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Etter krav fra

Sikkerhetsinformasjon @ Direktoratet for

medisinske produkter

V¥ Dette legemidlet er underlagt saerlig overvaking for & oppdage ny
sikkerhetsinformasjon sa raskt som mulig. Du kan bidra ved & melde
enhver mistenkt bivirkning, se www.dmp.no/pasientmelding

En veiledning for
omsorgspersoner
om behandling med
VZOLGENSMA®

Legen til barnet ditt har gitt deg denne veiledningen fordi
barnet ditt har fatt forskrevet Zolgensma®.

Denne veiledningen har som mal & gi praktisk informasjon
og utfylle samtaler med legen. Den bgr leses sammen
med pakningsvedlegget du mottar sammen med
legemidlet. Siste oppdaterte pakningsvedlegg kan ogsa
finnes pa www.felleskatalogen.no.

Zolgensma er underlagt seerlig overvakning for a
oppdage nye bivirkninger sa raskt som mulig. Hvis barnet
opplever bivirkninger, ma du snakke med barnets lege,
sykepleier, farmasgyt eller annet helsepersonell.

Dette gjelder ogsa for mulige bivirkninger som ikke er
nevnt i denne veiledningen eller i pakningsvedlegget.

Hvis du har spgrsmal eller bekymringer om
Zolgensma, kan du snakke med barnets lege,
sykepleier, farmasgyt eller annet helsepersonell.

U)) NOVARTIS
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Denne veiledningen er utarbeidet for a gi nyttig informasjon med
fokus pa:

e Hva SMA er
¢ Hva Zolgensma er og hvordan legemidlet virker
« Viktig sikkerhetsinformasjon og mulige bivirkninger av Zolgensma

¢ Hvert enkelt trinn i Zolgensma-behandlingen

Hvis du har sparsmal eller bekymringer rundt dette legemidlet eller
barnets helse og velveere, kan du snakke med barnets lege, sykepleier,
farmasgyt eller annet helsepersonell.

Nyttige kontakter

SMA, spinal muskelatrofi.

NO20240903_11263402
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Hva er SMA?

Spinal muskelatrofi (SMA) er en sjelden genetisk sykdom der nerver gar tapt,
noe som farer til at musklene blir svake. Dette skjer fordi spesielle nerveceller
i kroppen som kontrollerer muskelbevegelser, kalt motornevroner, svekkes og
slutter & fungere.

Signaler kommer fra hjernen

Hos personer med SMA genereres
signaler for muskelbevegelser fortsatt i
hjernen.

Motornevroner slutter a fungere

Et defekt gen farer imidlertid til at spesielle
nerveceller, kalt motornevroner, som
overfgrer signaler fra ryggmargen til
musklene, slutter & fungere. Dette betyr at
hjernens signaler om bevegelse ikke nar
frem til musklene.

P -~

Svekkede muskler

Hvis musklene ikke lenger mottar signaler
som ber dem om & bevege seg, blir de

% Q; { 7 stadig svakere (atrofierer).

g% I SMA forblir evnen til & tenke, leere og bygge relasjoner uendret.

Hva er symptomene pa SMA?

SMA har en rekke symptomer som kan variere fra person til person ogi
alvorlighetsgrad. SMA kan pavirke daglige aktiviteter som a puste, spise,
sitte, krype og ga. De tidligere symptomene pa SMA til stede, jo mer alvorlig
sykdommen er sannsynlig a veere.

NO20240903_11263402 SMA, spinal muskelatrofi; SMN, survival motor neuron.
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Hva er de forskjellig typene SMA?

Ved diagnosetidspunktet kan personer med SMA klassifiseres i ulike typer basert
pa alder nar symptomene oppstar og maksimal funksjonsevne, eller "motoriske
milepeeler”. Motoriske milepaeler som er relevante for & forsta hvilken type SMA
barn kan ha, omfatter evnen til a:

e O. )
8 3 »

Lofte hodet Gripe noe med handen Krabbe
O o O
(2 QW i
Sitte Rulle rundt Sta og ga
Debut alder Fodsel <6 6-18 >18 =18
maneder maneder maneder ar
Funksjonsevne Fosteret kan Kanikkesitte  Kansitteogsta,  Selvstendig Selvstendig
bli pavirket for alene kanikke gapa gange gangeinni
fodselen egenhand voksen alder
Klassifikasjon SMA type O SMAtype1 SMA type 2 SMAtype 3 SMAtype 4

Alvorlighetsgrad

Tidligere, mer alvorlig

Uten intervensjon eller behandling har barn med mer alvorlige former for SMA
en forkortet levetid. Med tidlig medisinsk intervensjon og behandling kan
forverringen av sykdommen avta, og barn kan det ofte veere mulig og oppna
milepaeler som sjelden ses under sykdommens naturlige forlgp.

SMA, spinal muskelatrofi. NO20240903_11263402
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Hva skyldes SMA?

Et protein som kalles SMN-protein (survival motor neuron) er avgjgrende for
at motornevronene skal kunne fungere som de skal. Uten SMN-protein slutter
motornevronene i ryggmargen a fungere, og musklene blir svakere. SMN-
proteinet produseres i kroppen ut fra SMN-gener.

Ved SMA er det viktigste SMN-genet, SMN1, defekt eller mangler. Det finnes et
annet SMN-gen, SMN2, som fungerer mer som en "reserve" og bare produserer
sma mengder SMN-protein. Ved SMA produseres det ikke nok SMN-protein, og
motornevronene slutter a fungere, noe som farer til at musklene blir svakere.

Manglende eller Defekt SMN2-gen
mangelfult SMN1 gen motornevron
S M\ s

PR XY

..... & > X

: Utilstrekkelige mengder
Muskel atrofi
uskel atron @ funksjonelt SMN-protein (ca. 10 %)

@ Funksjonelt SMN-protein
& Ikke funksjonelt SMN-protein

NO20240903_11263402 SMA, spinal muskelatrofi; SMN, survival motor neuron



Hvordan far du SMA?

OMSMA |7

SMA er vanligvis arvelig, men i noen tilfeller skyldes sykdommen en tilfeldig feil i
SMN1-genet. Barn arver to kopier av SMN7-genet, én kopi fra hver av foreldrene.
Halvparten av barnets genetiske informasjon kommer fra moren og halvparten
fra faren. Personer med ett friskt og ett defekt SMN7-gen kalles baerere, og

de viser normalt ingen tegn pa SMA. Hvis begge foreldrene er beerere, er det i
praksis 25 % sjanse for at barnet arver og utvikler SMA.

= o
Rundt 1av 50 SMA rammer ca. 1av 10 000-12 000
personer er nyfedte, og kan ramme mennesker fra
beerere av SMA enhver etnisk bakgrunn eller kjgnn
Baerer Baerer
Har en defekt og Har en defekt og
en frisk kopi av en frisk kopi av
SMN1-genet SMNT1-genet
Frisk Baerer Baerer Bergrt av SMA
Barnet har arvet Barnet har arvet en friks kopi og en Barnet har arvet en
en kopi av SMN1- defekt kopi av SMN1-genet og blir defekt kopi av
genet fra hver av dermed beerer av SMA SMN1-genet fra hver

foreldrene og er
derfor ikke bergrt

SMA, spinal muskelatrofi; SMN, survival motor neuron.

av foreldrene, og
utvikler dermed SMA.

NO20240903_11263402
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Om Zolgensma?

Zolgensma brukes til a behandle spedbarn og smabarn som har SMA.
Zolgensma er en type behandling som kalles «genterapi».

Zolgensma bestar av et modifisert virus, AAV9, som inneholder en fullt fungerende
kopi av SMN-genet (genet som er defekt ved SMA). AAV9-viruset i Zolgensma
brukes til & transportere erstatningsgenet inn i kroppen og cellene der det trengs

| Zolgensma plasseres SMN-genet i et modifisert virus (AAV9) som ikke
forarsaker sykdom hos mennesker.

AAV9 DNA
N > () >

AAV9 AAV9 hvor Zolgensma
DNA er fiernet

Zolgensma gis intravengst (i en vene) til barnet ditt.

Zolgensma

Det modifiserte viruset i Zolgensma beveger seg gjennom kroppen og
leverer SMN-genet til cellene der det er ngdvendig.

‘ ......... ,

Zolgensma Barnets celler

Ved a levere en fullt fungerende kopi av SMN-genet, hjelper Zolgensma
kroppen til & produsere nok SMN-protein

. W DN

SMN protein

AAV,adenoassosiert virus; DNA, deoksyribonukleinsyre;
NO20240903_11263402 SMA, spinal muskelatrofi; SMN, survival motor neuron
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Zolgensma ved fremskreden SMA

o
=

Zolgensma kan redde motornevroner som fortsatt er i live og i stand til vekst, men
ikke dade motornevroner. Barn med mindre alvorlige symptomer pa SMA kan ha
nok levende motornevroner til & dra nytte av Zolgensma-behandling. Det er ikke
sikkert Zolgensma virker like godt hos barn med alvorlige symptomer.

N
]
=
[2)
m
z
7]
=
>

SMA, spinal muskelatrofi NO20240903_11263402
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Informasjon omrisikoene
ved bruk av Zolgensma

Som alle legemidler kan Zolgensma ha bivirkninger,
menikke alle far det.

Hvis barnet ditt opplever bivirkninger, ma du

snhakke med legen til barnet ditt, sykepleier,
farmasoyt eller annet helsepersonell umiddelbart.

Viktig sikkerhetsinformasjon og nar du ber oppsgke lege

Leverproblemer

Informer barnets lege far legemidlet blir gitt dersom barnet

har eller har hatt leverproblemer. | noen tilfeller kan Zolgensma
forarsake en immunrespons som kan fare til en gkning i enzymer
(proteiner i kroppen) som produseres i leveren, eller kan skade
leveren.

Leverskader kan fore til alvorlige hendelser inkludert leversvikt
og dad. Mulige tegn du mé& veere oppmerksom pa etter at barnet
har fatt dette legemidlet, omfatter oppkast, gulsott (gulfarging av
huden eller det hvite i aynene) eller redusert arvékenhet. Snakk
med barnets lege umiddelbart hvis du oppdager at barnet utvikler
symptomer som tyder pa skade i leveren.

Unormal blodpropp

Zolgensma kan gke risikoen for unormal koagulering av blod i sméa
blodarer (trombotisk mikroangiopati) vanligvis i lapet av de forste
2 ukene etter behandlingen med Zolgensma. Disse blodproppene
kan pavirke barnets nyrer. Informer legen din umiddelbart dersom
du oppdager tegn og symptomer som at barnet lett far blamerker,
anfall (kramper) eller har redusert urinmengde.

Veer sveert oppmerksom pa disse tegnene og symptomene siden
unormal blod koagulering (trombotisk mikroangiopati) kan vaere
livstruende hvis det ikke blir behandlet.

NO20240903_11263402
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Lavt blodplatetall

Zolgensma kan senke antall blodplater (trombocytopeni), vanligvis
i lopet av de farste 3 ukene etter behandlingen med Zolgensma.
Mulige tegn pa lavt antall blodplater du méa se opp for etter

at barnet far Zolgensma omfatter unormale blamerker eller
blgdninger.

Snakk med legen hvis du ser tegn pa at blamerker eller bladninger
varer lengere enn vanlig hvis barnet ditt har skadet seg.

.
X

=%
(X7}
mc
20
mzZ

Forhgyet Troponin-I

Zolgensma kan gke nivaet av et hjerteprotein som kalles
troponin-I, som kan indikere skade pa hjertet. Du ma veere pa

vakt for mulige tegn pa hjerteproblemer etter at barnet har fatt
Zolgensma, som blek gra eller blalig hudfarge, pustevansker (f.eks.
rask pust, kortpustethet), hevelse i armer og ben eller i magen.

Det vil bli tatt blodpraver for & sjekke
leverfunksjon, nyrefunksjon, antall blodceller
(inkludert rgde blodceller og blodplater) og
troponin-I-niva fer behandling med Zolgensma.
I minst 3 maneder etter behandlingen vil det

bli tatt regelmessige blodprgver av barnet

for & kontrollere leverfunksjonen og for a se

etter endringer i blodplater og troponin-I- &
nivaer. Avhengig av verdiene og andre tegn

og symptomer, kan det veere ngdvendig med

ytterligere undersgkelser. Varigheten av testingen

avgjgres av barnets lege.

Se pakningsvedlegget som fglger med barnets medisin for mer informasjon om
Zolgensma. Ikke ngl med & snakke med barnets lege hvis du har sparsmal.

NO20240903_11263402
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Informasjon omrisikoene ved bruk
av Zolgensma (fortsettelse)

Som alle legemidler kan Zolgensma ha bivirkninger,
menikke alle far det.

Hvis barnet ditt opplever bivirkninger, ma du

snakke med legen til barnet ditt, sykepleier,
farmasoyt eller annet helsepersonell umiddelbart.

Allergier

Barnet ma ikke fa Zolgensma dersom det er allergisk overfor noen
av innholdsstoffene (innholdsstoffene er listet opp i avsnitt 6 i
pakningsvedlegget som fglger med barnets legemiddel).

Kortikosteroider

Barnet ditt vil ogsa fa kortikosteroider (prednisolon eller
tilsvarende) i en periode for og etter behandling med Zolgensma.
Hvor lenge barnet ditt vil fa kortikosteroider etter behandlingen
med Zolgensma avgjeres av legen og vil variere avhengig av
leverenzymverdiene og andre tegn og symptomer. Varigheten vil
veere minst 2 maneder.

Kortikosteroider vil bidra til & handtere enhver potensiell gkning
i leverenzymer som barnet kan utvikle etter en immunrespons
pa Zolgensma. Dosen med kortikosteroid som barnet vil fa vil bl
beregnet av barnets lege avhengig av barnets vekt.

Mens barnet far kortikosteroider kan det oppstéa nye infeksjoner
eller andre vanlige barnesykdommer som kan trenge behandling
med andre legemidler. Fgr behandling med andre medisiner, eller
hvis du har sparsmal om kortikosteroider, er det viktig & snakke
med barnets lege, sykepleier, farmasayt eller annet helsepersonell.

NO20240903_11263402
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Andre legemidler og Zolgensma

Zolgensma vil kun bli gitt til barnet ditt én gang. Radfer deg med
lege eller sykepleier dersom barnet bruker, nylig har brukt eller
planlegger & bruke andre legemidler

Infeksjon

Barnet ditt kan ha fatt svakere immunforsvar pa grunn av
kortikosteroidene. Det betyr at infeksjoner som vanligvis ikke er
farlige for friske personer kan fare til at barnet ditt blir alvorlig sykt.
Hvis barnet ditt utvikler en infeksjon (f.eks. forkjolelse, influensa
eller bronkiolitt) far eller etter behandling med Zolgensma, kan
dette muligens fare til andre mer alvorlige komplikasjoner som kan
kreve umiddelbar medisinsk behandling.

Snakk med barnets lege umiddelbart hvis du oppdager at barnet
utvikler tegn eller symptomer som tyder pé infeksjon fer eller etter
behandlingen med Zolgensma, slik som:

+ Hoste » Nysing « Sar hals
» Pipende pust * Rennende nese » Feber

For og etter behandlingen med Zolgensma er det viktig &
forebygge infeksjoner ved & unnga situasjoner som kan gke
risikoen for at barnet skal fa infeksjoner. Du og andre naere
kontakter til barnet kan hindre infeksjoner ved & ha god
handhygiene, god hoste-/nyseetikette, og begrense potensielle
kontakter.

NO20240903_11263402
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Informasjon omrisikoene ved bruk av
Zolgensma (fortsettelse)

Oppsummering: kontakt lege umiddelbart hvis barnet

utvikler noen av de folgende tegnene eller symptomene:

« Blamerker eller bladninger lenger enn vanlig hvis barnet har
blitt skadet — dette kan veere tegn pa lavt antall blodplater
(trombocytopeni).

» Far lett blamerker, anfall (kramper) eller redusert urinproduksjon
- dette kan vaere tegn pa unormal koagulering av blod i sméa bloaarer
(trombotisk mikroangiopati). Veer svaert oppmerksom pa disse
tegnene og symptomene siden unormal blod koagulering kan veere
livstruende hvis det ikke blir behandlet.

* Oppkast, gulsott (gulfarging av huden eller det hvite i gynene), eller
nedsatt arvakenhet - dette kan veere tegn pa mulige problemer
med leveren (inkludert leversvikt).

« Blek gra eller blalig hudfarge, pustevansker (f.eks. hurtig pust,
kortpustethet), hevelse i armer og ben eller i magen - dette kan
veere tegn pa mulige hjerteproblemer.

» Hoste, hvesing, nysing, rennende nese, sar hals, eller feber - dette
kan vaere tegn pa infeksjon (f.eks. forkjglelse, influensa eller bronkiolitt).

NO20240903_11263402
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Behandling med Zolgensma

Trinnene pa de folgende sidene vil hjelpe deg og familien dinmed a
forsta hva dere kan forvente dere videre

@ For behandling

Pabehandlingsdagen

@ Etter behandling

NO20240903_11263402
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1. For behandling

For a avgjere om Zolgensma er egnet for barnet ditt, vil barnets
lege utfore tester for antistoffer for behandling

AAV9 antistofftest

& Antistoffer produseres av kroppens immunsystem for & bidra til &
beskytte den mot sykdom. Tilstedevaerelsen av visse antistoffer,
kalt AAV9-antistoffer, kan fare til at barnet far en immunrespons
mot Zolgensma. For & avgjgre om Zolgensma er egnet for barnet

ditt, vil barnets lege utfere tester for antistoffer far behandling.

Barnet ditt kan ha forhgyede AAV9-antistoffverdier. Hvis barnet

er nyfadt, kan det veere antistoffer som har blitt overfart fra mor til

barn under svangerskapet, og disse gkningene vil ofte avta over tid
\_ etter fadselen. Hvis barnet ditt har forheyede AAV9-antistoffverdier
etter den farste testen, kan dette testes pa nytt etter en viss tid.
Hvis du har sparsmal, kan du spearre barnets lege.

Blodprover

Far behandling med Zolgensma vil det bli tatt blodprgver av barnet
for & kontrollere og fastsette baselinenivéaer for:

e Leverfunksjon

* Nyrefunksjon

» Mengden blodceller (inkludert rade blodceller og blodplater)

« Troponin-I-niva

Disse malingene vil hjelpe legen din til & overvake barnets nivaer
etter behandling med Zolgensma.

NO20240903_11263402 AAV, adenoassosiert virus.
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Kortikosteroider
24

24 timer for behandling med Zolgensma vil barnet fa
kortikosteroider (prednisolon eller tilsvarende) for & handtere
potensielle gkninger i leverenzymer.

L]

Dosen med kortikosteroid som barnet vil fa vil bli beregnet av
barnets lege avhengig av barnets vekt. For & sikre at barnet
ikke gar glipp av dosering av kortikosteroider, ma du si ifra til
barnets lege, sykepleier, farmasgyt eller annet helsepersonell
ved oppkast far behandling med Zolgensma.

O))) Infeksjon _

Det er viktig at du informerer barnets lege, sykepleier,
farmasgyt eller annet helsepersonell umiddelbart hvis
barnet utvikler symptomer som tyder pé infeksjon fgr og
etter Zolgensma. Hvis barnet utvikler tegn eller symptomer
som tyder pa infeksjon fer behandling med Zolgensma, kan
det vaere ngdvendig a utsette infusjonen til infeksjonen er
borte. Hvis barnet utvikler symptomer etter behandling med
Zolgensma, kan det fagre til medisinske komplikasjoner som
kan kreve akutt medisinsk behandling.

Se side 13 for tegn pa mulig infeksjon.

Generell helsetilstand

Far barnet blir behandlet med Zolgensma er det viktig at
helsetilstanden er tilfredsstillende, hvis ikke kan det veere
ngdvendig & utsette behandlingen. Dette inkluderer at barnet
er hydrert, er velernaert og ikke har noen aktive infeksjoner.
Hvis du har noen bekymringer angéende barnets helsetilstand
for behandlingen med Zolgensma, snakk med barnets lege,
sykepleier, farmasgyt eller annet helsepersonell.

NO20240903_11263402
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2.Pabehandlingsdagen

Barnets medisinske team vil sikre at du vet ngyaktig hva du kan
forvente pa behandlingsdagen og hva du ma gjore.

Kortikosteroider

Barnet har fatt den farste dosen av kortikosteroider (prednisolon

eller tilsvarende) 24 timer for behandling med Zolgensma. Se side
17 for informasjon om dosering av kortikosteroider fer behandling
med Zolgensma.

Pa behandlingsdagen vil barnet ditt fa sin andre dose orale
kortikosteroider (prednisolon eller tilsvarende) som forskrevet.
Doseringsregimet med kortikosteroider er viktig for & handtere
eventuell gkning av leverenzymnivaet og vil fortsette i en periode
\_ etter behandlingen. Se side 21 for informasjon om dosering av
kortikosteroider etter behandling med Zolgensma.

For a sikre at barnet ikke géar glipp av dosering av kortikosteroider,
ma du si ifra til barnets lege, sykepleier, farmasgyt eller annet
helsepersonell ved oppkast etter behandling med kortikosteroider.

Barnet far Zolgensma kun EN GANG.
ONE

o \/ Zolgensma-infusjon
{ 60\

e Barnet vil fa Zolgensma i form av én enkelt intravengs infusjon.

S Dette innebaerer & plassere et kateter (plastrer) i en av barnets
vener ved hjelp av en nal. Et sekundeert, ekstra kateter vil ogsa bli
satt inn i tilfelle blokkering i det primaere kateteret. Infusjonen gis
av en lege eller sykepleier med oppleering i handtering av SMA.
Infusjonen vil ta ca. 60 minutter.

Sea=”

Mengden Zolgensma barnet ditt vil fa, beregnes av barnets lege
avhengig av barnets vekt.

NO20240903_11263402 SMA, spinal muskelatrofi
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3. Etter behandling

Varigheten av sykehusinnleggelsen etter
behandling med Zolgensma vil bli bestemt

av barnets lege. Hvis du har spgrsmal, kan du
shakke med barnets medisinske team.

Mulige bivirkninger

Som alle legemidler kan dette legemidlet forarsake bivirkninger,
men ikke alle far det.

Oppsak lege umiddelbart hvis barnet

utvikler noen av felgende alvorlige
bivirkninger eller symptomer.

» Blamerker eller blgdninger lenger enn vanlig hvis barnet har
blitt skadet — dette kan veere tegn pé lavt antall blodplater
(trombocytopeni).

« Far lett blamerker, anfall (kramper) eller redusert
urinproduksjon — dette kan veere tegn pa unormal koagulering
av blod i sma blodarer (trombotisk mikroangiopati). Veer sveert
oppmerksom pé disse tegnene og symptomene siden unormal
koagulering kan veere livstruende hvis det ikke blir behandlet.

» Oppkast, gulsott (gulfarging av huden eller det hvite i gynene),
eller nedsatt arvakenhet - dette kan veere tegn pa mulige
problemer med leveren (inkludert leversvikt).

» Blek gra eller blalig hudfarge, pustevansker (f.eks. hurtig pust,
kortpustethet), hevelse i armer og ben eller i magen - dette kan
veere tegn pa mulige hjerteproblemer.

» Hoste, pipende pust, nysing, rennende nese, sar hals eller
feber - dette kan vaere tegn péa infeksjon (f.eks. forkjolelse,
influensa eller bronkiolitt).

NO20240903_11263402
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3. Etter behandling (fortsettelse)

Snakk med barnets medisinske team umiddelbart dersom
barnet opplever andre bivirkninger. Disse kan omfatte:

Sveert vanlige (kan forekomme hos flere enn 1 av 10 personer)

« @kt niva av leverenzymer pavist ved blodprgver

Vanlige (kan forekomme hos opptil 1 av 10 personer)

« Oppkast
- Feber

\ Rapportering av bivirkninger:

Hvis barnet opplever bivirkninger, eller du er redd for at noe

kan veere galt, oppsek umiddelbart barnets lege, sykepleier,
farmasoyt eller annet helsepersonell.

Dette gjelder ogsa for mulige bivirkninger som ikke er nevnt i
denne veiledningen eller i pakningsvedlegget som fglger med
barnets medisin.

Bivirkninger kan meldes pa elektronisk skjema til
Legemiddelverket: www.dmp.no/pasientmelding

Ved & melde fra om bivirkninger bidrar du med informasjon om
sikkerheten til dette legemidlet.

NO20240903_11263402
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Kortikosteroider

Barnet ditt vil fa kortikosteroidbehandling daglig i ca. 2 maneder
etter & ha mottatt Zolgensma. Denne perioden kan forlenges hvis
barnets leverenzymer ikke reduseres raskt nok til et akseptabelt
niva. Dosen med kortikosteroid som gis til barnet ditt, vil bli
redusert langsomt i denne perioden inntil behandlingen kan
stoppes helt.

Barnets medisinske team vil avgjere og forklare nar og hvordan de
vil stoppe behandlingen av barnet ditt. For & sikre at barnet ikke
gar glipp av dosering av kortikosteroider, ma du si ifra til barnets
lege, sykepleier, farmasgyt eller annet helsepersonell ved oppkast
eller glemte doser (av en eller annen grunn) etter behandling med
Zolgensma. Ikke avslutt behandlingen med kortikosterioder for du
har diskutert det med barnets lege.
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Hvis du har spgrsmal om kortikosteroider,

snakk med barnets lege, sykepleier eller
farmasoyt/annet helsepersonell.
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3. Etter behandling (fortsettelse)

Regelmessige oppfolging

Etter behandling med Zolgensma vil barnet fortsatt

overvakes regelmessige av helsepersonell. Barnet vil trenge
oppfaelgingsbesok som kan veaere generell oppfalging, fordi barnet
opplever bivirkninger, eller hvis du er bekymret eller har sparsmal.

Passende standard behandling for pasienter med SMA er
ngdvendig og vil bli gitt, inkludert stattende behandling. Det er
viktig & diskutere med barnets lege hvordan helsepersonell vil
fortsette og stotte barnet ditt.

Regelmessige blodprover

Etter behandling med Zolgensma vil det bli tatt regelmessige
blodprever av barnet ditt for & undersoke:

« Leverfunksjon - disse testene vil utfares i minst 3 maneder etter
behandlingen for a overvake eventuelle gkninger i leverenzymer.
Hvis barnets leverfunksjon blir darligere etter behandlingen med
Zolgensma, eller de viser tegn pa sykdom, vil de umiddelbart bli
kontrollert og bli ngye overvaket av legen.

» Blodplatetall og troponin-| - disse tas i en periode etter
behandling for & overvake endringer i blodplate- og troponin-I-
nivaer.

Avhengig av resultatene pa disse blodpragvene og andre tegn og

symptomer, kan det vaere ngdvendig med ytterligere tester. Det

er viktig & ta blodpravene i henhold til den oppsatte tidsplanen
og umiddelbart kontakte barnets behandlere og fortelle dem om
alle tegn og symptomer som barnet utvikler etter at de har blitt
behandlet.

NO20240903_11263402 SMA, spinal muskelatrofi.
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5534 Handtering av barnets kroppsavfall

'| Noen av virkestoffene i Zolgensma kan utskilles giennom barnets
ponT™ kroppsavfall etter behandling. Du og andre som tar vare pa barnet
ditt ma felge god handhygiene som beskrevet nedenfor i minst
1maned etter at barnet ditt har fatt behandling med Zolgensma.

Bruk beskyttelseshansker nar du kommer i direkte
& kontakt med barnets kroppsvaesker (urin) eller avfall
(avfering).

5
SR
NI
3+
(2]
me
4
(7]
=m
>

handdesinfeksjonsmiddel.

or Vask hendene grundig etterpa med sape og
@ varmt, rennende vann eller et alkoholbasert

Bruk doble plastposer til & kaste skitne bleier og
& annet avfall. Engangsbleier kan deretter kastes i
husholdningsavfallet.

Hvis du har spgrsmal om hvordan du skal handtere
barnets kroppsavfall, snakk med barnets lege,

sykepleier, farmasgyt eller annet helsepersonell.
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3. Etter behandling (fortsettelse)

Stottende behandling

Selv om Zolgensma leverer en fullt fungerende kopi av SMN-genet, har barnet
fortsatt SMA.

Ytterligere staottebehandlinger som brukes til & pleie personer med SMA omfatter:

Y

Ortopediske Fysioterapi Stette med erneering,
behandlinger spising og drikking
\___
/
25 %‘ y
D
Pustestatte, for Forebygging av Fjerning av
eksempel med luftveisinfeksjoner (f.eks. sekreter fra
sovemaske forebygging av influensa luftveiene

og lungebetennelse med
vaksinasjoner)

Barnets helseteam vil samarbeide med

deg for a sikre at barnets stottende
omsorgsbehov blirivaretatt.

NO20240903_11263402 SMA, spinal muskelatrofi; SMN, survival motor neuron.
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Nar ber man sgke legehjelp

Oppsok oyeblikkelig legehjelp

ifolgende situasjoner:

I noen tilfeller kan Zolgensma pavirke leverfunksjonen og fere
til leverskade. Mulige tegn du méa veere oppmerksom péa etter
at barnet har fatt dette legemidlet, omfatter oppkast, gulsott
(gulfarging av huden eller det hvite i gynene) eller redusert
arvakenhet.

Zolgensma kan senke antall blodplater (trombocytopeni).
Snakk med legen din hvis du ser tegn som blamerker eller
blagdninger lenger enn vanlig hvis barnet har blitt skadet.

Zolgensma kan gke risikoen for unormal koagulering av blod i
sma blodarer (trombotisk mikroangiopati). Informer legen din
umiddelbart dersom du ser tegn og symptomer pa at barnet lett
far blamerker, anfall (kramper) eller redusert urinmengde.
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Zolgensma kan forarsake gkte nivaer av et hjerte-/kardialspesifikt
protein kalt “troponin-I1”, som kan indikere skade pa hjertet. Snakk
med legen din umiddelbart dersom du ser tegn og symptomer
som blek gra eller blalig hudfarge, pustevansker (f.eks. hurtig
pust, kortpustethet) eller hevelse i armer og ben eller i magen.
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Informer legen din dersom barnet kaster opp far eller etter
behandling med Zolgensma for a sikre at barnet ditt ikke gar glipp
av dosering av kortikosteroider (prednisolon eller tilsvarende).

Informer legen din umiddelbart dersom barnet ditt utvikler

tegn eller symptomer som tyder pd infeksjon (f.eks. forkjolelse,
influensa eller bronkiolitt) fer eller etter behandling med
Zolgensma, da dette muligens kan fore til andre mer alvorlige
komplikasjoner som kan kreve akutt medisinsk behandling.
Tegn du ma se etter er hoste, hvesing, nysing, rennende nese,
sar hals eller feber.

NO20240903_11263402
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Legens kontaktinformasjon

Barnet ditt vil bli overvéket etter infusjonen med Zolgensma av et team med
helsepersonell. Hvis du er bekymret for noe eller gnsker & snakke med barnets
lege eller annet helsepersonell, kan du bruke skjemaet nedenfor til & skrive ned
kontaktinformasjonen.

Navn:

Rolle:
Telefonnummer:
e-post adresse:

Navn:

Rolle:
Telefonnummer:
e-post adresse:

Navn:

Rolle:
Telefonnummer:
e-post adresse:

Navn:

Rolle:
Telefonnummer:
e-post adresse:

Navn:

Rolle:
Telefonnummer:
e-post adresse:

Navn:

Rolle:
Telefonnummer:
e-post adresse:

NO20240903_11263402
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Lokale pasientforeninger

v Det finnes mange pasientforeninger i verden som kan stgtte deg
og barnet ditt som har SMA. De kan gi informasjon om SMA, siste
forskningsresultater og stgtte i samfunnet. Snakk med legen
eller det medisinske teamet som kan informere deg om de lokale

gruppene.

NO20240903_11263402
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Vanlige ord du bor kjenne til

Adenoassosiert virus 9 (AAV9)

Adenoassosiert virus 9 (AAV9) er en type virus. AAV9 kan modifiseres slik at
det ikke forarsaker sykdom hos mennesker. | Zolgensma brukes den modifiserte
AAV9-vektoren til & levere en fullt fungerende kopi av SMN-genet.

Antistoffer
Antistoffer produseres av kroppens immunsystem for & beskytte den mot sykdom.
Hver type antistoff er unik og forsvarer kroppen mot en spesifikk type sykdom.

Atrofi
Atrofi betyr & svinne hen eller krympe. En muskel som svinner hen kalles for
eksempel for en atrofiert muskel.

Bivirkning
En bivirkning er en sekundeer, og vanligvis ugnsket, effekt av et legemiddel.

Blodplater
En type celler som finnes i blodet som far blodet til & koagulere.

Deoksyribonukleinsyre (DNA)

DNA, eller deoksyribonukleinsyre, er det arvelige materialet hos mennesker og
nesten alle andre organismer. Nesten alle celler i kroppen har samme DNA.

Genbehandling

Genterapi er en mate a behandle eller forebygge sykdomsprogresjon ved

hjelp av gener. Det finnes ulike typer genbehandling som virker pa ulike mater.
Dette omfatter & erstatte eller reparere manglende eller defekte gener, legge

til et nytt gen for a hjelpe et annet legemiddel til & fungere bedre, eller stoppe
instruksjonene fra et gen som produserer for mye av et protein som deretter blir
giftig for kroppen.

Gener
Instruksjonssett som kan fortelle kroppen hvordan den lager proteiner. Genene
kommer i par: én kopi arvet fra hver av foreldrene.

Genetisk sykdom
En medisinsk tilstand forarsaket av et defekt eller manglende gen eller gener.
Genetiske sykdommer er arvelige. SMA er et eksempel pa en genetisk sykdom.

Hjernestamme

Hjernestammen er en del av hjernen som stgtter kritiske funksjoner i kroppen,
inkludert pusting og s@vn. Hjernestammen kobler ryggmargen sammen med
resten av hjernen.

NO20240903_11263402
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Intravengs infusjon
En infusjon i en vene med et kateter (plastrer), som fgres inn i venen med en nal.

Kortikosteroider

Kortikosteroider er en type legemiddel som undertrykker immunsystemet for a
prove & bidra til & handtere eventuell gkning av leverenzymer etter behandling
med Zolgensma.

Motornevron

Disse spesielle nervene overfgrer signaler fra hjernen til musklene for
a kontrollere bevegelsene. Det finnes to typer motornevroner: gvre
motornevroner, som frakter signaler fra hjernen til hjernestammen og
ryggmargen og nedre motornevroner, som frakter signaler fra de gvre
motornevronene til musklene.

Prednisolon
Prednisolon er en type legemiddel som kalles kortikosteroid og som bidrar til &
handtere eventuell gkning av leverenzymer etter behandling med Zolgensma.

Proteiner

Proteiner er viktige molekyler som er involvert i nesten alle funksjoner i kroppen.
Proteiner bidrar til & bygge opp kroppens celler, samtidig som de hjelper cellene
med & transportere og produsere viktige stoffer, reparere og overleve.

SMN1-gen

SMN1-genet er det primeere SMN-genet, og produserer SMN-proteinet som
motornevronene trenger for a fungere ordentlig. Hos personer med SMA er
begge kopiene av dette genet defekte eller mangler. Dette betyr at kroppens
celler ikke kan produsere nok SMN-protein.

SMN2-gen
SMN2-genet fungerer som en “back-up” for & statte produksjon av SMN-
proteiner. SMN2 produserer bare sma mengder funksjonelt SMN-protein.

Spinal muskelatrofi (SMA)

Spinal muskelatrofi (SMA) er en sjelden sykdom som farer til at musklene
gradvis blir svakere, fordi spesialiserte nerveceller i kroppen som kontrollerer
muskelbevegelser, kalt motornevroner, slutter a virke. Motornevronene forringes
og slutter & virke fordi de ikke har nok SMN-protein.

Survival motor neuron (SMN) protein

SMN-protein er avgjerende for at motornevroner skal fungere ordentlig og
overleve. Uten nok SMN-proteiner forringes motornevroner og slutter a virke.
SMN-proteinet produseres av kroppen via SMN-genet.

NO20240903_11263402
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Mer utfyllende informasjon om Zolgensma og siste oppdaterte
pakningsvedlegg kan finnes pa www.felleskatalogen.no.

Denne veiledningen er laget av Novartis Europharm Limited. Informasjonen er kun
for opplaeringsformal og er ikke ment a erstatte samtaler med lege eller helseteam.
Informasjonen er relatert til spinal muskelatrofi og er ment som en generell oversikt.
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