V Detta lakemedel ar féoremal for
utdkad 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 har guiden ar att ge praktisk information som stod for
samtal med din lakare. Den ska lasas tillsammans med bipacksedeln
som medfoljer detta lakemedel.

Zolgensma ar foremal for utdkad dvervakning for att snabbt kunna
identifiera nya biverkningar. Om ditt barn far biverkningar, tala med
barnets lakare, sjukskoterska eller

apotekspersonal/annan sjukvardspersonal. Detta galler aven
eventuella biverkningar som inte ndmns i denna guide eller i
bipacksedeln.

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

Del av planen fér riskhantering RMP v.4.0. Godként av Fimea 15.08.2024.
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Dennaa guide har tagits fram for att ge praktisk information med fokus pa:
e Vad dr SMA

o Zolgensma och hur lakemedlet fungerar

« Viktig sdkerhetsinformation och méjliga 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

SMA, spinal muskelatrofi. FA-11274064_23092024
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4| OM SMA

Vad ar SMA?

Spinal muskelatrofi (SMA) &r en séllsynt genetisk sjukdom dar nerver
forsvinner, vilket orsakar svaghet i musklerna. Detta beror pé att speciella
nervceller i kroppen som styr muskelrérelser, sa kallade motorneuroner,
férsamras och slutar fungera.

Signalerna kommer fran hjarnan

Hos personer med SMA genereras
fortfarande signaler for muskelrorelser i
hjarnan.

Dysfunktionella motorneuroner

Personer med SMA har en genetisk
mutation som medfor att de nedre
motorneuronerna bryts ned och slutar
fungera. Det innebar att signalerna fran
hjarnan inte éverfors fran ryggmargen till
muskeln.

Forsvagade muskler

Nar musklerna inte langre far nagra signaler
som instruerar dem att réra sig blir de
successivt allt svagare (fortvinade).

| SMA ar patientens formaga att tanka, lara sig eller skapa

relationer oférandrad.

Vilka &r symtomen pa SMA?

SMA har en rad symtom som kan variera fran person till person och i
svarighetsgrad. SMA kan paverka dagliga aktiviteter som att andas, ata,
sitta, krypa och ga. Ju tidigare symtom pa SMA upptréader, desto allvarligare
sjukdomen sannolikt kommer att vara.

SMA, spinal muskelatrofi; SMN, éverlevnadsmotorneuron. FA-11274064_23092024
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Vilka dr de olika typerna av SMA?

Vid diagnos kan individer med SMA klassificeras i typer baserat pa deras alder
vid symtomdebut och maximala funktionsférmaga, eller "motoriska milstolpar".
Motoriska milstolpar som &r relevanta for att forsta vilken typ av SMA barn kan ha
inkluderar deras formaga att:

b

Lyfta pa huvudet

Halla ett foremal i handen Krypa

e W

Sitta

Rulla runt

O 0
o g

Staoch ga

Aidervid Fodelse <6 6-18 >18

symtomdebut manader manader manader

Funktionsféormaga Fostret Kaninte sitta Kansittaoch Gangutan Gang utan stod
drabbat, kan utan stod eventuellt sta, stod fram till vuxen

skeinnan kaninte gautan alder
fodseln stod
Klassificering SMATypO SMA Typ1 SMATyp 2 SMATyp3 SMATyp 4
Svarighetsgrad

Tidigare, allvarligare

Utan ingripande eller behandling forkortas livslangden for barn med allvarligare
former av SMA. Genom tidiga vard- och behandlingsinsatser kan férsamringen
bromsas in, och barn kan ofta uppnéa milstolpar som sallan ses under sjukdomens

naturliga forlopp.

SMA, spinal muskelatrofi.

FA-11274064_23092024



6| OM SMA
Vad orsakar SMA?

For att motorneuroner ska fungera och dverleva behover kroppen ett sa kallat
SMN-protein, dar SMN star for dverlevnadsmotorneuron. Utan detta SMN-protein
slutar motorneuronerna i ryggmargen att fungera och musklerna férsvagas. SMN-
proteinproduktionen i kroppen kodas av SMN-genen.

Vid SMA ar den huvudsakliga SMN-genen som kallas SMNT1 skadad eller saknas
helt. Det finns en andra SMN-gen som kallas SMN2 som fungerar mer som en
"reservgen” och bara producerar sma mangder SMN-protein. Vid SMA produceras
inte tillrackligt med SMN-protein och de motoriska nervcellerna slutar fungera
vilket gor att musklerna blir svagare.

SMN1-genen saknas Defekt SMN2-gen
eller ar skadad motorneuron

..... & > X Crmmmeee- Q;@(B<""

@
@
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) Otillracklig méangd funktionellt
Muskelatrofi
@ SMN-protein (ca 10%)

@ Funktionellt SMN-protein
(5 Dysfunktionell SMN-protein

SMA, spinal muskelatrofi; SMN, dverlevnadsmotorneuron. FA-11274064_23092024
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Hur far man SMA?

SMA arvs vanligtvis, aven om det ibland orsakas av ett slumpmassigt fel i SMN71-
genen.

Ett barn arver tva kopior av SMN1-genen, en fran sin mamma och en fran sin
pappa. Halften av barnets genetiska information kommer fran mamman och
halften fran pappan.

Personer med en opaverkad och en skadad SMN1-gen kallas barare och
uppvisar vanligen inga symtom pa SMA. Om bada foraldrarna &r anlagsbérare
finns det i praktiken 25 % chans att barnet arver och utvecklar SMA.

O

Omkring 1av 50 personer O SMA drabbar cirka

ar barare av SMA 1i10 000 - 12 000 levande
fodslar och kan paverka alla
oavsett harkomst och kén

Har en defekt och en frisk Har en defekt och en frisk
kopia av SMN1-genen kopia av SMN1-genen

Q" Bérare } ) 9 Bérare

N\

@)

)

Frisk Bérare Bérare Drabbad av SMA
Barnet har arvt en opaverkad Barnet har arvt en opéaverkad Barnet har arvt en skadad
kopia av SMN1- genen fran kopia och en skadad kopia av kopia av SMN1-genen
bada foraldrarna och &r alltsa SMN1-genen och blir darmed fran bada féraldrarna och
frisk barare av SMA utvecklar darfor SMA

SMA, spinal muskelatrofi; SMN, 6verlevnadsmotorneuron. FA-11274064_23092024
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Vad ar Zolgensma?

Zolgensma anvands for att behandla spadbarn och smabarn med
SMA. Zolgensma ér en typ av behandling som kallas "genterapi”.

Zolgensma bestar av ett modifierat virus, AAV9, som innehaller en fullt
fungerande kopia av SMN-genen (den gen som ar defekt vid SMA). AAV9-
viruset i Zolgensma anvands for att fora in ersattningsgenen i kroppen och
cellerna dar den behdvs.

| Zolgensma placeras SMN-genen inuti ett modifierad virus (AAV9) som
inte orsakar sjukdom hos manniskor.

AAV9 DNA
......... > Q 5000000008 ‘

AAV9 AAV9 med DNA borttaget Zolgensma

Zolgensma ges intravendst (i en ven) till ditt barn

O

Zolgensma

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

‘ ......... , ‘

Zolgensma Ditt barns celler

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

2 WD

SMN protein

AAV,adenoassocierat virus; DNA, deoxiribonukleinsyra; SMA, spinal
muskelatrofi; SMN, éverlevnadsmotorneuron FA-11274064_23092024
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Zolgensma vid SMA i framskridet stadium

Zolgensma kan radda annu levande motorneuroner som fortfarande har
tillvaxtformaga, men kan daremot inte radda déda 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.
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SMA, spinal muskelatrofi; SMN, éverlevnadsmotorneuron FA-11274064_23092024



10 | FORSTA RISKERNA

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 niar man ska s6ka ldkarvard

Leverproblem

Om ditt barn har eller har haft nagon 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 behdver vara uppmarksam pa nar ditt barn har
fatt detta lakemedel &r bland annat krakning, gulsot (nér hud eller
ogonvitor gulnar) eller sankt 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 6ka 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 bor agnas at dessa tecken
och symtom, eftersom onormal blodkoagulering (trombotisk
mikroangiopati) ar allvarlig och kan vara livshotande om den inte
behandlas.

FA-11274064_23092024



FORSTA RISKERNA |11

Lagt trombocyttal

Zolgensma kan minska antalet blodplattar (trombocytopeni),
vanligtvis inom de 3 forsta veckorna efter Zolgensma-behandling.
Tecken pa minskat antal blodplattar som du bor vara uppmarksam
pa hos ditt barn som fatt Zolgensma &r bland annat onormal
forekomst av blamarken eller blédningar.

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

)
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Forhdijt troponin-I

Zolgensma kan leda till forhojda nivaer av ett hjartprotein som
kallas troponin-1 och som kan tyda péa skada péa hjartat. Du méaste
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 pabdrjas tas
blodprover for att kontrollera leverfunktion, njurfunktion,
antal blodkroppar (inklusive réda blodkroppar och
blodplattar) och troponin-I-niva.

Under minst 3 manader efter behandlingen tas
regelbundna blodprover for kontroll av leverfunktionen

och dvervakning av férandringar i trombocyt- och &
troponin-I-nivaerna. Beroende pa varden och andra

tecken och symtom kan ytterligare utvarderingar kravas.

Barnets lakare avgor 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.

FA-11274064_23092024



12 | FORSTA RISKERNA

Forstariskernamed Zolgensma
(forts.)

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

OMDITT BARN UPPLEVER NAGRA BIVERKNINGAR,
KONTAKTA OMEDELBART BARNETS LAKARE,

SJUKSK@TERScKA ELLER APOTEKSPERSONAL/
ANNAN SJUKVARDSPERSONAL.

Allergier

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

Kortikosteroider

Ditt barn kommer ocksa att fa kortikosteroider (prednisolon

eller motsvarande) under en tid fére 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.

En eventuell férhdjning av leverenzymer som kan uppsta hos ditt
barn pé grund avimmunsvar pa Zolgensma kan hanteras genom
behandling med kortikosteroider. Kortikosteroiddosen berédknas av
lakaren baserat pa barnets vikt.

Under kortikosteroidbehandling kan ditt barn drabbas av infektioner
eller andra vanliga barnsjukdomar som kan krava anvandning av
andra lakemedel. Fore behandling med andra lakemedel, eller

om du har fragor om kortikosteroider, ar det viktigt att tala med
barnets lakare, sjukskoterska eller apotekspersonal/ annan
sjukvardspersonal.

FA-11274064_23092024
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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 fa
andra lakemedel.

=
g

Infektion

Ditt barn kan ha ett férsvagat immunférsvar pa grund av
kortikosteroider, vilket innebar att infektioner som friska manniskor
vanligtvis kan bekdmpa kan gora ditt barn allvarligt sjuk. Om ditt
barn far en infektion (t.ex. forkylning, influensa eller bronkiolit) fére
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 marker att ditt barn
utvecklar ndgot symtom som tyder pa infektion fére eller efter
Zolgensma-behandling, sddan som:

- Hosta « Nysningar - Halsont
+ Pipande andning + Rinnande ndsa » Feber

Det ar viktigt att férebygga 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 hjalpa till att forhindra infektion genom att félja
god handhygien, god hosta/nysetikett och begransa potentiella
kontakter.

FA-11274064_23092024
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14 | FORSTA RISKERNA

Forstariskernamed Zolgensma
(forts.)

BARN UPPVISAR NAGOT AV FOLJANDE TECKEN
ELLERSYMTOM: o

KORT SAGT - UPPSOK GENAST LAKARE OMDITT U

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

o Latt 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 (nér 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 néasa, halsont eller
feber - detta kan vara tecken pa infektion (t.ex. forkylning, influensa
eller bronkiolit)

FA-11274064_23092024
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Behandling med Zolgensma

Informationen pa foljande sidor hjalper dig och familjen att
forsta vad ni har att vinta er framover

@ Fore behandlingen
@ Behandlingsdagen

@ Efter behandlingen

FA-11274064_23092024




16 | BEHANDLING MED ZOLGENSMA

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

&3 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
avgora om Zolgensma ar lampligt for ditt barn kommer lakaren att
utféra antikroppstestning fore insattning av behandlingen.

Ditt barn kan ha forhojda nivaer av AAV9-antikroppar. Om barnet ar
nyfott kan det vara antikroppar som har 6verforts fran modern till
barnet under graviditeten, och dessa forhdjda varden sjunker ofta
successivt efter fodseln. Om det forsta testet visar att ditt barn har
forhojda nivaer av AAV9-antikroppar kan en fornyad testning utforas
efter en tid. Om du har nagra fragor, vand dig till barnets lakare.

Blodprover

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

- Leverfunktion

« Njurfunktion

« Antalet blodceller (inklusive roda blodkroppar och blodplattar)
* Troponin-I-niva

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

AAV, adenoassocierat virus FA-11274064_23092024
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Kortikosteroider

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

Kortikosteroiddosen beraknas av lakaren baserat pa
barnets vikt. FOr att sékerstélla att ditt barn inte missar
kortikosteroiddosen, informera barnets lakare, sjukskoterska
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 pa en eventuell infektion pa sidan 13.

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 vatske- och
naringsstatusen ar god och att barnet ar fri fran aktiva
infektioner. Om du har nagra fragor om ditt barns allmanna
héalsa fore behandling med Zolgensma, tala med ditt

barns lakare, sjukskoterska eller apotekspersonal/annan
vardpersonal.

FA-11274064_23092024



18 | BEHANDLING MED ZOLGENSMA

2. Behandlingsdagen

Barnets vardteam ser till att ni vet precis vad ni kan forvianta er
pa behandlingsdagen och hur ni férbereder er

Kortikosteroider

Ditt barn ska ha fatt sin forsta dos kortikosteroider (prednisolon
eller motsvarande) 24 timmar fére behandling med Zolgensma.
Information om kortikosteroiddosering fore behandling med
Zolgensma finns pa sidan 17.

Pa behandlingsdagen far ditt barn sin andra orala
kortikosteroiddos (prednisolon eller motsvarande) enligt ordination.
Kortikosteroidmedicineringen ar viktig for att hantera eventuella
leverenzymokningar och kommer att fortsatta under en tid

efter behandlingen. Information om kortikosteroiddosering efter
behandling med Zolgensma finns pa sidan 21.

For att sakerstalla 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

wwreR -/ innebdr att en nal anvands for att féra in en kateter (plastslang) i en

Seoa? av barnets vener. En extra kateter fors in sa att den finns till hands
om den forsta blir blockerad. Infusionen utfors av en lakare eller
sjukskoterska som ar utbildad i behandling av SMA. Infusionen tar

ungefar 60 minuter.

- Zolgensmainfusion
.’/ 60\/ Zolgensma ges till ditt barn som en intravents engéangsinfusion. Det
]
\

Zolgensma-dosen beraknas av lakaren baserat pa barnets vikt.

SMA, spinal muskelatrofi. FA-11274064_23092024
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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 behover inte fa dem.

KONTAKTA GENAST VARDTEAMET OMDITT

BARN UPPVISAR NAGON AV FOLJANDE
ALLVARLIGA BIVERKNINGARELLER SYMTOM

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

o Latt att fa blaméarken, far kramper (anfall) eller kissar mindre - detta
kan vara tecken pa onormal koagulering av blodet i sméa blodkérl
(trombotisk mikroangiopati). Extremt noggrann uppmarksamhet
bor agnas 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 nasa, halsont eller
feber - detta kan vara tecken pa infektion (t.ex. férkylning, influensa
eller bronkiolit).

FA-11274064_23092024
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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)

« Forhojda 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 galler aven méjliga biverkningar oavsett om de namnsi

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
lakemedels sakerhet.

FA-11274064_23092024
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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 leverenzymvarden 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 avgor 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 skal) efter att ha behandlats med Zolgensma.
Sluta inte med kortikosteroidbehandlingen innan du har talat med
ditt barns lakare, sjukskoterska eller apotekspersonal/annan
sjukvardspersonal.
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Om du har fragor om kortikosteroider, tala

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

FA-11274064_23092024
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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 uppfoljningsbesok 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 nédvandig 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 under
minst 3 manader efter behandling for att 6vervaka 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 Gvervaka férandringar i
trombocyter och troponin-I-nivaer

Beroende pé resultaten av dessa blodprov, liksom andra tecken

och symtom, kan ytterligare testning kravas. Det ar viktigt att noga
félja blodprovsschemat och omedelbart rapportera till ditt barns
medicinska team alla tecken och symtom som ditt barn kan utveckla
efter att ha fatt sin behandling.

SMA, spinal muskelatrofi. FA-11274064_23092024
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s++3%] Hanteringavkroppens avfallsprodukter

MANAD

En del av den aktiva substansen i Zolgensma foljer med till kroppens

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

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

handdesinfektion.

or Tvatta hdnderna noga med tval efterat under
@ rinnande varmvatten. Anvand annars alkoholbaserad

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

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

lakare, sjukskoterska eller apotekspersonal/annan
sjukvardspersonal.

FA-11274064_23092024

VINSN3ID10Z

@
m
I
>
=z
=]
=
=
(2]
=
m
[~}




24| BEHANDLING MED ZOLGENSMA

3. Efter behandlingen (forts.)

Understédjande 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 ar:

Y

Ortopediska Sjukgymnastik Hjalp med naringstillforsel
behandlingar samt att ata och dricka
/
2.5 %‘ y
D)
Andningsstod, t.ex. Forebyggande av Avlagsna sekret
med en sOmnmask luftvagsinfektioner (t.ex. fran luftvagarna

genom vaccination
mot influensa och
lunginflammation)

Barnets vardteam samarbetar med dig for

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

SMA, spinal muskelatrofi; SMN, éverlevnadsmotorneuron FA-11274064_23092024
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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 behoéver vara uppmarksam péa nar ditt
barn har fatt detta lakemedel &r bland annat krakning, gulsot (nar
hud eller 6gonvitor gulnar) eller sdnkt medvetandegrad.

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

Zolgensma kan 6ka risken for onormal koagulering av blodet i sméa
blodkarl (trombotisk mikroangiopati). Informera omedelbart lakaren
om du uppmarksammar tecken och symtom som exempelvis att
barnet latt far blamirken, 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 Iakaren om barnet kraks under
kortikosteroidbehandlingen fore eller efter behandlingen med
Zolgensma, sé att barnet inte missar ndgon kortikosteroiddos
(prednisolon eller motsvarande).

Beratta omedelbart for lakaren om ditt barn visar tecken och
symtom som tyder pa infektion (t.ex. forkylning, 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 néasa, halsont eller
feber.

FA-11274064_23092024
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Kontaktuppgifter till Iikare

Ditt barn kommer att fortsatta att Gvervakas efter infusion av Zolgensma av ett
team av halso- och sjukvardspersonal. Om du &r orolig och vill prata med ditt
barns lakare eller vardteam, kan du 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:

FA-11274064_23092024
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Lokala organisationer

Det finns manga patientorganisationer runt om i varlden som kan
hjalpa dig och ditt barn med SMA. De kan ge information om SMA,
senaste forskningen, och samhallsstod. Fraga ditt barns ldkare
eller vardteam for mer information om lokala grupper.

SMA, spinal muskelatrofi. FA-11274064_23092024
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Termer man bor kannaftill

Adenoassocierat virus 9 (AAV9)

Adenoassocierat virus 9 (AAV9) ar en typ av virus. AAV9 kan modifieras sa 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 fortvina eller krympa. En fortvinande muskel kallas till exempel en
atrofierad muskel.

Biverkning
En biverkning ar en sekundar och oftast o6nskad effekt av ett lakemedel.

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

Deoxiribonukleinsyra (DNA)
Deoxiribonukleinsyra - DNA - ar arvsmassan hos manniskor och i stort sett alla andra
organismer. Nastan varenda cell i en manniskas kropp innehaller samma DNA.

Gener

Gener ar uppséattningar med instruktioner som beréttar for 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.

Genetisk sjukdom

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

Genterapi

Genterapi ar ett satt att behandla en sjukdom eller férhindra sjukdomsférloppet med
hjalp av gener. Det finns olika typer av genterapi som fungerar pa olika satt. Det kan
handla om att ersétta eller reparera gener som saknas eller &r 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.

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

FA-11274064_23092024
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Intravends infusion
En intravends infusion innebar att man tillfér vatska i en ven med hjalp av en nal
via en kateter (plastslang).

Kortikosteroider

Kortikosteroider ar en typ av lakemedel som hammar immunférsvaret, och
som anvands for att forsdka hantera eventuella 6kningar av leverenzymer efter
behandling med Zolgensma.

Motorneuron

Dessa speciella nerver transporterar signaler fran hjarnan till musklerna

for kontroll av roérelserna. Det finns tva typer av motorneuroner - de dvre
motorneuronerna som skickar signaler fran hjarnan till hjarnstammen och
ryggmargen och de nedre motorneuronerna som skickar signaler fran de évre
motorneuronerna till 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 ar viktiga molekyler som ingar i nastan varenda en av kroppens
funktioner. Proteiner bidrar till att bygga upp kroppens celler och hjélper dem att
transportera och producera viktiga &mnen, men proteinerna hjalper ocksa till att
reparera cellerna och se till att de 6verlever.

SMN1-genen

SMN1-genen ar den primara SMN-gen som producerar det SMN-protein som
motorneuronerna behover for 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 tillréckligt med SMN-protein.

SMN2-genen
SMNZ2-genen fungerar som en "reserv” for produktionen av SMN-protein. SMN2
producerar endast sma mangder funktionellt SMN-protein.

Spinal muskelatrofi (SMA)

Spinal muskelatrofi (SMA) &r en séllsynt sjukdom som gor att musklerna
successivt forsvagas 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.

Overlevnadsmotorneuronprotein (SMN-protein)

SMN-protein ar nddvandigt for att motorneuronerna ska fungera och 6verleva.
Om det inte finns tillrackligt med SMN-protein férsamras motorneuronerna och
slutar fungera. Det ar kroppens SMN-gen som producerar SMN-proteinet.

FA-11274064_23092024
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Anteckningar

FA-11274064_23092024
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Ytterligare information om detta lakemedel, inklusive BIPACKSEDELN, finns pa
Europeiska lakemedelsmyndighetens webbplats:

https://www.ema.europa.eu/sv/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 tillinnehavaren av forsaljningstillstandet:
Novartis Finland Oy, Skogsjungfrugranden 10, 02130 Esbo, Finland

Tel. 010 6133 200,

www.novartis.fi

Denna guide har tagits fram av Novartis Europharm Limited. Informationen ar endast avsedd
att anvandas i utbildningssyfte och ar inte avsedd att ersatta samtal med lakare eller vardteam.
Informationen géaller spinal muskelatrofi och ar avsedd att ge en allman dversikt.

FA-11274064_23092024
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