Ghid
cu informatii

privind tratamentul cu ZOLGENSMA ¥
(onasemnogen abeparvovec) pentru
persoanele care ii ingrijesc

pe pacienti

V¥ Acest medicament face obiectul unei monitorizéri suplimentare. Acest lucru va
permite identificarea rapida de noi informatii referitoare la siguranta. Puteti sa
fiti de ajutor raportand orice reactii adverse pe care le puteti avea. Vezi
sectiunea Apel la raportarea reactiilor adverse pentru modul de raportare a
reactiilor adverse.

REACTIILE ADVERSE SUSPECTATE TREBUIE RAPORTATE

Medicul copilului dumneavoastra v-a oferit acest ghid deoarece copilului
dumneavoastra i s-a prescris Zolgensma.

Acest ghid isi propune sa furnizeze informatii practice care sa vina in sprijinul
dumneavoastra atunci cand discutati cu medicul. Ghidul trebuie citit
impreund cu prospectul care insoteste acest medicament.

V Zolgensma face obiectul unui proces suplimentar de monitorizare al carui
rol este de a contribui la identificarea rapidd a unor reactii adverse noi. in
cazul in care copilul dumneavoastrad manifesta orice reactii adverse, discutati
cu medicul copilului dumneavoastra, cu asistentul medical sau cu
farmacistul/un alt profesionist in domeniul sanatatii.

Acestea pot include orice reactii adverse posibile care nu sunt enumerate in
acest ghid sau in prospectul medicamentului.

Daca aveti intrebari sau nelamuriri in legatura cu Zolgensma, discutati cu
medicul copilului dumneavoastra, cu asistentul medical sau cu
farmacistul/alt profesionist in domeniul sanatatii.

!/ NOVARTIS
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Prezentul ghid a fost elaborat pentru a va oferi informatii utile axandu-se
pe:

e Ce este AMS?
e Ce este Zolgensma si modul in care actioneaza?

L]
¢ Informatii importante privind siguranta si reactiile .
adverse posibile ale Zolgensma

¢ Fiecare etapa a traseului terapeutic cu Zolgensma

Daca aveti intrebari sau neldmuriri cu privire la acest medicament sau

ingrijorari privind sandtatea si starea de bine a copilului .
dumneavoastrad, va rugam sa discutati cu medicul copilului .
dumneavoastrd, cu asistentul medical sau cu farmacistul/alt

profesionist in domeniul sanatatii.

Date de contact utile

Ce cuprinde acest ghid?

Despre atrofia musculara spinala (AMS)
Ce este AMS?
Care sunt diferitele tipuri de AMS?
Care sunt cauzele AMS?
Cum se dezvolta AMS?

Despre Zolgensma

Ce este Zolgensma?
Zolgensma in AMS avansata

Intelegerea riscurilor asociate tratamentului cu Zolgensma
Informatii importante despre siguranta si reactiile adverse posibile provocate de
Zolgensma

Tratamentul cu Zolgensma

Tnainte de tratament

in ziua tratamentului

Dupa tratament

Cand trebuie sa solicitati asistentda medicala
Datele de contact ale medicului

Asociatii locale

Glosar de termeni utili
Definitii utile ale termenilor folositi in aceast ghid

Note

AMS, Atrofie musculara spinala AMS, Atrofie musculard spinala
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Care sunt diferitele tipuri de AMS?

4 | DESPRE AMS

Atrofia musculara spinala (AMS) este o boala genetica rara in care nervii sunt

) afectati cauzand slabirea muschilor. Acest lucru se intampla deoarece celulele
nervoase speciale din organism care controleaza miscarea musculard, numite
neuroni motori, se deterioreaza si nu mai functioneaza.

Semnalele vin din creier

La persoanele cu AMS, semnalele pentru miscarea muschilor sunt
incd generate n creier.

Neuronii motori nu mai functioneaza

Cu toate acestea, o genad defecta face ca celulele nervoase
speciale, numite neuroni motori, care transmit semnale de la
maduva spinarii la muschi sa nu mai functioneze. Aceasta
fnseamna ca semnalele pentru miscare de la creier nu pot
ajunge la muschi.

Muschi slabiti

n cazul in care muschii nu mai primesc semnale care le transmit
sa se miste, ei devin din ce in ce mai slabi (atrofiati).

relatii ramane neschimbata.

!q»! in AMS, capacitatea de a gandi, a invita si a construi

Care sunt simptomele AMS?

AMS are o serie de simptome care pot varia de la o persoana la alta si in gravitate. AMS
poate afecta activitatile zilnice precum respiratia, mancatul, sezutul, taratul si mersul.

Cversisimptprelsats AMARPADNER dJawepteralb A@REst4 mai probabil ca boala sd fie
mai severa.

DESPRE AMS5 |

Ce este AMS?

La momentul diagnosticarii, persoanele cu AMS pot fi clasificate n tipuri in functie de varsta de
debut si de capacitatea functionalda maxima sau "etapa motorie". Etapele motorii relevante
pentru intelegerea tipului de AMS pe care il pot avea copiii includ capacitatea lor de:

O — .
TS (= >
A ridica capul A apuca un obiect A merge in

cu mana patru labe
A sta in sezut A se rostogoli A sta in picioare

Varsta la Nastere <6 luni 6-18 luni >18 luni
debut

Capacitatea  Fetusularputeafi  Imposibilitatea de Capabil s stea jos, Mers Intrarea
functionaly ~ afectat inainte de a sta independent poate stain independent independent3 in
nastere picioare, incapabil viata de adult
sa mearga
independent
Clasificare SMA tip 0 SMA de tip 1 SMA de tip 2 SMA tip 3 SMAtip 4
Severitate

Simptome mai timpurii, boald mai grava Simptome mai tarzii,

boala mai putin grava

Fara interventie sau tratament, copiii cu forme mai severe de AMS au o durata de viata mai
scurta.

Prin interventie medicala si tratament precoce, deteriorarea poate fi incetinita, copiii reusind
adesea sa atinga etape rar intalnite in timpul evolutiei naturale a bolii.



AMS, Atrofie musculara spinala

Care sunt cauzele AMS?

O proteind numita proteina neuronului motor de supravietuire (SMN) este vitald pentru ca
neuronii motori sa poata functiona corect. Fara proteina SMN, neuronii motori din
maduva spindrii nu mai functioneaza si muschii devin mai slabi. Proteina SMN este
produsa in organism din genele SMN.

Tn AMS, gena principald SMN cunoscutd sub numele de SMN1 este defects sau lipseste.
Exista o a doua gena SMN, cunoscuta sub numele de SMN2, care actioneaza mai mult ca o
"rezervd" si produce doar cantitti mici de proteind SMN. in cazul AMS, nu se produce
suficienta proteina SMN, iar neuronii motori nu mai functioneaza, ceea ce duce la slabirea

muschilor.

Gena SMN1 lipsé sau Neuron motor Gena SMN2
defectd defectuos

1 Sj 2 = .

§ M

Cantitati insuficiente
de proteina SMN
functionala
(aproximativ 10%)

Atrofia musculara

. Proteins SMN functional Qj Proteind SMN nefunctionald
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Cum se dezvolta AMS?

AMS este de obicei mostenita, desi ocazional este cauzatda de o eroare aleatorie Tn gena
SMIN1.

Copiii mostenesc doua copii ale genei SMN1, cate o copie de la fiecare parinte. Jumatate din
informatia genetica a unui copil provine de la mama si jumatate de la tata.

Persoanele cu o gena SMN1 sanatoasa si una defecta sunt cunoscute ca purtatori si, in mod
normal, nu prezinta niciun semn de AMS. Daca ambii pdrinti sunt purtatori, exista o sansa de
25% ca bebelusul sa mosteneasca si sa dezvolte AMS.

O
Aproximativ una din 50 de persoane
este purtatoare a AMS.
Purtator )

Detine o copie defecta si
una sanatoasa a genei

10.000 - 12.000 de nou-nascuti
Indiferent de rasa sau sex.

Q Purtator

Detine o copie defectd si una
sanatoasa a genei SMIN1

SMIN1
Sanatos Purtitor Purtitor Afectat de AMS

Copilul a mostenit o copie sanatoasd
si o0 copie defecta a genei SMN1 si
devine astfel purtator de AMS

Copilul a mostenit o
copie defecta a genei
SMN1 de la fiecare

Copilul a mostenit o copie

sanatoasa a genei SMIN1 de

la fiecare parinte si deci nu
te afectat

este afecta AMS

AMS afecteaza aproximativ 1 din

parinte si astfel dezvoltd
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~ Ce este Zolgensma Zolgensma in AMS avansata
Zolgensma este un tratament pentru nou-nascutii si copiii mici cu AMS. Zolgensma poate salva neuronii motori care sunt in continuare viabili si care au
Zolgensma este un tip de tratament numit “terapie genica”. capacitatea de a se dezvolta, insa nu si neuronii motori distrusi. Copiii cu
simptome de AMS mai putin grave pot avea suficienti neuroni motori vii pentru a
Zolgensma este alcatuit dintr-un virus modificat, VAA9, care contine o copie complet prezenta un beneficiu in urma tratamentului cu Zolgensma. Este posibil ca
functionala a genei SMN (gena care este defectd in AMS). Virusul VAA9 din Zolgensma este Zolgensma sa nu actioneze la fel de bine Tn cazul copiilor cu simptome grave.

utilizat pentru a transporta gena de inlocuire in organism si in celulele in care este necesara.

n Zolgensma, gena SMN este plasata in interiorul unui virus
modificat (VAA9) care nu provoaca boli la om

b3 ADN VAA9
i S G T . (®)
- s

VAA9 VAA9 cu ADN eliminat Zolgensma
Zolgensma este administrat intravenos (intr-o vena) copilului
dumnpavna:tra

@)
......... > @
Zolgensma

Virusul modificat din Zolgensma circula prin organism si livreaza
gena SMN in celulele in care este necesara

Zolgensma Celulele copilului

Prin furnizarea unei copii complet functionale a genei SMIN,
70locenama

Proteina SMIN

Versiune aprobatd de ANMDMR in septembrie 2024

VAA, vector adeno-asociat; ADN, acid dezoxiribonucleic; AMS, atrofie
musculard spinald; SMN, proteina pentru supravietuirea neuronului motor AMS, atrofie musculara spinald
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intelegerea riscurilor asociate tratamentuluicu
Zolgensma

Ca toate medicamentele, Zolgensma poate determina reactii
adverse, cu toate ca acestea nu apar la toate persoanele.

iN CAZUL IN CARE COPILUL DUMNEAVOASTRA
MANIFESTA ORICE REACTII ADVERSE, ADRESATI-VA IMEDIAT MEDICULUI

COPILULUI DUMNEAVOASTRA, ASISTENTULUI MEDICAL SAU
FARMACISTULUI/ALTUI PROFESIONIST iIN DOMENIUL SANATATII

Informatii importante despre siguranta si situatiile in care trebuie sa
solicitati asistenta medicala

Probleme hepatice

Discutati cu echipa medicala a copilului dumneavoastra Tnainte sd i se
administreze acest medicament in cazul in care copilul dumneavoastra are sau a
avut probleme cu ficatul. Tn unele cazuri, Zolgensma poate provoca un rispuns
imun care ar putea duce la o crestere a enzimelor (proteine din organism)
produse de ficat sau la o afectare a ficatului.

Afectarea ficatului poate avea consecinte grave, inclusiv insuficientd hepatica si
deces. Semnele posibile la care trebuie sa fiti atent dupa ce copilului
dumneavoastra i se administreaza acest medicament includ varsaturi, icter
(Ingdlbenirea pielii sau a albului ochilor) sau stare redusa de vigilenta. Anuntati
imediat medicul daca observati la copilul dumneavoastra dezvoltarea oricaror
simptome care ar putea sugera afectarea ficatului.

Coagularea anormala a sangelui

Zolgensma poate sa creasca riscul de coagulare anormala a sangeluiin vasele
mici de sange (microangiopatie trombotica), in general in primele 2 saptamani
dupa administrarea Zolgensma. Aceste cheaguri de sange ar putea afecta
rinichii copilului dumneavoastra. Anuntati imediat medicul daca observati
semne gisimptome precum aparitia cu usurinta a vanatailor, convulsii (crize)
sau scaderea cantitatii de urina eliminata.

Trebuie sa se acordate o atentie deosebitd acestor semne si

simptome, deoarece coagularea anormala a sangelui

(microangiopatia tromboticd) este gravad si poate pune viata copiluluiin pericol
dacd nu este tratata adecvat.

Versiune aprobata de ANMDMR in septembrie 2024
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Reducerea numarului de trombocite

Zolgensma poate scddea numarul de trombocite din sange
(trombocitopenie), in general in primele 3 saptdmani dupa administrarea
Zolgensma. Posibilele semne ale unui numar scazut de trombocite pe care
trebuie sa le puteti recunoaste la copilul dumneavoastra dupa
administrarea Zolgensma includ aparitia de vanatai sau sangerare
anormale.

Discutati cu medicul daca observati vanatdi sau sangerari care dureazd mai
mult decat de obicei in cazul in care copilul se raneste.

Troponina-I crescuta

Zolgensma poate cauza valori crescute ale unei proteine cardiace numite
troponina-l, ceea ce poate indica leziuni ale inimii. Posibilele semne pe
care trebuie sa le puteti recunoaste la copilul dumneavoastra dupa
administrarea Zolgensma includ culoarea gri pal sau albastruie a pielii,
dificultati la respiratie (de exemplu respiratie rapida, dispnee), umflarea
membrelor sau a abdomenului.

fnainte de a incepe tratamentul cu Zolgensma, copilului
dumneavoastra i se vor efectua analize de sange pentru a i se verifica
functia hepatica, functia renala, numarul de

celule sanguine (inclusiv globule rosii si trombocite), precum si valoarea
troponinei-I.

Timp de cel putin 3 luni dupa tratament, copilului dumneavoastrad i se
vor efectua cu regularitate analize de sange pentru a verifica functia
hepaticd si a monitoriza modificarea valorilor trombocitelor si ale
troponinei-I. Tn functie de valorile acestora si de alte semne si simptoprfe,
pot fi necesare evaluari suplimentare. Perioada in care se vor efectua
aceste analize va fi stabilitd de cdtre medicul copilului dumneavoastra.

Pentru mai multe informatii despre Zolgensma, va rugdm sa consultati prospectul pe care
|-ati primit impreuna cu medicamentul. in cazul in care aveti intrebari, nu ezitati s3 va
adresati echipei medicale a copilului dumneavoastra.

=
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Intelegerea riscurilor asociate tratamentuluicu
Zolgensma (continuare)

Ca toate medicamentele, Zolgensma poate determina reactii
adverse, cu toate ca acestea nu apar la toate persoanele

iN CAZUL IN CARE COPILUL DUMNEAVOASTRA
MANIFESTA ORICE REACTII ADVERSE, ADRESATI-VA IMEDIAT

MEDICULUI COPILULUI DUMNEAVOASTRA, ASISTENTULUI
MEDICAL SAU FARMACISTULUI/ALTUI PROFESIONIST
TN DOMENIUL SANATATII

Alergii
Copilului dumneavoastra nu trebuie sd i se administreze Zolgensma daca este

alergic la oricare dintre ingrediente (ingredientele sunt enumerate la punctul
6 din prospectul care insoteste medicamentul).

Corticosteroizi

De asemenea, copilului dumneavoastrd i se vor administra corticosteroizi (prednisolon sau
un medicament echivalent) pe o perioadd de timp finainte si dupa administrarea
tratamentului cu Zolgensma.

Perioada de timp in care copilul dumneavoastra va primi corticosteroizi dupa tratamentul

cu Zolgensma va varia in functie de valorile enzimelor hepatice si de alte semne si simptome
si va fi decisa de medicul copilului dumneavoastra. Aceasta perioada va fi de minimum 2
luni.

Corticosteroizii vor ajuta la gestionarea oricarei posibile cresteri a valorilor enzimelor
hepatice pe care le-ar putea prezenta copilul dvs. dupd dezvoltarea unui raspuns imun la
Zolgensma. Doza de corticosteroid care se i va administra copilului dumneavoastra va fi
stabilitd de catre medicul copilului dumneavoastra in functie de greutatea copilului.

Pe parcursul administrarii corticosteroizilor, copilul dumneavoastra se poate confrunta cu
infectii noi sau alte afectiuni obisnuite in copilarie care pot necesita utilizarea altor
medicamente. inainte de a-i administra orice alte medicamente sau daci aveti orice
intrebari despre corticosteroizi este important sa consultati medicul copilului
dumneavoastra, asistentul medical sau farmacistul/alt profesionist in domeniul sanatatii.

Versiune aprobatd de ANMDMR in septembrie 2024
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Zolgensma impreuna cu alte medicamente

Zolgensma va fi administrat copilului dumneavoastrd o singura data. Spuneti
medicului copilului dumneavoastra sau asistentului medical daca copilul
dumneavoastrd ia, a luat recent sau s-ar putea sa ia orice alte medicamente.

Infectii

Copilul dumneavoastra poate avea un sistem imun slabit din cauza corticosteroizilor,
ceea ce inseamna ca infectiile pe care oamenii sanatosi le pot depasi fara probleme il
pot afecta grav pe copilul dumneavoastra. in cazul in care copilul dumneavoastra
face o infectie (de exemplu, raceald, gripd sau bronsiolita) inainte sau dupa
tratamentul cu Zolgensma, acest lucru poate duce la complicatii mai grave, care pot
necesita asistentd medicald de urgenta.

Anuntati imediat medicului copilului dvs. daca observati aparitia oricdror semne sau
simptome care sugereaza o infectie inainte sau dupa administrarea Zolgensma, cum
ar fi:

e Tuse e  Stranut e Durerein gat

e Respiratie e  Secretii nazale

L o Febrd
suierdtoare

Este importantd prevenirea infectiilor inainte si dupa tratamentul cu Zolgensma
prin evitarea situatiilor care cresc riscul copilului dumneavoastra de a contracta o
infectie. Dumneavoastra si celelalte persoane care vin in contact cu copilul puteti
ajuta la prevenirea infectiilor prin respectarea unei igiene adecvate a mainilor, a
regulilor referitoare la tuse/stranut si prin limitarea potentialelor contacte.

HO11YNISIH

U ENERERENT]
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intelegerea riscurilor asociate tratamentuluicu
Zolgensma (continuare)

Tratamentul cu Zolgensma

PE SCURT. CERETI ASISTENTA MEDICALA DE URGENTA Etapele enumerate in paginile urmatoare va vor ajuta pe dumneavoastra si
iN CAZUL IN CAiRE cop"_ui_ : pe membrii familiei dumneavoastra sa intelegeti la ce trebuie sa va
DUMNEAVOASTRA PREZINTA ORICARE DINTRE asteptati in continuare.

URMATOARELE SEMNE SAU SIMPTOME:

Vanatai sau sangerari care dureaza mai mult decat de obicei in cazul
n care copilul dumneavoastra s-a lovit — acestea pot fi semnele unui inainte de tratament
numar scazut de trombocite din sdnge (trombocitopenie);

Tnvinetire usoara, convulsii (crize) sau scaderea cantitatii de urina

eliminata — acestea pot fi semne ale unei coaguladri anormale a

sangelui n vasele mici de sange (microangiopatie trombotica).

Trebuie sa acordati o atentie speciald acestor semne si simptome,

deoarece coagularea anormala a sangelui poate pune in pericol viata ~

copilului dac3 nu este tratata. In ziua tratamentului
Varsaturi, icter (ingalbenirea pielii sau a albului ochilor) sau stare -

redusa de vigilenta — acestea pot fi semne ale unor posibile
probleme hepatice (inclusiv insuficientd hepatica)

Piele de culoare gri pal sau albastruie, dificultati la respiratie (de
exemplu, respiratie rapida, lipsa de aer), umflarea membrelor sau a
abdomenului - acestea pot fi semne ale unor posibile probleme
cardiace

Dupa tratament

Tuse, respiratie suieratoare, stranut, secretii nazale, durere in gatsau
febra — acestea pot fi semnele unei infectii (de exemplu raceald, gripa
sau bronsiolita)

Versiune aprobata de ANMDMR in septembrie 2024




Versiune aprobatd de ANMDMR in septembrie 2024



16 17

1. inainte de tratament

Pentru a putea stabili daca Zolgensma este adecvat in cazul copilului —— cort'COSteto'.z' e )

- . . . g . 24 Cu 24 de ore nainte de initierea tratamentului cu Zolgensma,
dumneavoastra, medicul va efectua teste pentru depistarea anticorpilor inainte de j copilului dumneavoastra i se vor administra corticosteroizi
tratament. (prednisolon sau un medicament echivalent) pentru gestionarea

posibilelor cresteri ale valorilor enzimelor hepatice.
/ Testarea anticorpilor anti-VAA9 Doza de corticosteroid care va fi administrata copilului dumneavoastra
N . . . . . . . . va fi stabilita de catre medicul copilului dumneavoastra in functie de
Sistemul imunitar al organismului produce anticorpi pentru a ajuta greutatea copilului. Pentru a va asigura cad doza de corticosteroid nu

organismul sa se protejeze de boald. Ca urmare a

prezentei anumitor anticorpi, numiti anticorpi anti-VAA9, copilul
dumneavoastra poate sa aiba un raspuns imun la Zolgensma. Pentru a
putea stabili daca Zolgensma este potrivit pentru copilul dumneavoastra,
medicul copilului dumneavoastra va efectua teste pentru depistarea
anticorpilor inainte de tratament.

este ratata, informati medicul copilului dumneavoastra, asistentul
medical sau farmacistul/alt profesionist in domeniul sanatatii in cazul
n care copilul dumneavoastra prezinta varsaturi inainte de
administrarea tratamentului cu Zolgensma

Infectie
Este important sa informati imediat medicul copilului
dumneavoastra, asistentul medical sau farmacistul/alt

Copilul dumneavoastra poate prezenta o crestere a valorilor O
anticorpilor anti-VAA9. Daca este vorba despre un nou-ndscut, acesti )
anticorpi pot fi rezultatul transferului de la mama la fat pe parcursul
sarcinii, iar aceste niveluri vor scadea de obicei cu timpul, dupa
nastere. In cazul in care copilul dumneavoastra are valori ridicate ale
anticorpilor anti-VAA9 dupa primul test, acesta va fi eligibil pentru un
nou test dupd o anumita perioada de timp. Daca aveti intrebari,
adresati-vd medicului copilului dumneavoastra.

p —

dumneavoastra dezvolta simptome sugestive de infectie inainte
sau dupa Zolgensma. in cazul in care copilul dumneavoastr3
dezvolta semne sau simptome sugestive pentru o infectie
fnainte de administrarea tratamentului cu Zolgensma, este
posibil sa fie necesara intarzierea administrarii perfuziei pana la
vindecarea infectiei. In cazul in care copilul dumneavoastra
Analize de sange dezvolta simptome dupa tratamentul cu Zolgensma, pot aparea

/ complicatii medicale care pot necesita asistenta medicala de
Inainte de a incepe tratamentul cu Zolgensma, copilului urgents.

dumneavoastra i se vor efectua analize de sange pentruai se

e . . o Consultati pagina 13 pentru a vedea care sunt semnele unei posibile
verifica si a stabili nivelurile initiale pentru: ti pag p p

infectii
¢ Functia hepatica
* Functia renala Starea generala de sinitate
¢ Numarul de celule sanguine (inclusiv globulele rosii din sange nainte de a fi tratat cu Zolgensma, este important ca starea generald de
si trombocitele) sdndtate a copilului dvs. sa fie adecvatd, in caz contrar amanarea

tratamentului poate fi necesard. Aceasta include hidratarea, o stare de

¢ Valoarea troponinei-I . . . T - « L -
P nutritie buna si absenta oricaror infectii active. Daca aveti nelamuriri cu

Aceste determinari il vor ajuta pe medic sd monitorizeze valorile pe privire la starea generald de sanatate a copilului dumneavoastra nainte
care le va avea copilul dumneavoastra dupa tratamentul cu de tratamentul cu Zolgensma, va rugam sa discutati cu medicul,
Zolgensma asistenta sau farmacistul/alt profesionist in domeniul sanatatii care se

ocupa de copilul dumneavoastra.

Versiuneraprahatdde ANMDMR in septembrie 2024
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2. In ziua tramentului
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3. Dupa tratament

Echipa medicala a copilului dumneavoastra se va asigura ca stiti exact la
ce sa va asteptati in ziua tratamentului si cum sa va pregatiti

O DATA

60V

\
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~

~e—

/

Prednisolon

Prima doza de corticosteroizi (prednisolon sau un medicament echivalent) i se va
administra copilului dumneavoastra cu 24 de ore inainte de administrarea
Zolgensma. Consultati pagina 17 pentru informatii privind administrarea
corticosteroizilor inaintea tratamentului cu Zolgensma.

in ziua tratamentului, copilul dumneavoastr3 va primi a doua dozi de corticosteroid

cu administrare orald (prednisolon sau un medicament echivalent) asa cum a fost
prescris. Schema de administrare a corticosteroidului este importantd pentru
gestionarea oricdror posibile cresteri ale valorilor enzimelor hepatice. Consultati
pagina 21 pentru informatii privind administrarea corticosteroizilor dupa
tratamentul cu Zolgensma.

Pentru a va asigura ca doza de corticosteroid nu este ratatd, informati medicul
copilului dumneavoastra, asistentul medical sau farmacistul/alt profesionist in
domeniul sanatdtii in cazul in care copilul dumneavoastra prezinta varsaturi dupa
administrarea corticosteroidului.

Zolgensma va fi administrat copilului dumneavoastra
O SINGURA DATA

Perfuzia cu Zolgensma

Zolgensma va fi administrat copilului dumneavoastra printr-o singura perfuzie
intravenoasa. Aceasta implica plasarea unui cateter (tub de plastic) intr-una
dintre venele copilului dumneavoastrd, cu ajutorul unui ac. Se va introduce si
un cateter secundar, de rezerva, pentru eventualitatea blocarii primului
cateter. Perfuzia va fi administratd de catre un medic sau un asistent medical
instruit specific pentru gestionarea AMS. Perfuzia va fi administrata pe durata
a aproximativ 60 de minute.

Cantitatea de Zolgensma care va fi administrata copilului dumneavoastra va fi
stabilitd de catre medicul copilului dumneavoastra in functie de greutatea
copilului.
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AMS, atrofie musculara spinala

Durata spitalizarii ulterior tratamentului cu Zolgensma va
fi stabilita de catre medicul copiluluidumneavoastra.
Daca aveti intrebari, discutati cu echipa medicala a
copilului dumneavoastra

Reactii adverse posibile

Ca toate medicamentele, acest medicament poate determina reactii adverse, cu toate ca
acestea nu apar la toate persoanele.

SOLICITATI ASISTENTA MEDICALA DE URGENTA IN
CAZUL iN CARE COPILUL DUMNEAVOASTRA PREZINTA

ORICARE DINTRE URMATOARELE
REACTII ADVERSE GRAVE:

o Vanatai sau sangerari care dureaza mai mult decat de obicei in cazul in care
copilul dumneavoastrd s-a lovit —acestea pot fi semnele unui numar scazut de
trombocite din sange (trombocitopenie)

o Tnvinetire usoara, convulsii (crize) sau sciderea cantititii de urin eliminatd —
acestea pot fi semne ale unei coaguldri anormale a sangelui in vasele mici de
sange (microangiopatie trombotica). Trebuie sa acordati o atentie speciala
acestor semne si simptome, deoarece coagularea anormald a sangelui poate
pune in pericol viata copilului daca nu este tratata

o Varsaturi, icter (ingdlbenirea pielii sau a albului ochilor) sau stare redusa de
vigilenta — acestea pot fi semne ale unor posibile probleme hepatice (inclusiv
insuficienta hepatica)

 Piele de culoare gri pal sau albastruie, dificultati la respiratie (de exemplu,
respiratie rapidg, lipsa de aer), umflarea membrelor sau a abdomenului -
acestea pot fi semne ale unor posibile probleme cardiace

o Tuse, respiratie suieratoare, stranut, secretii nazale, durere in gat sau febra —
acestea pot fi semnele unei infectii (de exemplu raceald, gripa sau bronsiolitd)
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3.Dupa tratament (continuare)
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Adresati-va imediat echipei medicale a copilului dumneavoastra in cazul in
care acesta dezvolta orice alte reactii adverse. Printre acestea se numara:
Reactii foarte frecvente (pot afecta mai mult de 1 din 10 persoane)

o cresteri ale valorilor enzimelor hepatice, constatate la analizele de sange

Reactii frecvente (pot afecta pana la 1 din 10 persoane)

o Varsaturi
e Febra

Agentia Nationald a Medicamentului si a Dispozitivelor Medicale din Romania

Str. Aviator Sanatescu nr. 48, sector 1 011478 - Bucuresti

Fax: + 4 0213 163 497 Tel: + 40 21 317 11 02 e-mail: adr@anm.ro
Raportare online: https://adr.anm.ro/
Website: www.anm.ro

Reactiile adverse suspectate se pot raporta si la urmatoarele date de contact:
Novartis Pharma Services Romania SRL Complex Equilibrium, Cladirea 1, etaj 10,
Sectiunea E10.02, strada Gara Herastrau Nr. 2, sector 2, 020334, Bucuresti

Tel.: 02131299 01 Fax: +4021312.99.07 e-mail: drugsafety.romania@novartis.com

Administrarea corticosteroizilor dupa Zolgensma
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Copilului dumneavoastra i se va administra tratament cu corticosteroid
zilnic, timp de aproximativ 2 luni dupa administrarea dozei de
Zolgensma. Aceasta perioada poate fi prelungitd daca valorile
enzimelor hepatice ale copilului dumneavoastrd nu scad suficient de
repede, pana la un nivel acceptabil. Doza de corticosteroid
administrata copilului dumneavoastra va fi redusa lent in aceasta
perioada pana in momentul in care poate fi intrerupta complet.

Echipa medicala a copilului dumneavoastra va stabili si va va explica
cand si cum va intrerupe acest tratament pentru copilul
dumneavoastrd. Pentru a va asigura ca dozele de corticosteroid nu
sunt ratate, informati medicul copilului dumneavoastra, asistentul
medical sau farmacistul/alt profesionist in domeniul sanatatii in
cazul in care copilul manifesta varsaturi sau in cazul in care sunt
omise doze (indiferent de motiv), dupa administrarea tratamentului
cu Zolgensma.

Nu opriti tratamentul cu corticosteroizi inainte de a discuta cu
medicul copilului dumneavoastra, asistentul medical sau
farmacistul/alt profesionist in domeniul sanatatii.

n cazul in care aveti orice intrebari referitoare la
corticosteroizi, discutati cu medicul copilului

dumneavoastra, asistentul medical sau farmacistul/alt
profesionist in domeniul sanatatii.



mailto:adr@anm.ro
https://adr.anm.ro/
http://www.anm.ro/
mailto:drugsafety.romania@novartis.com
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3. Dupa tratament ( continuare)

Controale regulate

Tn urma tratamentului cu Zolgensma, copilul dumneavoastrs se va
afla in continuare sub supravegherea regulata a unei echipe medicale
specializate. Copilul dumneavoastra va necesita controale dupa caz,
indiferent daca acestea sunt controale generale, daca prezintd orice
reactii adverse sau daca dumneavoastra aveti intrebari sau
ingrijorari.

Standardul de ingrijire adecvat pentru pacientii cu AMS, inclusiv
terapia suportiva, este necesar si va fi furnizat. Este important sa
discutati cu medicul copilului dumneavoastra despre modul in care
echipa medicala va continua sa il sustina pe copilul dumneavoastra.

/ Analize de sange efectuate regulat

) Tn urma tratamentului cu Zolgensma, copilului dumneavoastra i se
vor face analize de sange regulate pentru:

¢ Functia hepatica — aceste teste pot fi efectuate pe o perioada de
cel putin 3 luni dupa administrarea tratamentului, pentru a
monitoriza cresterea valorilor enzimelor hepatice. Daca functia
hepatica a copilului dumneavoastra este afectatd dupa
tratamentul cu Zolgensma sau daca copilul prezinta orice semne
de boal3, el va fi evaluat imediat si monitorizat atent de medicul
sau.

e Numarul de trombocite si troponina-I — acestea vor fi
efectuate pe o perioada de timp dupa tratament pentru
a monitoriza modificarile nivelurilor trombocitelor si ale
troponinei-I

n functie de rezultatele testelor de singe, precum si de alte semne
si simptome, pot fi necesare teste suplimentare. Este importanta
respectarea atentd a programarii testelor de sange si raportarea
imediata catre echipa medicala a tuturor semnelor si simptomelor
care ar putea sa apara dupa administrarea tratamentului.
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Manipularea produselor de excretie ale copilului

O parte din substanta activa din Zolgensma poate fi eliminata
prin produsele de excretie ale copilului, dupa tratament.
Dumneavoastra si alte persoane care au grija de copilul
dumneavoastra trebuie sa aplicati o igiena corecta a mainilor,
conform indicatiilor de mai jos, timp de cel putin 1 luna dupa
ce copilului dumneavoastra i-a fost administrat tratamentul cu
Zolgensma.

Purtati manusi de protectie atunci cand intrati in
AN contact direct cu lichidele corporale sau produsele de
excretie ale copilului dumneavoastra.

{"f Spalati-va pe maini temeinic ulterior, cu sapun si apa
e
calda curentd, sau cu un dezinfectant pentru maini pe

baza de alcool.

Folositi pungi de plastic duble pentru a elimina

N

A scutecele murdare si alte deseuri. Scutecele de unica
folosinta pot fi eliminate in continuare la deseuri
menajere.

Daca aveti intrebari privind modul de manipulare a produselor

de excretie ale copilului dumneavoastra, discutati cu medicul

copilului dumneavoastra, cu asistentul medical sau cu

farmacistul/alt profesionist in domeniul sanatatii
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3. Dupa tratament (continuare)

Terapia de sustinere

Desi Zolgensma furnizeaza o copie pe deplin functionald a genei SMN, copilul
dumneavoastra are in continuare AMS.

Terapiile de sustinere suplimentare utilizate pentru ingrijirea persoanelor cu AMS
cuprind:

by,

Tratamente Fizioterapie Ajutor Tn ceea ce priveste
ortopedice alimentatia, mancatul si bautul
25 % )
D
Masuri de suport Preve.nlrea .|.nfectnlor cailor Ind.e.part;ilreaw
respirator, de resplrato.ru (de .exe.m.plu, secre'gulc.)r dln‘f:alle
prevenirea gripei si a respiratorii

exemplu o mascd

pentru somn pneumoniei prin vaccindri)

Echipa medicala a copilului dumneavoastra va
colabora cu dumneavoastra pentru a se asigura ca

nevoile de ingrijire a copilului dumneavoastra sunt
gestionate corespunzator.
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Cand trebuie sa solicitati asistenta medicala

Solicitati asistenta medicala de urgenta inoricare

dintre urmatoarele situatii:

n unele cazuri, Zolgensma poate afecta functia hepatics si duce la
afectarea ficatului. Semnele posibile la care trebuie sa fiti atent dupa ce
copilului dumneavoastra i se administreaza acest medicament includ
varsaturi, icter (ingalbenirea pielii sau a albului ochilor) sau stare
redusa de vigilenta.

Zolgensma poate scadea numarul de trombocite din sange
(trombocitopenie). Discutati cu medicul daca observati semne precum
vanatai sau sangerari pe o perioada mai lunga decat in mod obisnuit in
cazul in care copilul se loveste

Zolgensma poate sa creasca riscul de coagulare anormala a sangelui in
vasele mici de sdnge (microangiopatie tromboticd). Anuntati imediat
medicul daca observati semne si simptome precum invinetire cu
usurinta, convulsii (crize) sau scaderea cantitatii de urina eliminata.

Zolgensma poate cauza valori crescute ale unei proteine cardiace
numite ,troponina-1”, ceea ce poate indica leziuni ale inimii. Anuntati
imediat medicul daca observati semne si simptome precum culoarea
gri pal sau albastruie a pielii, dificultati la respiratie (de exemplu
respiratie rapida, lipsa de aer), umflare a membrelor sau a
abdomenului

Anuntati medicul in cazul in care copilul dumneavoastra are varsaturi
inainte sau dupa administrarea tratamentului cu Zolgensma

pentru a va asigura cd dozele de corticosteroid (prednisolon sau un
medicament echivalent) nu sunt ratate

Anuntati imediat medicul in cazul in care copilul dumneavoastra
dezvolta semne de infectie (de exemplu raceald, gripa sau bronsiolita)
inainte sau dupa tratamentul cu Zolgensma, intrucat acest lucru ar
putea sa duca la complicatii mai grave care pot necesita asistenta
medicala de urgenta. Semnele pe care trebuie sa le urmariti sunt tuse,
respiratie suieratoare, stranut, secretii nazale, dureri in gat sau febra.
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Datele de contact ale medicului

Dupa perfuzia cu Zolgensma, copilul dumneavoastra va continua sa fie
monitorizat de o echipa de profesionisti in domeniul sanatatii. Daca aveti
orice Tngrijorari si doriti sa discutati cu medicul copilului dumneavoastra sau
cu echipa medical3, puteti utiliza formularul de mai jos pentru a nota datele
de contact ale acestora.

Nume:

Rol:

Numar de contact:
e-mail de contact:

Nume:

Rol:

Numar de contact:
e-mail de contact:

Nume:

Rol:

Numar de contact:
e-mail de contact:

Nume:

Rol:

Numar de contact:
e-mail de contact:

Nume:

Rol:

Numar de contact:
e-mail de contact:
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Asociatii locale

Exista numeroase grupuri ale asociatiilor de pacienti in
intreaga lume care va pot ajuta pe dumneavoastra si copilul
dumneavoastra cu AMS. Acestea va pot oferi informatii
despre AMS, cele mai noi cercetari si suport din partea
comunitatii. Discutati cu medicul copilului dumneavoastra
sau cu echipa medicald, care va pot oferi informatii despre
grupurile locale.
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Glosar de termeni utili

Virus adeno-asociat de serotip 9 (VAA9)

Virusul adeno-asociat de serotip 9 (VAA9) este un tip de virus care poate fi
modificat astfel incat sa nu provoace boala la cameni. in cazul medicamentului
Zolgensma, virusul VAA9 modificat este vectorul folosit pentru a transmite copia
pe deplin functionala a genei SMN.

Anticorpi

Anticorpii sunt produsi de sistemul imunitar al organismului pentru a-l ajuta sa fie
protejat de boala. Fiecare tip de anticorp este unic si apdra organismul de un tip de boala
specific.

Atrofie

Atrofie inseamna pierderea masei musculare sau slabirea muschiului. De exemplu,

un muschi care pierde din masa musculara se numeste muschi atrofiat.

Trunchi cerebral

Trunchiul cerebral este o parte a creierului care sustine functiile esentiale ale
organismului, inclusiv respiratia si somnul. Trunchiul cerebral leaga maduva spinarii de
restul creierului.

Corticosteroizi

Corticosteroizii sunt un tip de medicament care suprima sistemul imunitar pentru a
incerca sa gestioneze cresterea enzimelor hepatice, dupa tratamentul cu Zolgensma.
Acid dezoxiribonucleic (ADN)

ADN-ul sau acidul dezoxiribonucleic este materialul ereditar care se gaseste in fiecare
celuld a fiintelor vii si este esential pentru identitatea oricarui organism. Aproape fiecare
celuld din corpul unei persoane are acelasi ADN.

Gene

Genele sunt seturi de instructiuni care pot sa ii spuna organismului cum sa produca
proteine. Genele sunt organizate pe perechi; cate o copie mostenita de la fiecare parinte.
Terapie genica

Terapia genica reprezintd o modalitate de a trata sau de a preveni progresia unei boli

cu ajutorul genelor. Exista tipuri diferite de terapii genice care functioneaza in moduri
diferite. Printre acestea se numara inlocuirea sau repararea genelor lipsa sau a

genelor deficiente; adaugarea unei gene noi pentru a ajuta un alt medicament sa
actioneze mai bine; sau intreruperea instructiunilor transmise de o gena care produce

o cantitate prea mare dintr-o proteina ce devine ulterior toxica pentru organism.

Boala genetica

O afectiune medicala provocata de una sau mai multe gene deficiente sau care lipsesc.
Bolile genetice sunt mostenite. AMS este un exemplu de boald genetica.

Versiune aprobatd de ANMDMR in septembrie 2024

29

Perfuzie intravenoasa

O perfuzie introdusa in vena cu ajutorul unui cateter (tub din plastic) care, la randul sau,
este introdus in vena cu un ac.

Neuron motor

Acesti nervi speciali transmit semnalele de la creier catre muschi pentru a controla
miscarea. Exista doua tipuri de neuroni motori: neuronii motori

centrali care transmit semnalele din creier catre trunchiul cerebral si maduva spindrii si
neuronii motori periferici care transmit semnalele de la neuronii motori centrali catre
muschi.

Trombocite
Un tip de celule care se gasesc in sange si care sunt responsabile pentru coagularea sangelui.

Prednisolon

Prednisolon este un tip de medicament numit corticosteroid care contribuie la
gestionarea unei cresteri a valorilor enzimelor hepatice dupa tratamentul cu
Zolgensma.

Proteine

Proteinele sunt molecule importante implicate in aproape fiecare functie a
organismului. Proteinele contribuie la formarea celulelor din organism si in acelasi timp
ajuta celulele sa transporte si sa produca substante importante, sa se refaca si sa
supravietuiasca.

Reactie adversa

Reactia adversa este un efect secundar, de obicei nedorit, al unui medicament.

Atrofie musculara spinala (AMS)

Atrofia musculara spinald (AMS) este o boala rara care provoaca o slabire treptata
a muschilor deoarece celulele nervoase specializate din organism care controleaza
miscarea muschilor, numite neuroni motori, nu mai functioneaza. Neuronii motori
se deterioreaza si nu mai functioneaza deoarece nu au o cantitate suficientd de
proteinda SMN.

Gena SMIN1

Gena SMN1 este gena SMN principala ce produce proteina SMN de care au nevoie
neuronii motori pentru a functiona corespunzator. La persoanele cu AMS, ambele copii
ale acestei gene sunt deficiente sau lipsesc. Acest lucru inseamna ca celulele
organismului nu sunt capabile sa produca o cantitate suficienta din proteina SMN.

Gena SMIN2

Gena SMN2 actioneaza ca o ,rezerva” pentru a sustine procesul de productie a
proteinei SMN. SMN2 produce doar cantitati mici de proteind SMN functionala.
Proteina pentru supravietuirea neuronului motor (SMN)

Proteina SMN este vitala pentru ca neuronii motori sa functioneze corespunzator si sa
supravietuiascd. Fara o cantitate suficienta de proteind SMN, neuronii motori se

deterioreaza si nu mai functioneaza. Proteina SMN este produsa de cdtre organism, din J
gena SMIN.
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Informatii detaliate privind acest medicament sunt disponibile pe site-ul
internet al Agentiei Europene pentru Medicamente: Zolgensma, INN-
Onasemnogene abeparvovec (europa.eu)

Date de contact utile

Prezentul ghid a fost intocmit de catre Novartis Pharma Services Romania S.R.L.. Informatiile
furnizate sunt doar in scop educational si nu isi propun sd inlocuiasca discutiile cu medicul
dumneavoastra sau cu echipa medicala. Informatiile se refera la atrofia musculara spinald si
au rolul de a oferi o imagine generala.
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https://www.ema.europa.eu/ro/documents/product-information/zolgensma-epar-product-information_ro.pdf
https://www.ema.europa.eu/ro/documents/product-information/zolgensma-epar-product-information_ro.pdf
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