisia hengitysteiden virusinfektion
16yddksia, joiden suhteen on oltava varuillaan, ovat yska, pihiseva
hengitys, aivastelu, vuotava nena, kurkkukipu tai kuume.

FA-11274064_23092024
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Laakarin yhteystiedot

Terveydenhuollon ammattilaiset seuraavat lapsesi vointia Zolgensma-
infuusion jéalkeen. Jos sinulla on huolenaiheita ja haluat puhua lapsesi laakarin
tai terveydenhuoltotiimin kanssa, voit kayttaa alla olevaa lomaketta heidan

yhteystietojensa kirjaamiseen.

Nimi:
Rooli:
Puh:

Sahkoposti:

Nimi:
Rooli:
Puh:

Sahkoposti:

Nimi:
Rooli:
Puh:

Sahkoposti:

Nimi:
Rooli:
Puh:

Sahkoposti:

Nimi:
Rooli:
Puh:

Sahkoposti:

Nimi:
Rooli:
Puh:

Sahkoposti:

FA-11274064_23092024
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Paikalliset yhdistykset

Eri maissa on lukuisia potilasyhdistyksia, jotka voivat tukea sinua
ja lastasi SMA:n kanssa. Yhdistykset tarjoavat tietoa SMA:sta,
uusimmista tutkimustiedoista, ja yhteison tukea. Kysy lapsesi
ladkarilta tai terveydenhuoltotiimilta lisatietoja paikallisista
yhdistyksista.

SMA, spinaalinen lihasatrofia FA-11274064_23092024
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Tarkeita sanoja

Adenoassosioitunut virus 9 (AAV9)

Adenoassosioitunut virus 9 (AAV9) on eraanlainen virus. AAV9 voidaan muokata
niin, ettei se aiheuta ihmisen sairastumista. Zolgensmassa muokattu AAV9 toimii
vektorina eli kuljettimena ja sita kaytetaan toimittamaan téaysin toimiva kopio
SMN-geenista.

Aivorunko
Aivorunko on osa aivoja, ja se tukee kehon kriittisia toimintoja, mukaan lukien
hengitysta ja unta. Aivorunko yhdistaa selkaytimen aivojen muihin osiin.

Atrofia
Atrofia tarkoittaa surkastumista tai kutistumista. Esimerkiksi lihaksen
surkastumista kutsutaan lihasatrofiaksi.

Deoksiribonukleiinihappo (DNA)

DNA tai deoksiribonukleiinihappo on ihmisen, ja melkein kaikkien muidenkin
organismien, perinndllinen materiaali. Lahes jokaisella ihmisen kehon solulla on
sama DNA.

Geenit
Geenit ovat joukko ohjeita, jotka kertovat keholle, miten valmistaa proteiineja.
Geenit esiintyvat aina pareittain; yksi kopio periytyy kummaltakin vanhemmalta.

Geeniterapia

Geeniterapia on tapa hoitaa sairautta tai estda sen etenemista geenien avulla.
Geeniterapioita on erilaisia ja ne toimivat eri tavoin. Naita ovat puuttuvien tai
viallisten geenien korvaaminen tai korjaaminen; uuden geenin lisddminen jonkin
toisen laakkeen tehon parantamiseksi; tai geenin toiminnan estaminen, jos geeni
tuottaa proteiinia niin paljon ylimaarin, etta siita tulee haitallista.

Geneettinen sairaus
Viallisen tai puuttuvan geenin tai geenien aiheuttama sairaus. Geneettiset
sairaudet ovat periytyvia. SMA on esimerkki geneettisesta sairaudesta.

Haittavaikutus
Haittavaikutus on ladkkeen toissijainen ja yleensa ei-toivottu vaikutus.

Kortikosteroidit

Kortikosteroidit ovat laakkeita, jotka tukahduttavat immuunijarjestelmaa ja niilla
pyritdan hallitsemaan maksaentsyymien mahdollista nousua Zolgensma-hoidon
jalkeen.

Liikehermosolut
Nama erityiset hermosolut kuljettavat signaaleja eli viesteja aivoista lihaksiin
ohjatakseen liikkeita. Liikehermosoluja on kahden tyyppisia: ylemmat

FA-11274064_23092024



TARKEITA SANOJA | 29

liikehermosolut kuljettavat signaaleja aivoista aivorunkoon ja selkaytimeen, ja
alemmat likehermosolut kuljettavat signaaleja ylemmista likehermosoluista
lihaksiin.

Motoneuronit eli liikehermosolut
kts. liikehermosolut

Prednisoloni

Prednisoloni on yksi kortikosteroideiksi kutsutuista ladkkeista. Se auttaa
hallitsemaan maksan entsyymien mahdollista nousua Zolgensma-hoidon
jalkeen.

Proteiinit eli valkuaisaineet

Proteiinit ovat tarkeita molekyyleja, jotka ovat mukana melkein kaikissa elimiston
toiminnoissa. Proteiinit auttavat rakentamaan kehon soluja ja auttavat samalla
soluja kuljettamaan ja tuottamaan tarkeita aineita, korjautumaan ja selviytymaan.

SMN1-geeni

SMN1-geeni on ensisijainen SMN-proteiinia tuottava geeni. Liikehermosolut
tarvitsevat SMN-proteiinia toimiakseen kunnolla. SMA-potilailla taman geenin
molemmat kopiot ovat viallisia tai puuttuvat. Tama tarkoittaa, etta kehon solut
eivat kykene tuottamaan tarpeeksi SMN-proteiinia.

SMN2-geeni
SMN2-geeni toimii “varalla” SMN-proteiinituotannon tukemiseksi. SMN2 tuottaa
vain pienia maaria toimivaa SMN-proteiinia.

Survival Motor Neuron (SMN) -proteiini

SMN-proteiini on elintérkea liikehermosolujen toiminnalle ja selviytymiselle.
Jos SMN-proteiinia ei ole tarpeeksi, likehermosolut heikkenevéat ja lopettavat
toimintansa. Keho tuottaa SMN-proteiinia SMN-geenista.

Spinaalinen lihasatrofia (SMA)

Spinaalinen lihasatrofia (SMA) on harvinainen sairaus, jossa lihakset heikentyvat
vahitellen. Tama johtuu siita, ettd kehon erikoistuneet lihasten liikkumista
hallitsevat hermosolut eli likehermosolut lakkaavat toimimasta. Liikehermosolut
heikkenevat ja lakkaavat toimimasta SMN-proteiinin puutteen vuoksi.

Suonensisdinen infuusio
Tiputus laskimoon katetrilla (muoviputki), joka tydnnetaan laskimoon neulan
avulla.

Trombosyytti eli verihiutale
Veren hyytymisesta vastaava verisolutyyppi.

Vasta-aineet

Ihmisen immuunijarjestelma muodostaa vasta-aineita. Niiden tehtava on suojata
elimistéa sairauksilta. Jokainen vasta-aine on yksildllinen ja suojaa elimistéa
tietyn tyyppiselta sairaudelta.

FA-11274064_23092024
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Muistiinpanoja
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Muistiinpanoja
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Lisétietoa tasta ladkevalmisteesta, mukaan lukien PAKKAUSSELOSTE, on
saatavilla Euroopan lddkeviraston verkkosivulta:

https://www.ema.europa.eu/fi/documents/product-information/zolgensma-epar-
product-information_fi.pdf

Voit ilmoittaa haittavaikutuksista suoraan kansallisen ilmoitusjarjestelman kautta:
Laakealan turvallisuus- ja kehittamiskeskus Fimea, Laakkeiden
haittavaikutusrekisteri, PL 55,00034 FIMEA.

www.fimea.fi

Voit ilmoittaa haittavaikutuksista myos suoraan myyntiluvan haltijalle:
Novartis Finland Oy, Metsanneidonkuja 10

02130 Espoo, puh. 010 6133 200

www.novartis.fi

Taman oppaan on laatinut Novartis Europharm Limited. Annetut tiedot on tarkoitettu
vain koulutustarkoituksiin, eika niita ole tarkoitettu korvaamaan keskusteluja laakarin
tai hoitotiimin kanssa. Tiedot liittyvat spinaaliseen lihasatrofiaan ja ne on tarkoitettu
yleiskatsaukseksi.
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