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V Detta lakemedel dr féremal for utokad évervakning.

Guide for
vardgivare till
ZOLGENSMA®
behandling

Du har fatt den har guiden av barnets lakare eftersom ditt
barn har ordinerats Zolgensma®.

Syftet med den héar guiden ar att ge praktisk information som
stod fér samtal med din lakare. Den ska lasas tillsammans
med bipacksedeln som medfdljer detta Iakemedel.

Zolgensma ar foremal for utokad overvakning for att

snabbt kunna identifiera nya biverkningar. Om ditt barn far
biverkningar, tala med barnets lakare, sjukskoterska eller
apotekspersonal/annan sjukvardspersonal. Detta galler dven
eventuella biverkningar som inte namns i denna guide eller i
bipacksedeln.

Om du har fragor om eller oro kring Zolgensma, tala med
barnets lidkare, sjukskoterska eller apotekspersonal/
annan sjukvardspersonal.

Del av planen for riskhantering RMP v.2.2. Godkant av Fimea 31.5.2023
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Denna guide har tagits fram for att ge praktisk information om:
e Zolgensma och hur lakemedlet fungerar

 Viktig sdkerhetsinformation och maéjliga biverkningar av
Zolgensma

» Forloppet for behandlingen med Zolgensma

Om du har fragor om eller oro kring detta lakemedel eller barnets
maende, tala med barnets lakare, sjukskoterska eller apotekspersonal/
annan sjukvardspersonal.

Nyttiga kontakter

FI2307032454 SMA, spinal muskelatrofi.




Guidens innehall

Om SMA

« Vad ar SMA?
» Vad orskakar SMA?
« Vem far SMA?

+ Svarighetsgrad och symtom pa SMA

Om Zolgensma

Las mer om Zolgensma och hur det fungerar

Forsta riskerna med Zolgensma
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Kontaktuppgifter for lakare
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Vad ar SMA?

Spinal muskelatrofi (SMA) ar ett sallsynt, allvarligt och arftligt tillstand. SMA
orsakas av att en viss gen saknas eller ar onormal, en gen som krévs for att
producera ett essentiellt protein som kallas for "6verlevnadsmotorneuron”

(SMN - Survival Motor Neuron). SMN-proteinbrist gor att nerver som kontrollerar
muskler (motorneuroner) dor. Féljden blir att musklerna férsvagas och fortvinas,
nagot som sa smaningom leder till forlust av rérelseférmaga och svarigheter att
bland annat andas, svélja, ata och prata.

Friska personer

Hjarnan

Hos friska personer genereras signaler for
muskelrorelser.

Motorneuroner

Dessa speciella nerver transporterar
signaler fran hjarnan till musklerna for
kontroll av rorelserna. Det finns tva typer av
motorneuroner - de évre motorneuronerna
som skickar signaler fran hjarnan till

! hjarnstammen och ryggmargen och de
nedre motorneuronerna som skickar
signaler fran de évre motorneuronerna till
musklerna.

.- ~~

Muskler

Musklerna reagerar pa motorneuronernas
signaler genom att spannas eller slappna
O av. Detta far kroppen att réra sig och ar av
> storsta vikt for funktioner som exempelvis
att andas, svalja, ata och prata.

F12307032454 SMA, spinal muskelatrofi; SMN, éverlevnadsmotorneuron
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Aven om de nedre motorneuronerna har paverkats av SMA

berors inte SMA patientens formaga att tanka, lara sig eller
skapa relationer.

Manniskor drabbade av SMA

Hjarnan

Hos personer med SMA genereras signaler
for muskelrérelser.

Dysfunktionella motorneuroner

Personer med SMA har en genetisk
mutation som medfor att de nedre

p motorneuronerna bryts ned och slutar
fungera. Det innebar att signalerna fran
hjarnan inte éverfors fran ryggmargen till
muskeln.

pmmm—
.- ~~
L T

Forsvagade/fortvinade muskler

Nar musklerna inte langre far nagra
signaler som instruerar dem att réra sig
kan de fortvina (atrofi) och successivt bli

. O
O OA f allt svagare. Det medfér svarigheter att
ﬁ ‘;‘ réra sig, andas, svilja, ata och prata.

SMA, spinal muskelatrofi FI2307032454



Vad orsakar SMA?

Friska personer

Overlevnadsmotorneuronprotein (SMN-protein)

For att motorneuroner ska fungera och 6verleva behdver kroppen bland annat
ett sa kallat SMN-protein, dar SMN star fér 6verlevnadsmotorneuron. Utan
detta SMN-protein slutar motorneuronerna att fungera for att s smaningom
do. Foljden blir att musklerna forsvagas och fortvinar, ndgot som sa smaningom
leder till forlust av rorelseférmaga och svarigheter att bland annat andas, svélja,

ata och prata.

Overlevnadsmotorneurongener (SMN-gener)

Hos friska personer klarar kroppen av att producera SMN-protein kodat av
gener kallade SMN-gener. Det finns tva typer av SMN-gener, SMN1och SMN2:

m
v
o0 O
([ o

{
e O
Funktionellt SMN-protein

PDDD

@@@®

G
(56.

Otillracklig méngd
funktionellt
SMN-protein

FI2307032454

Overlevnadsmotorneuron 1 (SMN1)

SMNT1-genen ar den primara gen som styr
produktionen av storre delen av det SMN-protein som
motorneuronerna behdver for att kunna fungera som
de ska.

Overlevnadsmotorneuron 2 (SMN2)

SMN2-genen producerar visserligen ocksa

SMN- protein, men i flera olika versioner och bara

sma mangder av proteinet fungerar som det ska
("funktionellt SMN-protein”). SMN2-genen fungerar
darfor mest som en "reserv” for produktionen av SMN-
protein, och klarar inte av att producera tillrackligt med
SMN-protein pa egen hand.

SMA, spinal muskelatrofi; SMN, 6verlevnadsmotorneuron
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Manniskor drabbade av SMA

Hos den som drabbats av SMA ir det endera fel pa SMN1-genen

(en mutation) eller ocksa saknas den helt

SMNZ2-genen kan inte producera tillrackligt med funktionellt SMN-protein for

att kompensera for forlusten av SMN1-genen. Har man SMA, saknar man darfor
tillrackligt med funktionellt SMN-protein for att halla motorneuronerna friska och
fungerande.

SMN1-primar gen SMN2-reservgen
SMN1-genen saknas eller &r Reservgenen SMN2
skadad, nagot som leder till producerar bara ca 10 %

otillrackliga SMN-proteinnivaer funktionellt SMN-protein

Inget SMN-protein @ @ 6 @

produceras
Dysfuntionell 6 . 6
motorneuron 6
Otillracklig mangd
funktionellt SMN-protein
O O ‘O O
4N “
Yo\ ;

Andning Tal g Svilja / ata Rorelse

Forsvagad muskel

SMA, spinal muskelatrofi; SMN, éverlevnadsmotorneuron. FI2307032454



Vem far SMA?

Eftersom SMA orsakas av en felaktig (muterad) eller saknad gen betraktas
det som en genetisk sjukdom som vanligen arvs.

Ett barn arver tva kopior av varje gen, en fran sin mamma och en fran sin pappa.
For att ett barn ska fédas med SMA maste barnet arva en felaktig gen bade fran
mamma och pappa. Om det bara ar fel pa en kopia av genen (frdn mamma eller
pappa) kan den andra foralderns opaverkade gen se till att tillrackligt med SMN-
protein produceras for att motorneuronerna ska fungera korrekt. Personer med
en opaverkad kopia av SMN7-genen och en skadad kopia kallas "friska barare”
(eller anlagsbéarare) och uppvisar vanligen inga symtom. De flesta barare vet inte
om att de bar pa den defekta genen forran de far ett barn som féds med SMA.

O

Ungefar en av 50 personer ar friska SMA-barare, aven
om det varierar nagot beroende pa geografiskt lage.

O
@ Om bagge foraldrarna ar friska barare ar risken for att
259 barnet far SMA 25 % vid varje graviditet.
(o]

en av 10 000 nyfédda och kan drabba alla, oavsett
harkomst och kon.

%O SMA ar en séllsynt sjukdom som drabbar omkring

FI2307032454 SMA, spinal muskelatrofi; SMN, éverlevnadsmotorneuron



Hur arvs SMA?

SMA upptrader vanligen nér ett barn arver tva kopior av den skadade eller
saknade SMN71-genen, en frdin mamma och en fran pappa. Den har typen av
arvsmonster kallas "recessivt” och innebar att bada foraldrarna vanligen maste
vara barare for att risken ska vara 25 % for att arva sjukdomen.

) 9

Frisk barare
Halften av
barnets genetiska

information kommer

fran mamman och
hélften fran pappan

D) Q

S/~

Frisk 25%
barare Paverkas av SMA
Barnet har arvt en Barnet har arvt en opaverkad kopia Barnet har arvt en skadad
opaverkad kopia av och en skadad kopia av SMN71-genen kopia av SMN1-genen
SMN71-genen fran och blir darmed béarare av SMA fran bada foraldrarna och
bada foraldrarna utvecklar darfor SMA
Frisk B Frisk barare B Paverkas av SMA

Alla framtida graviditeter kommer att inneb&ra samma risk pa 25 % att barnet
paverkas av SMA, och det ar darfor viktigt att diskutera med ditt vardteam for
att klargora vilka alternativ som star till buds nar du vill bli gravid.

SMA, spinal muskelatrofi; SMN, 6verlevnadsmotorneuron. FI2307032454



Svarighetsgrad och symtom pa SMA

Du kan f& héra termen "motoriska milstolpar” fran barnets vardteam. Detta ar
funktionella férmagor som anvands vid bedémning av SMA och dess forlopp.
Néagra av de motoriska milstolpar som &r relevanta for barn med SMA ar deras
formaga att:

. o )
s = o5

Lyfta pa huvudet Halla ett foremal i handen Krypa

O o O

2 SO E

Sitta Rulla runt Sta och ga

Dessa milstolpar samt den alder da symtomen upptrader anvands for att avgora
svarighetsgraden av SMA.

Ju tidigare symtomen pa SMA visar sig, desto allvarligare ar sannolikt
sjukdomen. Det innebar att barndomsformerna av SMA kan vara svart att
diagnostisera eftersom barn kan tyckas opaverkade vid fédseln och aven langre
fram under barndomen.

Tidigare, allvarligare

Symtomen pa SMA upptrider ofta
inom de sex férsta levhadsmanaderna,
men i vissa fall kan de upptrédda redan
innan fédseln. Mammorna méarker da
att barnet ror sig langsammare under
graviditetens sista veckor.

Utan ingripande eller behandling forkortas livslangden f6r barn med allvarligare
former av SMA. Genom tidiga vard- och behandlingsinsatser kan férsamringen
bromsas in, och barn kan ofta uppna milstolpar som séllan férekommer om
sjukdomen far ha sin gang.

FI2307032454 SMA, spinal muskelatrofi
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SMA ar en sjukdom med en rad olika symtom
som kan varierai svarighetsgrad

8 Svaga Vid den allvarligaste formen av SMA borjar
° fosterrorelser symtomen oftast upptrada fére fédseln.
jg (SMA Typ 0) Barnets rorelser kan avta under graviditeten.
i
Kan inte sitta utan Symtomen upptrider vanligen vid 6 manaders
stod (SMA Typ 1) alder och omfattar:
5 « Oférmaga att styra huvudet
E « Svaga ben och armar
‘g « Svarigheter att andas och svalja
_5 © « Dampad hosta och skrik
% Kan sitta och Symtomen upptrader normalt mellan 6 och 18
S eventuellt sta, kan manaders alder och omfattar:
E inte ga utan stéd
o (SMA Typ 2) « Svaga ben och armar
L= aq . .
E « Svarigheter att sitta utan stod
5‘ » Motoriska milstolpar nas sent/inte alls
E - « Svarigheter att svélja och hosta
> ) .
- e « Skakningar
[} = ) » )
b o o « Smarta och svarigheter att réra lederna
<L g * Sned eller roterad ryggrad
—
» Andningssvarigheter i vissa fall
Gang utan stod Symtomen uppstar vanligen fran tidig barndom
(SMA Typ 3) (>18 manader) till sena tonaren. Personer med
denna form av SMA kan ha dalig balans och ha
svart att stalla sig upp och ga i trappor.
Gang utan stoéd Den mildaste formen av SMA ger symtom som
fram till vuxen inte upptrader forran i vuxen alder. Personer

alder (SMA Typ 4) med denna form av SMA har vanligtvis latt
muskelsvaghet, utan andningssvarigheter.

S
°@®
o)
-

SMA, spinal muskelatrofi FI2307032454



12| OM ZOLGENSMA

Om Zolgensma

Zolgensma anvinds for att behandla spadbarn och sma
barn med det sillsynta, allvarliga och arftliga tillstandet
“spinal muskelatrofi” (SMA).

Hur fungerar Zolgensma?

Zolgensma forandrar inte ditt barns DNA, utan ersatter funktionen hos den
felaktiga eller saknade SMN-genen. Zolgensma verkar genom att tillhandahalla
en fullt fungerande kopia av SMN-genen som sedan hjalper kroppen att
producera tillrackligt med SMN-protein. Kopian av SMN-genen transporteras till
de celler dar den behdvs av en sa kallad vektor, ett redskap fér gentransport.

Vektorn som levererar SMN-genen bygger pa
ett modifierat virus som kallas adenoassocierat
virus 9, eller AAV9. Denna typ av modifierat virus

ger inte upphov till sjukdom hos méanniskor. Nar
vektorn skapas avlagsnas majoriteten av virusets
DNA och ersatts med den nya SMN-genen.

AAV,adenoassocierat virus; DNA, deoxiribonukleinsyra;
FI2307032454 SMA, spinal muskelatrofi; SMN, éverlevnadsmotorneuron
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Zolgensma innehaller en fullt
— fungerande kopia av SMN-genen.

=

N
o
&
o
2=
(7]
=
>

&d-

| Zolgensma placeras SMN-genen
inuti ett modifierat virus (AAV9)
som inte ger upphov till sjukdom

hos ménniskor. )
AAV9 Virusets DNA  Zolgensma

avlagsnas

@)

Zolgensma ges intravendst
(i en ven) till ditt barn.

Det modifierade viruset i Zolgensma
fardas genom kroppen och levererar .
SMN-genen till cellerna dar den behdvs.

Genom att tillhandahalla en fullt
fungerande kopia av SMN-genen hjalper
Zolgensma kroppen att producera
tillrackligt med SMN-protein.

O

Zolgensma vid SMA i framskridet stadium
Zolgensma kan radda annu levande motorneuroner som fortfarande har
tillvaxtformaga, men daremot inte ddda motorneuroner. Barn med mindre allvarliga

symtom pa SMA kan ha tillrackligt med levande motorneuroner for att ha nytta av
behandling med Zolgensma. Zolgensma kanske inte fungerar lika bra fér barn med
svara symtom.

AAV, adenoassocierat virus; DNA, deoxiribonukleinsyra;
SMA, spinal muskelatrofi; SMN, éverlevnadsmotorneuron FI2307032454
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Forstariskernamed Zolgensma

Liksom alla ldkemedel kan Zolgensma orsaka biverkningar,
men alla anviandare behover inte fa dem.

OMDITT BARN UPPLEVER NAGRA BIVERKNINGAR,
KONTAKTA OMEDELBART BARNETS LAKARE,

SJUKSKOTERSKA ELLER APOTEKSPERSONAL/
ANNAN SJUKVARDSPERSONAL.

Viktig sdkerhetsinformation och ndar man ska s6ka ldkarvard

FI2307032454

Leverproblem

Om ditt barn har eller har haft ndgon form av leverproblem ska
du informera barnets vardgivare om detta innan barnet far denna
medicin. | vissa fall kan Zolgensma ge upphov till ett immunsvar
som kan leda till en 6kning av enzymer (proteiner i kroppen) som
produceras av levern eller att levern skadas.

Skada pa levern kan leda till allvarlig utgang, inklusive leversvikt
och dod. Tecken du behoéver vara uppmarksam pa nar ditt barn har
fatt detta lakemedel &r bland annat krékning, gulsot (nar hud eller
o6gonvitor gulnar) eller sénkt medvetandegrad. Tala omedelbart
om for ditt barns lakare om du marker att ditt barn utvecklar nagra
symtom som tyder pa skada pa levern.

Onormal blodkoagulering

Zolgensma kan Oka risken for onormal koagulering av blodet i

sma blodkarl (trombotisk mikroangiopati) vanligtvis inom de 2

forsta veckorna efter Zolgensma-behandling. Dessa blodproppar
kan paverka barnets njurar. Informera omedelbart lakaren om du
uppmarksammar tecken och symtom som exempelvis att barnet latt
far blamarken, far kramper (anfall) eller kissar mindre.

Extremt noggrann uppmarksamhet bér agnas at dessa tecken
och symtom, eftersom onormal blodkoagulering (trombotisk
mikroangiopati) &r allvarlig och kan vara livshotande om den inte
behandlas.
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Lagt trombocyttal

Zolgensma kan minska antalet blodplattar (trombocytopeni),
vanligtvis inom de 2 férsta veckorna efter Zolgensma-behandling.
Tecken pa minskat antal blodplattar som du bor vara uppmarksam
péa hos ditt barn som fatt Zolgensma ar bland annat onormal
forekomst av blamarken eller blédningar.

Tala med ditt barns lakare om ditt barn utvecklar tecken sadana
som blamarken eller blédning som haller i sig langre an vanligt om
barnet har gjort sig illa.

o
23
3
mwn
=
2>

Troponin-I

Zolgensma kan leda till forhojda nivaer av ett hjartprotein som
kallas troponin-l och som kan tyda pa skada pa hjartat. Du maste
vara uppmarksam péa tecken pa hjartproblem efter att barnet har
fatt Zolgensma, t.ex. blekgra eller bla hy, andningssvarigheter (t.ex.
snabb andning, andfaddhet), svullnad i armar och ben eller mage.

Innan behandling med Zolgensma paborjas

tas blodprover for att kontrollera leverfunktion,
njurfunktion, antal blodkroppar (inklusive roda
blodkroppar och blodpléattar) och troponin-I-niva.

Minst under 3 manader efter behandlingen tas

regelbundna blodprover for kontroll av leverfunktionen
och 6vervakning av forandringar i trombocyt- och
troponin-I-nivaerna. Beroende pa varden och andra
tecken och symtom kan ytterligare utvarderingar
kravas. Barnets lakare avgoér hur lange testningen ska
paga.

Mer information om Zolgensma finns i bipacksedeln som medfdljer ditt barns
lakemedel. Du kan alltid tala med barnets vardgivare om du har fragor.

FI2307032454
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Forstariskerna med Zolgensma
(forts.)

Liksom alla ldkemedel kan Zolgensma orsaka biverkningar,
men alla anviandare behover inte fa dem.

OMDITT BARN UPPLEVER NAGRA BIVERKNINGAR,
KONTAKTA OMEDELBART BARNETS LAKARE,

SJUKSKOTERSKA ELLER APOTEKSPERSONAL/
ANNAN SJUKVARDSPERSONAL.

Allergier

Barnet far inte ges Zolgensma vid allergi mot nagot av
innehéllsamnena (ingredienserna anges i avsnitt 6 i bipacksedeln
som medféljer lakemedlet).

Andraldkemedel och Zolgensma

Zolgensma ges endast en gang till ditt barn. Tala om for lakaren
eller sjukskoterskan om barnet far, nyligen har fatt eller kan tankas
f& andra lakemedel.

Kortikosteroider

Ditt barn kommer ocksé att fa kortikosteroider (prednisolon

eller motsvarande) under en tid fore och efter behandling med
Zolgensma. Den tid som kortikosteroider kommer att ges till

ditt barn efter behandling med Zolgensma varierar beroende pa
leverenzymvarden och andra tecken och symtom, och bestams av
ditt barns lakare. Denna period kommer att vara minst 2 manader
och kan vara upp till 1 ar eller langre.

FI2307032454
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En eventuell férhojning av leverenzymer som kan uppstéa hos ditt
barn pa grund av immunsvar pa Zolgensma kan hanteras genom
behandling med kortikosteroider. Kortikosteroiddosen beraknas av
lakaren baserat péa barnets vikt.

Under kortikosteroidbehandling kan ditt barn drabbas av
infektioner eller andra vanliga barnsjukdomar som kan krava
anvandning av andra lakemedel. Fére behandling med andra
lakemedel, eller om du har fragor om kortikosteroider, ar det viktigt
att tala med barnets lakare, sjukskoterska eller apotekspersonal/
annan sjukvardspersonal.

Infektion

Ditt barn kan ha ett férsvagat immunférsvar pa grund av
kortikosteroider, vilket innebar att infektioner som friska manniskor
vanligtvis kan bekampa kan goéra ditt barn allvarligt sjuk. Om ditt
barn far en infektion (t.ex. forkylning, influensa eller bronkiolit) fore
eller efter behandling med Zolgensma kan detta eventuellt leda till
andra allvarligare komplikationer som kan krava akut lakarvard.

Tala omedelbart om for barnets lakare om du méarker att ditt barn
utvecklar nagot symtom som tyder pa infektion fore eller efter
Zolgensma-behandling, sddan som:

» Hosta * Nysningar » Halsont
+ Pipande andning + Rinnande nédsa » Feber

Det ar viktigt att forebygga infektioner fére och efter behandling
med Zolgensma genom att undvika situationer som kan 6ka
risken for att ditt barn far infektioner. Du och andra nara kontakter
med ditt barn kan hjélpa till att férhindra infektion genom att félja
god handhygien, god hosta/nysetikett och begrénsa potentiella
kontakter.

FI2307032454
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Forstariskerna med Zolgensma
(forts.)

@

Vaccinationer

Eftersom kortikosteroider kan paverka kroppens immunsystem
kan lakaren besluta att skjuta upp vissa vaccinationer medan
barnet behandlas med kortikosteroider. Om du har fragor, tala
med barnets lakare, sjukskoterska eller apotekspersonal/annan
sjukvardspersonal.

KORT SAGT - UPPSOK GENAST LAKARE OM

DITT BARN UPPVISAR NAGOT AV FOLJANDE
TECKEN ELLER SYMTOM:

Blamirken eller blédningar som pagar langre an vanligt om
barnet har gjort illa sig - detta kan vara tecken pa ett minskat antal
blodplattar (trombocytopeni)

Latt att fa blaméarken, far kramper (anfall) eller kissar mindre

- detta kan vara tecken pa onormal koagulering av blodet i

sma blodkarl (trombotisk mikroangiopati). Extremt noggrann
uppmarksamhet bor dgnas at dessa tecken och symtom, eftersom
onormal blodkoagulering kan vara livshotande om den inte behandlas

Krékning, gulsot (nar hud eller 6gonvitor gulnar) eller sankt
medvetandegrad - detta kan vara tecken pa leverproblem (inklusive
leversvikt)

Blekgra eller bla hy, andningssvarigheter (t.ex. snabb andning,
andfaddhet), svullnad i armar och ben eller i magen - dessa kan
vara tecken pa eventuella problem med hjartat

Hosta, pipande andning, nysningar, rinnande nésa, halsont eller
feber - detta kan vara tecken pa infektion (t.ex. forkylning, influensa
eller bronkiolit)

FI2307032454
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Behandling med Zolgensma

Informationen pa féljande sidor hjalper dig och familjen att
forsta vad ni har att viinta er framover

@ Fore behandlingen
@ Behandlingsdagen

@ Efter behandlingen

FI2307032454
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1. Fore behandlingen

Ditt barns ldkare kommer att testa for antikroppar innan
behandling for att kunna faststélla om Zolgensma ar
lampligt for ditt barn.

AAV9-antikroppstest

& Kroppens immunsystem producerar antikroppar som bidrar till att
skydda mot sjukdomar. Férekomsten av vissa antikroppar, narmare
bestamt AAV9-antikroppar, kan leda till att ditt barn utvecklar ett
immunsvar mot Zolgensma. Som en del av utredningen for att
avgoOra om Zolgensma ar lampligt for ditt barn kommer lakaren att
utfora antikroppstestning fore insattning av behandlingen.

Ditt barn kan ha forhojda nivaer av AAV9-antikroppar. Om barnet ar
nyfott kan det vara antikroppar som har éverforts fran modern till
barnet under graviditeten, och dessa férhojda varden sjunker ofta
successivt efter fodseln. Om det forsta testet visar att ditt barn

har férhojda nivaer av AAV9-antikroppar kan en férnyad testning
utféras efter en tid. Om du har nagra fragor, vand dig till barnets
lakare.

Blodprover

Innan behandling med Zolgensma tas blodprover fér att kontrollera
och faststéalla baslinjevarden for:

« Leverfunktion

« Njurfunktion

» Antalet blodceller (inklusive roda blodkroppar och blodplattar)

* Troponin-I-niva

Resultaten hjalper lakaren att beddma barnets varden efter
behandling med Zolgensma.

FI2307032454 AAV,adenoassocierat virus
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Kortikosteroider
24

24 timmar fére behandlingen med Zolgensma far ditt barn
kortikosteroider (prednisolon eller motsvarande) for att
hantera en eventuell foérhgjning av leverenzymer.

&

Kortikosteroiddosen beréknas av lakaren baserat pa
barnets vikt. For att sakerstélla att ditt barn inte missar
kortikosteroiddosen, informera barnets lakare, sjukskodterska
eller apotekspersonal/annan sjukvardspersonal om barnet
kraks innan Zolgensma-behandling.

O))) Infektion

Det ar viktigt att du omedelbart informerar barnets lakare,
sjukskoterska eller apotekspersonal/annan sjukvardspersonal
om barnet uppvisar symtom som tyder pa infektion fore eller
efter Zolgensma-behandling. Om ditt barn utvecklar nagot
symtom eller tecken som tyder pa infektion fére behandling
med Zolgensma kan infusionen behdéva skjutas upp tills
infektionen har lakt ut. Om ditt barn utvecklar symtom efter
behandling med Zolgensma kan det leda till medicinska
komplikationer som kan krava akut lakarvard

Du kan lasa om tecken péa en eventuell infektion pa sidan 17.

Allmant hilsotillstand

Innan behandlingen med Zolgensma ar det viktigt att ditt
barns allméanna halsa ar tillracklig, annars kan behandlingen
behova skjutas upp. Detta inkluderar att vara hydratiserad,
ha god néring och vara fri fran aktiva infektioner. Om du har
nagra fragor om ditt barns allmanna halsa fére behandling
med Zolgensma, tala med ditt barns lakare, sjukskoterska
eller apotekspersonal/annan vardpersonal.

FI2307032454
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2. Behandlingsdagen

Barnets vardteam ser till att ni vet precis vad ni kan férvinta er
pa behandlingsdagen och hur ni forbereder er

Kortikosteroider

Ditt barn ska ha fatt sin férsta dos kortikosteroider (prednisolon
eller motsvarande) 24 timmar fére behandling med Zolgensma.
Information om kortikosteroiddosering fére behandling med
Zolgensma finns pa sidan 21.

Pa behandlingsdagen far ditt barn sin andra orala
kortikosteroiddos (prednisolon eller motsvarande) enligt ordination.
Kortikosteroidmedi- cineringen ar viktig for att hantera eventuella
leverenzymdkningar. For att sdkerstalla att ditt barn inte missar
kortikosteroiddosen, informera barnets lakare, sjukskoterska eller
apotekspersonal/annan sjukvardspersonal om barnet kraks efter
att ha fatt kortikosteroider.

Zolgensma ges endast EN GANG till ditt barn

EN

\/ Zolgensmainfusion
60 I

Zolgensma ges till ditt barn som en intravends engangsinfusion.
Det innebér att en nal anvands for att féra in en kateter (plastslang)
i en av barnets vener. En extra kateter fors in sa att den finns till
hands om den forsta blir blockerad. Infusionen utférs av en lakare
eller sjukskoterska som ar utbildad i behandling av SMA. Infusionen
tar ungefar 60 minuter.

\ MINUTER I

\\-—’

Zolgesma-dosen beraknas av lakaren baserat pa barnets vikt.

F12307032454
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3. Efter behandlingen

Lakaren avgor hur ldnge barnet behover
stanna kvar pa sjukhuset efter behandlingen

med Zolgensma. Du kan alltid talamed
barnets vardgivare om du har fragor.

Eventuella biverkningar

Liksom alla lakemedel kan detta lakemedel orsaka biverkningar,
men alla anvandare behdver inte fa dem.

KONTAKTA GENAST VARDTEAMET OMDITT

BARN UPPVISAR NAGON AV FOLJANDE
ALLVARLIGA BIVERKNINGARELLER SYMTOM

« Blamirken eller blodningar som pagar langre an vanligt om
barnet har gjort illa sig — detta kan vara tecken pa ett minskat antal
blodplattar (trombocytopeni).

o Litt att fa blamarken, far kramper (anfall) eller kissar mindre -
detta kan vara tecken pa onormal koagulering av blodet i sma blodkarl
(trombotisk mikroangiopati). Extremt noggrann uppmarksamhet
bor dgnas at dessa tecken och symtom, eftersom onormal
blodkoagulering kan vara livshotande om den inte behandlas.

» Krakning, gulsot (nar hud eller dgonvitor gulnar) eller sankt
medvetandegrad - detta kan vara tecken pa leverproblem (inklusive
leversvikt).

« Blekgra eller bla hy, andningssvarigheter (t.ex. snabb andning,
andfaddhet), svullnad i armar och ben eller i magen- dessa kan
vara tecken pa eventuella problem med hjartat.

* Hosta, pipande andning, nysningar, rinnande nésa, halsont eller
feber - detta kan vara tecken pa infektion (t.ex. férkylning, influensa
eller bronkiolit).

SMA, spinal muskelatrofi. FI2307032454
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3. Efter behandlingen (forts.)

Kontakta barnets vardteam snarast om ditt barn upplever nagra
andra biverkningar. Dessa kan vara:

Mycket vanliga (kan forekomma hos fler an 1 av 10 anvandare)

» Foérhojda leverenzymer observeras genom blodprover

Vanliga (kan forekomma hos upp till 1 av 10 anvandare)

» Krakningar
» Feber

Rapportering av biverkningar:
Om ditt barn far biverkningar eller om du ar orolig for att

nagot kan vara fel, tala omedelbart med barnets lakare,
sjukskoterska eller apotekspersonal/ annan vardpersonal.

Detta géller aven méjliga biverkningar oavsett om de namns i
denna guide eller i bipacksedeln.

Du kan ocksa rapportera biverkningar direkt till Fimea
(kontaktinformation pa baksidan). Genom att rapportera
biverkningar kan du bidra till att 6ka informationen om Iakemedels
sakerhet.

FI2307032454
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Kortikosteroider

Efter behandlingen med Zolgensma kommer ditt barn att
behandlas med kortikosteroider varje dag i ungefar tva manader.
Denna period kan forlangas om ditt barns leverenzymvérden inte
sjunker tillrackligt snabbt fram till dess att de nar en godtagbar
niva. Den mangd kortikosteroider som barnet far kommer att
reduceras langsamt under denna tid fram till den tidpunkt
behandlingen kan avbrytas helt.

Det ar barnets vardteam som avgoér nar och hur behandlingen ska
avbrytas. De forklarar ocksa for dig hur de resonerar om detta.
For att sakerstalla att ditt barn inte missar kortikosteroiddosen,
informera barnets lakare, sjukskoterska eller apotekspersonal/
annan sjukvardspersonal om barnet kraks eller har missat en eller
flera doser (oavsett skil) efter att ha behandlats med Zolgensma.
Sluta inte med kortikosteroidbehandlingen innan du har talat med
ditt barns lakare, sjukskoterska eller apotekspersonal/annan
sjukvardspersonal.

VINSN39D10Z
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Om du har fragor om kortikosteroider, tala

med ditt barns lakare, sjukskoterska eller
apotekspersonal/annan sjukvardspersonal.

FI2307032454
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3. Efter behandlingen (forts.)

Regelbundna uppféljningar

Efter behandling med Zolgensma kommer ditt barn att fortsatta att
vara under regelbunden 6vervakning av ett sarskilt vardteam. Ditt
barn kommer att krava uppféljningsbesok vid behov, om dessa ar
for allmanna kontroller, om ditt barn upplever nagra biverkningar,
eller om du har nagra problem eller fragor.

Lamplig vardstandard for patienter med SMA, inklusive stodjande
vard, ar nodvandig och kommer att tillhandahallas. Det ar viktigt att
diskutera med ditt barns lakare hur vardteamet fortsatter att stodja
ditt barn.

Regelbundnablodprov

Efter behandling med Zolgensma kommer ditt barn att ta
regelbundna blodprover for:

« Leverfunktion - dessa tester kommer att &ga rum i minst
under 3 manader efter behandling for att Gvervaka 6kningar
av leverenzymer. Om ditt barns leverfunktion férvarras efter
behandling med Zolgensma, eller om de visar nagra tecken
pa sjukdom, kommer barnet att omedelbart utvarderas och
overvakas noggrant av sin lakare

» Blodplattar och troponin-I — dessa tester kommer att ske under
en tidsperiod efter behandling for att 6vervaka férandringar i
trombocyter och troponin-I-nivaer

Beroende pa resultaten av dessa blodprov, liksom andra tecken
och symtom, kan ytterligare testning kravas. Det ar viktigt att
noga folja blodprovsschemat och omedelbart rapportera till ditt
barns medicinska team alla tecken och symtom som ditt barn kan
utveckla efter att ha fatt sin behandling.

FI2307032454
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s++%] Hanteringavkroppens avfallsprodukter

MANAD

En del av den aktiva substansen i Zolgensma féljer med till

kroppens avfallsprodukter efter behandlingen. Du och andra
som vardar barnet boér vara noga med handhygienen och folja
anvisningarna nedan i minst en manad efter att barnet har
behandlats med Zolgensma.

Anviand skyddshandskar vid all direktkontakt med
& barnets kroppsvatskor (urin) eller avfallsprodukter
(avforing).

handdesinfektion.

or Tvitta handerna noga med tval efterat under
@ rinnande varmvatten. Anvand annars alkoholbaserad

Anvind dubbla plastpasar for blojor och annat
& avfall. Engangsblojor kan efter detta kastas i
hushallssoporna.

Om du har fragor om hur du ska hanterabarnets
kroppsliga avfallsprodukter kan du vianda dig till barnets

lakare, sjukskoterska eller apotekspersonal/annan
sjukvardspersonal.

FI2307032454
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3. Efter behandlingen (forts.)

Understddjande vard

Zolgensma tillhandahaller visserligen en fullt fungerande kopia av SMN-genen,
men ditt barn har fortfarande SMA.

Ytterligare understddjande behandlingar som anvands for att varda personer
med SMA &r:

Y

Ortopediska Sjukgymnastik Hjalp med naringstillforsel
behandlingar samt att ata och dricka
/
25 %‘ y
-
Andningsstod, t.ex. Férebyggande av Avlagsna sekret
med en sdbmnmask luftvagsinfektioner fran luftvagarna

(t.ex. genom vaccination
mot influensa och
lunginflammation)

Barnets vardteam samarbetar med dig for

att se till att han eller hon far den understodjande
vard som behovs.

FI2307032454 SMA, spinal muskelatrofi; SMN, éverlevnadsmotorneuron
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Nair man ska soka lakarvard

Kontakta genast vardeni

foljande situationer:

| vissa fall kan Zolgensma paverka leverns funktion vilket kan leda
till leverskada. Tecken du behover vara uppmarksam péa nar ditt
barn har fatt detta lakemedel &ar bland annat krikning, gulsot (nar
hud eller 6gonvitor gulnar) eller sénkt medvetandegrad.

Zolgensma kan minska antalet blodplattar (trombocytopeni). Tala
med lakaren om du lagger marke till sddant som blamarken eller
blédningar som pagar langre an vanligt om barnet har gjort sig illa.

Zolgensma kan oka risken for onormal koagulering av blodet i sma
blodkarl (trombotisk mikroangiopati). Informera omedelbart lakaren
om du uppmarksammar tecken och symtom som exempelvis att

barnet latt far blamarken, far kramper (anfall) eller kissar mindre.

Zolgensma kan medféra forhojda nivaer av ett hjartprotein som
kallas troponin-l och som kan tyda pa skada pa hjartat. Kontakta
omedelbart Iakaren om du uppmarksammar tecken och symtom
som exempelvis blekgra eller bla hy, andningssvarigheter (t.ex.
snabb andning, andfaddhet), svullnad i armar och ben eller i
magen.
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Beratta for lakaren om barnet krédks under
kortikosteroidbehandlingen fore eller efter behandlingen med
Zolgensma, sa att barnet inte missar nagon kortikosteroiddos
(prednisolon eller motsvarande).

Beratta omedelbart for l1akaren om ditt barn visar tecken och
symtom som tyder pa infektion (t.ex. férkylning, influensa eller
bronkiolit) fore eller efter behandling med Zolgensma eftersom
detta eventuellt kan leda till andra allvarligare komplikationer

som kan krava akut lakarvard. Tecken att vara uppmarksam pa ar
hosta, pipande andning, nysningar, rinnande nasa, halsont eller
feber.

FI2307032454



Kontaktuppgifter for lakare

Ditt barn kommer att fortsatta att 6vervakas efter infusion av Zolgensma av ett
team av halso- och sjukvardspersonal. Om du &r orolig och vill prata med ditt
barns lakare eller vardteam, Du kan anvanda formularet nedan for att notera
deras kontaktuppgifter.

Namn:
Roll:
Tel:
E-post:

Namn:
Roll:
Tel:
E-post:

Namn:
Roll:
Tel:
E-post:

Namn:
Roll:
Tel:
E-post:

Namn:
Roll:
Tel:
E-post:

Namn:
Roll:
Tel:
E-post:

FI2307032454
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Lokala foreningar

Det finns manga patientféreningsgrupper i olika lander som kan
hjalpa dig och ditt barn med SMA. De kan ge information om
SMA, senaste forskningen, och samhallsstdd. Fraga ditt barns
lakare eller vardteam for mer information om lokala foreningar

FI2307032454
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Termer man bor kannaftill

Adenoassocierat virus 9 (AAV9)

Adenoassocierat virus 9 (AAV9) &r en typ av virus. AAV9 kan modifieras sé att det
inte orsakar sjukdom hos manniskor. | Zolgensma anvands modifierat AAV9 som
vektor for att leverera den fullt fungerande kopian av SMN-genen.

Antikroppar

Kroppens immunsystem producerar antikroppar som bidrar till att skydda mot
sjukdomar. Varje typ av antikropp ar unik och férsvarar kroppen mot en viss typ av
sjukdom.

Atrofi
Atrofi innebar att fértvina eller krympa. En fortvinande muskel kallas till exempel en
atrofierad muskel.

Blodplattar
En typ av cell som finns i blodet, som ar ansvarig for blodkoagulering.

Hjarnstam

Hjarnstammen ar den del av hjarnan som hanterar nagra av kroppens viktigaste
funktioner, bland annat andning och sémn. Hjarnstammen ar forbindelsen mellan
ryggmargen och évriga hjarnan.

Kortikosteroider

Kortikosteroider ar en typ av lakemedel som hammar immunforsvaret, och
som anvands for att forsdka hantera eventuella dkningar av leverenzymer efter
behandling med Zolgensma.

Deoxiribonukleinsyra (DNA)
Deoxiribonukleinsyra-alltsd DNA - ar arvsmassanhos manniskor ochistortsettalla
andraorganismer.Nastanvarendacellienmanniskas kroppinnehaller sammaDNA.

Gener

Uppséattningar med instruktioner som berattar fér kroppen hur den ska tillverka
proteiner. Gener ar alltid ordnade i par, och den ena kopian far vi fran mamma och
den andra fran pappa.

Genterapi

Genterapi ar ett satt att behandla en sjukdom eller férhindra sjukdomsforloppet
med hjélp av gener. Det finns olika typer av genterapi som fungerar pa olika satt.
Det kan handla om att ersatta eller reparera gener som saknas eller ar skadade,
att tillféra en ny gen som kan fa ett annat lakemedel att fungera battre, eller stoppa
instruktionerna fran en gen som producerar for mycket av ett protein som sedan
skadar kroppen.

Genetisk sjukdom
Ett medicinskt tillstind som orsakas av att en eller flera gener saknas eller ar
skadade. Genetiska sjukdomar arftliga. SMA ar ett exempel pa en genetisk sjukdom.

FI2307032454
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Intravends infusion
Enintravends infusion innebar att med hjalp av en nal férain en kateter (plastslang)
i enven.

Motorneuron
Dessa speciella nerver transporterar signaler fran hjarnan till musklerna for
kontroll av rérelserna.

Det finns tva typer av motorneuroner - de Ovre motorneuronerna som
skickar signaler fran hjarnan till hjarnstammen och ryggmargen och de nedre
motorneuronerna som skickar signaler fran de O6vre motorneuronerna Htill
musklerna.

Prednisolon
Prednisolon ar en kortikosteroid, en typ av lakemedel som bidrar till att hantera
eventuella 6kningar av leverenzymer efter behandling med Zolgensma.

Proteiner

Proteiner &r viktiga molekyler som ingar i nastan varenda en av kroppens
funktioner. Proteiner bidrar till att bygga upp kroppens celler och hjalper dem att
transportera och producera viktiga &mnen, men proteinerna hjalper ocksa till att
reparera cellerna och se till att de 6verlever.

Biverkning
En biverkning ar en sekundar och oftast odnskad effekt av ett lakemedel.

Spinal muskelatrofi (SMA)

Spinal muskelatrofi (SMA) ar en séllsynt sjukdom som gor att musklerna
successivt férsvagas eftersom motorneuronerna, speciella nervceller i kroppen
som kontrollerar muskelrorelser, slutar att fungera. Motorneuronerna férsamras
och slutar till sist att fungera eftersom de inte har tillrackligt med SMN-protein.

SMN1-genen

SMNT1-genen ar den primdra SMN-gen som producerar det SMN-protein som
motorneuronerna behdver fér att kunna fungera som de ska. Bada kopiorna av
denna gen ar skadade eller saknas hos personer med SMA. Detta innebar att
kroppens celler inte kan producera tillrackligt med SMN-protein.

SMN2-genen
SMN2-genen fungerar som en “reserv” for produktionen av SMN-protein. SMN2
producerar endast sma mangder funktionellt SMN-protein.

Overlevnadsmotorneuronprotein (SMN-protein)

SMN-protein ar nédvandigt fér att motorneuronerna ska fungera och Gverleva.
Om det inte finns tillrackligt med SMN-protein forsdmras motorneuronerna och
slutar fungera. Det ar kroppens SMN-gen som producerar SMN-proteinet.

FI2307032454
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Anteckningar
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Anteckningar
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Ytterligare information om detta lakemedel, inklusive BIPACKSEDELN,
finns pa Europeiska lakemedelsmyndighetens webbplats:

https://www.ema.europa.eu/en/documents/product-information/
zolgensma-epar-product-information_sv.pdf

Du kan rapportera biverkningar till Fimea:
Sakerhets- och utvecklingscentret for
lakemedelsomradet Fimea, Biverkningsregistret,
PB 55, 00034 FIMEA.

www.fimea.fi

Du kan ocksa rapportera biverkningar direkt till

innehavaren av forsaljningstillstandet:

Novartis Finland Oy, Skogsjungfrugranden 10, 02130 Esbo, Finland
Tel. 010 6133 200,

www.novartis.fi

Nyttiga kontakter:

Denna guide har tagits fram av Novartis Europharm Limited. Informationen &r endast
avsedd att anvandas i utbildningssyfte och ar inte avsedd att ersatta samtal med lakare
eller vardteam. Informationen galler spinal muskelatrofi och ar avsedd att ge en allmén
Oversikt.
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