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Informationsmaterial
till vardnadshavare om
behandling med
ZOLGENSMA™Y

Du har fatt det har informationsmaterialet av barnets lakare
eftersom ditt barn har ordinerats Zolgensma® (V). Syftet med
informationsmaterialet ar att ge praktisk information som stéd fér
samtal med din lakare. Det ska lasas tillsammans med bipacksedeln
som medfdljer detta lakemedel.

Zolgensma ar foremal for utdkad overvakning for att snabbt
kunna identifiera nya biverkningar. Om ditt barn far biverkningar,
tala med barnets lakare, sjukskoterska eller vardteam/annan
sjukvardspersonal. Detta géller dven eventuella biverkningar som
inte namns i denna handledning eller i bipacksedeln.

Om du har fragor om eller oro kring Zolgensma, tala med barnets
ldkare, sjukskoterska eller vardteam/annan sjukvardspersonal.
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Detta informationsmaterial har tagits fram for att ge praktisk
information med fokus pa:

e Vad ar SMA
» Vad dr Zolgensma och hur fungerar det
» Viktig sdkerhetsinformation och mojliga biverkningar

+ Behandlingsforloppet

Om du har fragor om eller oro kring detta Iakemedel eller barnets
maéaende, tala med barnets lakare, sjukskoterska eller vardteam/annan
sjukvardspersonal.

Praktiska kontakter

SE20240903_11263182 SMA, spinal muskelatrofi.
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4| OM SMA

Vad ar SMA?

Spinal muskelatrofi (SMA) ar en séllsynt genetisk sjukdom som innebar att
nerver bryts ned, vilket leder till att musklerna blir férsvagade. Detta sker
genom att speciella nervceller i kroppen som styr muskelrorelserna, sa
kallade motorneuron, férsamras och slutar fungera.

Signaler kommer fran hjarnan

Hos personer med SMA genereras
fortfarande signaler fér muskelrérelser.

Motorneuron slutar fungera

En felaktig gen gor dock att speciella
nervceller, sa kallade motorneuron, som
overfor signaler fran ryggmargen till
musklerna slutar fungera. Detta innebar att
signalerna for rorelse fran hjarnan inte kan
na fram till muskeln.

Forsvagade muskler

Om musklerna inte langre far signaler som
sager at dem att rora sig blir de allt svagare
(atrofi).

Vid SMA ar formagan att tanka, lara sig eller skapa relationer

oférandrad.

Vilka &r symtomen pa SMA?

SMA har en rad olika 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 upptrader, desto allvarligare
kommer sjukdomen sannolikt att vara.

SE20240903_11263182 SMA, spinal muskelatrofi; SMN, éverlevnadsmotorneuron.
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Vilka dr de olika typerna av SMA?

Vid diagnos kan personer med SMA klassificeras i olika typer baserat pa alder
vid debut och maximal funktionsférmaga, eller "motorisk milstolpe". Motoriska
milstolpar som ar relevanta for att forsta vilken typ av SMA barn kan ha
inkluderar deras férmaga att:
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Lyfta huvudet Halla ett foremal i handen Krypa
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Sitta Rulla runt Staoch ga

Aidervid Fodsel <6 6-18 >18
symtomdebut manader manader manader
Funktionell Fosterkanvara  Kanintesitta Kansittaoch Gangutan Gang utan stod
férmaga paverkatinnan utan stod eventuellt sta, stod framtillvuxen
fodsel kaninte gautan alder
stod
Klassificering SMA Typ O SMATyp1 SMATyp 2 SMATyp3 SMATyp4

Allvarlighetsgrad

Tidigare, allvarligare

Utan intervention eller behandling har barn med svarare former av SMA en
forkortad livslangd. Genom tidiga insatser fran varden och behandling kan
forsamringen bromsas in, och barn kan ofta uppna milstolpar som séllan
féorekommer om sjukdomen far ha sin gang.

SMA, spinal muskelatrofi. SE20240903_11263182
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Vad orsakar SMA?

Ett protein som kallas éverlevnadsmotorneuron (SMN) ar avgbérande for att
motorneuronerna ska kunna fungera som de ska. Utan SMN-protein slutar
motorneuronerna i ryggmargen att fungera och musklerna blir svagare. SMN-
protein tillverkas i kroppen fran SMN-genen.

Vid SMA &r den huvudsakliga SMN-genen, SMNT1, felaktig eller saknas. Det finns
ytterligare en SMN-gen, SMN2, som fungerar mer som en "reservgen” och bara
producerar sma mangder SMN-protein. Vid SMA produceras inte tillrackligt
med SMN-protein och de motorneuronerna slutar fungera, vilket leder till att
musklerna blir svagare.

Saknad eller Dysfunktionell SMNZ2-gen
skadad SMN1-gen motorneuron
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- Otillracklig mangd funktionellt
Forsvagad muskel
g @ SMN-protein (ca 10%)

@ Funktionellt SMN-protein
(S Icke-funktionellt SMN-protein

SE20240903_11263182 SMA, spinal muskelatrofi; SMN, éverlevnadsmotorneuron.
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Hur far man SMA?

SMA &rvs vanligen, men ibland orsakas den av ett slumpméassigt fel i SMN1-
genen.

Barn arver tva kopior av SMN71-genen, en kopia fran vardera foraldern. Halften
av ett barns genetiska information kommer fran mamman och hélften fran
pappan. Personer med en frisk och en felaktig SMN71-gen kallas bérare, och de
visar normalt inga tecken pa SMA. Om bada féraldrarna ar barare ar det 25 %
risk att barnet arver och utvecklar SMA.

©)

Ungefar 1av 50 personer O SMA drabbar ungefar

ar barare av SMA 1av 10 000 - 12 000 levande
nyfédda och kan drabba 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" Barare } ) Q Barare

D) ) @)

Frisk Bérare Barare Drabbad av SMA
Barnet har arvt en Barnet har arvt en frisk kopia Barnet har arvt en
frisk kopia av SMN1- och en defekt kopia av SMN1- defekt kopia av
genen fran bada genen och blir en barare av SMA SMA1-genen fran
féraldrarna och ar bada foraldrarna och
darfor opaverkad utvecklar darfér SMA

SMA, spinal muskelatrofi; SMN, éverlevnadsmotorneuron SE20240903_11263182
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Vad ar Zolgensma?

Zolgensma dr en behandling for spadbarn och sméabarn med
SMA. Det dr en typ av behandling som kallas "genterapi".

Zolgensma bestar av ett modifierat virus, AAV9, som innehéller en fullt
fungerande kopia av SMN-genen (den gen som &r felaktig vid SMA). AAV9-
viruset i Zolgensma anvands for att fora in ersattningsgenen i kroppen ochi
de celler dar den behdvs.

2

SE20240903_11263182

| lakemedlet placeras SMN-genen i ett modifierad virus (AAV9) som inte
orsakar sjukdom hos manniska.

AAV9 DNA
......... > Q 5000000008 ‘

AAV9 AAV9 med DNA borttaget Zolgensma

Lakemedlet ges intravendst (i en ven) till ditt barn

Zolgensma

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

‘ ......... , ‘

Zolgensma Ditt barns celler

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

SMN protein

AAV, adenoassocierat virus; DNA, deoxiribonukleinsyra;
SMA, spinal muskelatrofi; SMN, 6verlevnadsmotorneuron
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Zolgensma vid SMA i framskridet stadium

Zolgensma kan radda annu levande motoriska nervceller som fortfarande
har tillvaxtformaga, men daremot kan inte redan déda motoriska nervceller
raddas. Barn med mindre allvarliga symtom pa SMA kan ha tillrackligt med
levande motoriska nervceller for att ha nytta av behandling. Zolgensma
kanske inte fungerar lika bra fér barn med svara symtom.
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Forstariskernamed Zolgensma

Liksom alla ldkemedel kan detta likemedel orsaka biverkningar,
men alla som har fatt ldkemedlet behover inte fa dem.

OMDITT BARN UPPLEVER NAGRA BIVERKNINGAR,
KONTAKTA OMEDELBART BARNETS LAKARE,

SJUKSISf)TERSKA ELLER VARDTEAM/ANNAN
SJUKVARDSPERSONAL.

Viktig sdkerhetsinformation och niar man ska s6ka ldkarvard

Leverproblem

Om ditt barn har eller har haft ndgon form av leverproblem ska
du informera barnets vardteam 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 behover vara uppmarksam pa nar ditt barn
har fatt detta lakemedel ar bland annat krakning, gulsot (nar hud
eller 6gonvitor gulnar) eller minskad vakenhet. Tala omedelbart
om for ditt barns lakare om du méarker att ditt barn utvecklar nagra
symtom som tyder péa skada pa levern.

Onormal blodkoagulering

Zolgensma kan 6ka risken foér onormal koagulering av blodet i
sma blodkarl (trombotisk mikroangiopati), oftast inom de 2 forsta
veckorna av behandlingen med Zolgensma. 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.

Du ska vara mycket uppmarksam pa dessa tecken och symtom,
eftersom onormal blodkoagulering (trombotisk mikroangiopati) ar
allvarligt och kan vara livshotande utan behandling.

SE20240903_11263182
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Lagt trombocyttal

Zolgensma kan minska antalet blodplattar (trombocytopeni),
oftast inom de 3 foérsta veckorna av behandlingen med Zolgensma.
Tecken pa minskat antal blodplattar som du bor vara uppmarksam
pa hos ditt barn som fatt lakemedlet ar bland annat onormal
forekomst av blaméarken eller blédningar.

Tala om for ditt barns Iakare om du marker att det tar langre tid an
vanligt for blamarken eller blédning att ga éver nar ditt barn har
fatt en skada.

Forhojt Troponin-I

Zolgensma kan leda till forhojda nivaer av ett hjartprotein som
kallas troponin-1 och som kan tyda pa skada pa hjartat. Du méaste
vara uppmarksam pa tecken péa hjartproblem efter att barnet har
fatt lakemedlet, t.ex. blekgra eller bla hy, andningssvarigheter (t.ex.
snabb andning, andfaddhet), svullnad i armar och ben eller mage.

Innan behandling med Zolgensma péabdorjas tas
blodprover pa ditt barn 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 pa barnet for kontroll av
leverfunktionen och dvervakning av forandringar i u
trombocyt- och troponin- I-nivaerna. Beroende pa

vardena och andra tecken och symtom kan ytterligare
beddmning behovas. Barnets lakare avgér hur lange

testningen ska paga.

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

SE20240903_11263182
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Forstariskernamed Zolgensma
(forts.)

Zolgensma kan som alla andra ladkemedel orsaka biverkningar, men
allasom behandlas med likemedlet behover inte fa biverkningar.

OMDITT BARN UPPLEVER NAGRA
BIVERKNINGAR, KONTAKTA OMEDELBART

BARNETS LAKARE, SUJUKSKOTERSKA ELLER
VARDTEAM/ANNAN SJUKVARDSPERSONAL.

Allergier

Barnet far inte ges Zolgensma vid allergi mot ndgot 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.
Hur lange ditt barn kommer att fa kortikosteroider efter behandlingen
med Zolgensma varierar beroende pa leverenzymvarden och andra
tecken och symtom och bestams av barnets lakare. Behandlingen
med kortikosteroider kommer att paga i minst 2 manader.

En eventuell forhojning av leverenzymer som kan uppsta hos ditt
barn pa grund avimmunsvar péa lakemedlet kan hanteras genom
behandling med kortikosteroider. Kortikosteroiddosen beréknas av
lakaren baserat pa barnets vikt.

Under behandlingen med kortikosteroider kan ditt barn fa nya
infektioner eller ovanliga barnsjukdomar som kan krava att andra
lakemedel anvands. Fére behandling med andra lakemedel,

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

SE20240903_11263182
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Andraldkemedel och Zolgensma

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

Infektion

Ditt barns immunsystem kan vara forsvagat pa grund av
kortikosteroider, vilket betyder att infektioner som ar relativt
lindriga for friska personer kan ge svar sjukdom hos barnet. 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 ditt barn visar tecken
och symtom som tyder péa en infektion fére eller efter behandling
med Zolgensma, bland annat:

* Hosta * Nysningar » Halsont
» Vasande andning + Rinnande ndsa » Feber

Det ar viktigt att forebygga infektioner fére och efter behandling
med Zolgensma genom att undvika situationer som kan 6ka risken
for att barnet far infektioner. Du och andra personer som kommer i
nara kontakt med barnet kan bidra till att férhindra infektion genom
att tillampa god handhygien, hosta/nysa i armvecket och begransa
kontakt med andra personer som kan sprida smitta.

SE20240903_11263182
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Forstariskernamed Zolgensma
(forts.)

SAMMANFATTNINGSVIS - UPPSOK GENAST

LAKARE OM DITT BARN UPPVISARNAGOT AV
FOLJANDE TECKEN ELLER SYMTOM:

« 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
blodkéarl (trombotisk mikroangiopati). Var mycket uppmarksam pa
dessa tecken och symtom, eftersom onormal blodkoagulering ar
allvarligt och kan vara livshotande utan behandling

« Krakning, gulsot (nér hud eller 6gonvitor gulnar) eller minskad
vakenhet - 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, vdsande andning, nysningar, rinnande nésa, halsont eller
feber - detta kan vara tecken pa infektion (t.ex. forkylning, influensa
eller bronkiolit)

SE20240903_11263182
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Behandlingsforloppet

Viktiginformation

@ Fore behandlingen
@ Behandlingsdagen

@ Efter behandlingen

SE-ZOL-23-XXXX | Skapad: Maj 2023
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1. Fore behandlingen

Som en del av utredningen for att avgdora om Zolgensma
ar lampligt for ditt barn kommer ldkaren att utféra
antikroppstestning fore insattning av behandlingen

<

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 lakemedlet ar [ampligt for ditt barn kommer lakaren att
utfora antikroppstestning fore insattning av behandlingen.

Ditt barn kan ha forhdjda nivaer av AAV9-antikroppar. Om barnet
ar nyfott kan det vara antikroppar som har 6verforts fran mamma
till barn 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 férnyad testning
utféras efter en tid. Om du har nagra fragor, vand dig till barnets
lakare.

Blodprover

Fore behandlingsstart tas blodprover for att kontrollera och
faststélla ursprungsvarden for:

« Leverfunktion

« Njurfunktion

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

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

SE20240903_11263182 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 foérhojning av leverenzymer.

&)

Kortikosteroiddosen beréknas av lakaren baserat pa barnets
vikt. Informera barnets lakare, sjukskoterska eller vardteam/
annan sjukvardspersonal om ditt barn skulle krakas fore
behandlingen med Zolgensma. Detta for att sakerstélla att
ratt kortikosteroiddos har kunnat tas upp av kroppen.

O))) Infektion

Det ar viktigt att du omedelbart informerar barnets lakare,
sjukskoterska eller vardteam/annan sjukvardspersonal om
barnet uppvisar symtom som tyder pa infektion fore eller
efter Zolgensma. Om ditt barn utvecklar nagot tecken
eller symtom som tyder pa infektion fore behandling

med Zolgensma kan infusionen behdva 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.

Allman hélsa

Innan ditt barn behandlas med Zolgensma ar det viktigt att
barnets allmanna hélsa ar god. | annat fall kan behandlingen
behova skjutas upp. Det betyder att barnets vatske- och
naringsstatus ska vara god och att barnet inte ska ha nagra
aktiva infektioner. Om du tror att det finns skal till oro 6éver
barnets allmanna halsa fére behandlingen med Zolgensma,
tala med barnets lakare, sjukskoterska eller vardteam/annan
sjukvardspersonal.

SE20240903_11263182
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2. Behandlingsdagen

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

Prednisolon

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

Pa behandlingsdagen far ditt barn sin andra kortikosteroiddos
(prednisolon eller motsvarande) enligt ordination.
Kortikosteroidmedicineringen ar viktig for att hantera eventuella
leverenzymokningar och kommer att fortsatta under en
period efter behandlingen. Se sidan 21 for information om

\___ kortikosteroiddosering efter behandling med Zolgensma.

Informera barnets lakare, sjukskoterska eller vardteam/annan
sjukvardspersonal om ditt barn skulle krékas efter att ha fatt
sin andra kortikosteroiddos. Detta for att sékerstélla att ratt
kortikosteroiddos har kunnat tas upp av kroppen.

Zolgensma ges endast EN GANG till ditt barn

/

ENI

Behandlingen
60\/ Zolgensma ges till ditt barn som en intravends engangsinfusion.
\ wwrer /- Det innebér att en nél anvands for att féra in en kateter (plastslang)
Yo 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.

Lakemedelsdosen beraknas av lakaren baserat pa barnets vikt.

SE20240903_11263182 SMA, spinal muskelatrofi.
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3. Efter behandlingen

Lakaren avgor hur ldinge barnet behover
stanna kvar pa sjukhuset efter behandlingen.

Du kan alltid tala med barnets vardteam om
du har fragor.

Eventuella biverkningar

Liksom alla lakemedel kan detta lakemedel orsaka biverkningar,
men alla som har fatt I1akemedlet behover inte fa dem.

KONTAKTA GENAST VARDEN OM DITT BARN

UPPVISARNAGOT AV FOLJANDE:

« Blamirken 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
blodkéarl (trombotisk mikroangiopati). Var mycket uppmarksam pa
dessa tecken och symtom, eftersom onormal blodkoagulering ar
allvarligt och kan vara livshotande utan behandling

» Kridkning, gulsot (nar hud eller 6gonvitor gulnar) eller minskad
vakenhet - 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, vasande andning, nysningar, rinnande néasa, halsont
eller feber - detta kan vara tecken pa infektion (t.ex. férkylning,
influensa eller bronkiolit)

SE20240903_11263182
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3. Efter behandlingen (forts.)

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

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

» Forhojda leverenzymer som observeras genom blodprover

Vanliga (kan férekomma hos upp till 1 av 10 anvandare)
« Krékningar
» Feber

\ Rapportering av biverkningar:
Om ditt barn far biverkningar, eller om du ar orolig dver att

nagot ar fel, tala omedelbart med barnets lakare, sjukskoterska
eller vardteam/annan vardpersonal.

Detta géller aven eventuella biverkningar oavsett om de namnsii
detta informationsmaterial eller i bipacksedeln.

Du kan ocksa rapportera biverkningar direkt till LAkemedelsverket:

Lakemedelsverket
Box 26
751 03 Uppsala

Webbplats: www.lakemedelsverket.se

Genom att rapportera biverkningar kan du bidra till att 6ka
informationen om lakemedels sakerhet.

SE20240903_11263182




BEHANDLINGSFORLOPPET | 21

Kortikosteorider efter Zolgensma

Efter behandlingen med Zolgensma kommer ditt barn att
behandlas med kortikosteroider varje dag i ungefar 2 manader.
Denna period kan forlangas om ditt barns leverenzymvéarden 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 nér och hur behandlingen ska
avbrytas. De forklarar ocksa for dig hur de resonerar om detta.
Informera barnets lakare, sjukskoterska eller vardteam/annan
sjukvardspersonal om ditt barn skulle krékas eller om en eller
flera doser har missats (oavsett skil) efter behandlingen. Detta
for att sakerstalla att ratt kortikosteroiddos har kunnat tas upp av
kroppen. Sluta inte med kortikosteroidbehandlingen innan du har
talat med ditt barns lakare, sjukskoterska eller vardteam/annan
sjukvardspersonal.
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Om du har fragor om kortikosteroider, tala

med barnets ldkare, sjukskoterska eller
vardteam/annan sjukvardspersonal.

SE20240903_11263182
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3. Efter behandlingen (forts.)

Regelbundna uppféljningar

Efter Zolgensmabehandlingen kommer ditt barn att fortsatta
sta under regelbunden uppsikt av ett sarskilt vardteam. Ditt
barn kommer att fa géra uppfoljningsbesok vid behov, oavsett
om det galler allmanna kontroller, beror pa att ditt barn upplever
biverkningar eller om du har fragor eller oroar dig éver nagot.

Lamplig standardvard for patienter med SMA, inklusive
understddjande vard, &r nddvandig och kommer att ges. Det ar
viktigt att du talar med barnets lakare om hur vardteamet kommer
att fortsatta ge ditt barn stod.

Regelbundnablodprover

Efter behandling med Zolgensma tas regelbundna blodprover for
kontroll av:

« Leverfunktion - dessa tester kommer att goras i minst
3 manader efter behandlingen for att kontrollera
leverenzymoékningar. Om ditt barns leverfunktion férsamras efter
behandlingen med Zolgensma, eller om barnet visar tecken pa
sjukdom, gors en beddmning snabbt och barnets lakare haller
barnet under noggrann uppsikt

« Blodplattsrakning (trombocytantal) och troponin-I - denna
testning utférs under en tid efter behandlingen for att 6vervaka
forandringar i trombocyt- och troponin-I-nivaer

Beroende pé resultaten av dessa blodprover och andra tecken
och symtom kan ytterligare provtagning behovas. Det ar viktigt
att folja schemat for blodprovstagning noga och att omedelbart
rapportera alla tecken och symtom som barnet kan utveckla efter
behandlingen till barnets vardteam.

SE20240903_11263182 SMA, spinal muskelatrofi.
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s++3%] Hanteringavkroppens avfallsprodukter

En del av den aktiva substansen i Zolgensma féljer med till
kroppens avfallsprodukter efter behandlingen. Du och andra
som vardar barnet bér vara noga med handhygienen och folja
anvisningarna nedan i minst 1 manad efter behandlingen.

MANAD

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

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

Anvind dubbla plastpasar for blojor och annat
& avfall. Engangsblojor som lagts i dubbla platspasar
kan kastas i hushéllssoporna.

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

barnets ldkare, sjukskoterska eller vardteam/ annan
sjukvardspersonal.

SE20240903_11263182
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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 é&r:

Y

Ortopediska Sjukgymnastik Hjalp med naringstillforsel
behandlingar samt att ata och dricka
\___
% /
25 % )
D)
Andningsstod, t.ex. Férebyggande av Avlagsna sekret
med en sdomnmask luftvagsinfektioner (t.ex. fran luftvagarna

genom vaccination
mot influensa och
lunginflammation)

Barnets vardteam samarbetar med dig for

att se till att ditt barn far den understodjande
vard som behovs.

SE20240903_11263182 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 behéver vara uppmarksam pa nar ditt
barn har fatt detta lakemedel &r bland annat krikning, gulsot (nar
hud eller 6gonvitor gulnar) eller minskad vakenhet.

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

Det finns en 6kad risk for onormal koagulering av blodet i sméa
blodkarl (trombotisk mikroangiopati). Informera omedelbart lakaren
om du uppmarksammar tecken och symtom som exempelvis att
barnet l4tt far blamarken, far kramper (anfall) eller kissar mindre.

Lakemedlet kan medfora forhojda nivaer av ett hjartprotein som
kallas troponin-l och som kan tyda pa skada pa hjartat. Kontakta
omedelbart lakaren 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 kréks fore eller efter
behandlingen. Detta for att sékerstalla att ratt kortikosteroiddos
(prednisolon eller motsvarande) har kunnat tas upp av kroppen.

Beratta omedelbart for lakaren om ditt barn visar tecken och
symtom som tyder pé infektion (t.ex. forkylning, influensa eller
bronkiolit) fore eller efter behandlingen eftersom detta eventuellt
kan leda till andra allvarligare komplikationer som kan krava akut
lakarvard. Tecken att vara uppmarksam pa ar hosta, visande
andning, nysningar, rinnande néasa, halsont eller feber.

SE20240903_11263182
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Praktiska kontakter

Ditt barn kommer att fortsatta foljas upp av ett team med vardpersonal efter
infusionen med Zolgensma. Ifall du skulle bli orolig 6ver nagot och vilja tala med
ditt barns lakare eller vardteamet kan du anvanda formularet nedan for att skriva
ned deras kontaktuppgifter .

Namn:

Funktion:
Kontaktnummer:
Kontaktmejl:

Namn:

Funktion:
Kontaktnummer:
Kontaktmeijl:

Namn:

Funktion:
Kontaktnummer:
Kontaktmeijl:

Namn:

Funktion:
Kontaktnummer:
Kontaktmejl:

Namn:

Funktion:
Kontaktnummer:
Kontaktmeijl:

Namn:

Funktion:
Kontaktnummer:
Kontaktmejl:

SE20240903_11263182
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Lokala organisationer

Det finns manga patientorganisationer runt om i varlden som kan
ge dig och ditt barn med SMA st6d. De kan ge information om
SMA, den senaste forskningen och lokala stédorganisationer.
Tala med ditt barns lakare eller vardteam: de kan beratta om

lokala grupper.

SMA, spinal muskelatrofi. SE20240903_11263182
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Termer man bor kannadtill

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 forsvarar 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 odnskad effekt av ett lakemedel.

Blodplattar
En typ av cell som finns i blodet, som ar viktig for att blodet ska koagulera.

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 uppsattningar med instruktioner som kan beratta 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 tillstdnd som orsakas av att en eller flera gener saknas eller &r
skadade. Genetiska sjukdomar arftliga. SMA ar ett exempel pa en genetisk sjukdom.

Genterapi

Genterapi ar ett satt att behandla en sjukdom eller férhindra sjukdomsforloppet
med hjalp 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 f& ett annat Iakemedel att fungera béattre 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 forbindelsen mellan
ryggmargen och dvriga hjarnan.

SE20240903_11263182
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Intravends infusion
En infusion innebar att med hjélp av en nal fora in en kateter (plastslang) i en ven.

Kortikosteroider

Kortikosteroider ar en typ avlakemedel som hammar immunforsvaret for att forsoka
hantera eventuella 6kningar av leverenzymer efter behandling med Zolgensma.

Motorneuron

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

Det finns tva typer av motoriska nervceller - de 6vre motoriska nervcellerna som
skickar signaler fran hjarnan till hjarnstammen och ryggmargen och de nedre
motoriska nervcellerna som skickar signaler fran de 6vre motoriska nervcellerna
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 hjalper dem att transportera
och producera viktiga @mnen, men proteinerna hjéalper ocksa till att reparera
cellerna och se till att de dverlever.

Spinal muskelatrofi (SMA)

Spinal muskelatrofi (SMA) ar en sallsynt sjukdom som gor att musklerna successivt
forsvagas eftersom motoriska nervcellerna, speciella nervceller i kroppen som
kontrollerar muskelrdrelser, slutar att fungera. Motoriska nervcellerna forsdmras
och slutar till sist att fungera eftersom de inte har tillrackligt med SMN-protein.

SMN1-genen

SMN1-genen ar den primara SMN-gen som producerar det SMN-protein som
motoriska nervcellerna behdver 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 tillrackligt med SMN-protein.

SMN2-genen

SMNZ2-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 for att motoriska nervcellerna ska fungera och
overleva. Om det inte finns tillrackligt med SMN-protein férsamras motoriska
nervcellerna och slutar fungera. Det ar kroppens SMN-gen som producerar
SMN-proteinet.

SE20240903_11263182

[
O
23
;:g
=2m
=z
>=
4>
<
=




30 | ANTECKNINGAR

Anteckningar

SE20240903_11263182
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Ytterligare information om detta lakemedel finns pa Europeiska
lakemedelsmyndighetens webbplats:

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

Denna broschyr 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 galler spinal muskelatrofi och &ar avsedd att ge en allman
oversikt.

© 2024 Novartis Europharm Limited. All rights reserved.

Novartis Sverige AB
Box 1218, 164 28 Kista
Tel. 08-732 32 00
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