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RMP EDUKACNY MATERIAL

Prirucka pre
zdravotnickych
pracovnikov

Prirucka pre zdravotnickych pracovnikov na
minimalizaciu rizik pri lieCbe liekom Zolgensma® (V)
(onasemnogén abeparvovek)

Tato prirucka je ur¢ena pre zdravotnickych pracovnikov,

u ktorych sa predpoklada, Zze budu predpisovat, vydavat alebo
podavat liek Zolgensma. Obsahuje poucenia o bezpecénosti
lieku suvisiace s hepatotoxicitou a trombotickou
mikroangiopatiou po podani Zolgensmy® (¥) a na zmiernenie
moznych rizik pred, pocas a po lie¢be. Odporuca sa preditat
si priruc¢ku spolu so Suhrnom charakteristickych vlastnosti
lieku (SPC).

Zolgensma je indikovana na lie¢bu:

» pacientov s 5q spinalnou muskularnou atrofiou
(SMA) s bialelickou mutaciou v géne SMN1 a klinicky
diagnostikovanou SMA 1. typu, alebo

« pacientov s 5g SMA s bialelickou mutaciou v géne SMN1
a az do 3 kopii génu SMN2.

Lie¢ba Zolgensmou sa musi podavat v klinickych centrach
a na lieCbu ma dohliadat lekar, ktory ma skusenosti s lie¢bou
pacientov s SMA.

v Tento liek je predmetom dalSieho monitorovania.

To umozni rychle ziskanie novych informacii o bezpec&nosti.
Od zdravotnickych pracovnikov sa vyZaduije, aby hlasili
akékolvek podozrenia na neziaduce reakcie.

Ak mate akékolvek otazky alebo obavy stvisiace s liekom
Zolgensma, obratte sa na zastupcu spolo¢nosti Novartis.

/) NOVARTIS

SMA -spinalnamuskularna atrofia,

SMN - prezivanie motorickych neurénov,

SPC - Suhrn charakteristickych viastnostilieku,
RMP - Risk Management Plan / Planriadeniarizik

Edukacny material RMP Zolgensmaverzia 4.0,
ContentID: FA-11333268,
datum schvalenia textovych verzii: 16.12.2024



Dakujeme, Ze ste si nasli as na oboznamenie sa s obsahom
tejto prirucky.

Informacie o bezpecnosti lieku obsiahnuté v prirucke
maju pomaoct zmiernit mozné rizika pred zaciatkom liecby
Zolgensmou, v ¢ase podania inflizie a po podani infazie.
Zamerané su na tieto rizikové oblasti:

* Hepatotoxicita

* Tromboticka mikroangiopatia

Ak mate akékolvek otazky alebo obavy tykajluce sa tohto
lieku, precitajte si SPC alebo sa porozpravajte so zastupcom
spolo¢nosti Novartis.

Uzitoéné kontakty:

SMA -spinalnamuskularna atrofia, SMN - prezivanie motorickych neurénov,
SPC - Suhrn charakteristickych viastnostilieku,
RMP - Risk Management Plan / Planriadenia rizik, EM - Edukacny material



Cov prirucke najdete?

Mozné rizika pri lieCbe Zolgensmou
» Hepatotoxicita

« Tromboticka mikroangiopatia

« Dalsie upozornenia

Zmiernenie moznych rizik pri lieébe Zolgensmou
» Pred zaciatkom lieCby

» Pocas infuzie

- Poinfuzii a monitoring

Pravidelné krvné testy

Suhrnny kontrolny zoznam
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Edukacny material RMP Zolgensmaverzia4.0,
ContentID: FA-11333268,
datum schvalenia textovych verzii: 16.12.2024



4| MOZNE RIZIKA PRI LIECBE ZOLGENSMOU
Moznérizika prilieCbe Zolgensmou

Dolezité informacie o bezpecnosti

Toto su dolezité identifikované rizika po lie¢be Zolgensmou. Podrobné informacie
o bezpecénosti a uc¢innosti lieku, ako aj upozornenia a opatrenia pri pouzivani
najdete v SPC lieku Zolgensma.

Hepatotoxicita

Imunitne sprostredkovana hepatotoxicita po lie¢be Zolgensmou
sa vo vSeobecnosti prejavuje zvySenymi hladinami alaninamino-
transferazy (ALT) a/alebo aspartataminotransferazy (AST).

Po lie¢be Zolgensmou bolo hlasené akutne zavazné poskodenie
pecene a akutne zlyhanie pecene vratane pripadov umrti.
Vyskytuju sa zvy&ajne do 2 mesiacov po lie¢be a to aj napriek
podavaniu kortikosteroidov pred a po infuzii.

Hepatotoxicita méze vyzadovat Upravu imunomodulaéného rezimu
vratane dlhsieho trvania, zvySenej davky alebo predizenia ¢asu
znizovania davky kortikosteroidov.

Tromboticka mikroangiopatia

Zolgensma médze zvysit riziko trombotickej mikroangiopatie (TMA),
zvyc¢ajne pocas prvych 2 tyzdnov po liecbe.

TMA je akutne a Zivot ohrozujlice ochorenie, charakterizované
trombocytopéniou, mikroangiopatickou hemolytickou anémiou

a akutnym poskodenim obliciek. Pri lieCbe Zolgensmou sa vyskytli
aj pripady umrti. Ako mozny spustac bola hlasena subezna
aktivacia imunitného systému (napr. infekciou alebo o¢kovanim).

Ak pacienti vykazuju klinické prejavy, priznaky alebo laboratérne
nalezy zodpovedajuce TMA, je potrebné okamzite kontaktovat
Specialistu na liecbu TMA.

V SPC, v ¢asti 4. 4, najdete dalSie upozornenia a potrebné

opatrenia prilieébe Zolgensmou.

ALT - alaninaminotranferaza, AST - aspartataminotransferaza,
SPC - Suhrn charakteristickych viastnostilieku, TMA - tromboticka mikroangiopatia
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Zolgensmou zahriiaju, ale neobmedzujtisalen na:

C Dodato¢né upozornenia a opatrenia suvisiace s lieGbou

Trombocytopéniu

« Vklinickych studiach sa po podani Zolgensmy zistil prechodny
pokles poé&tu trombocytov, pri¢om niektoré spifali kritéria pre
trombocytopéniu
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Zvysené hodnoty troponinul |

« Po podani Zolgensmy sa zistila zvySena hladina srdcového
proteinu troponin 1.

Majte na pamiti, Ze dodato¢né upozornenia a opatrenia stivisiace s lieckom
Zolgensma sa heobmedzuju len na to, ¢o je uvedené v tejto prirucke.
Uplné informacie o bezpeénosti tohto lieku najdete v SPC.

Edukacény material RMP Zolgensmaverzia 4.0,
ContentID: FA-11333268,
SPC - Suhrn charakteristickych viastnostilieku datum schvalenia textovych verzii: 16.12.2024
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Zmiernenie moznychrizik prilieCbe Zolgensmou

1. Pred zaciatkom lieCby

Informujte opatrovatelov o hlavnych rizikach spojenych s lieébou
Zolgensmou a o ich prejavoch a priznakoch vratane, ale nie vylucne,
trombotickej mikroangiopatie, zlyhania pe¢ene a trombocytopénie.

Krvné testy

Po prirodzenej expozicii moze dojst k tvorbe protilatok proti
adeno-asociovanému virusu serotypu 9 (AAV9).

Pred liecbou musia byt pacienti vySetreni na pritomnost
protilatok proti AAV9 pomocou validovaného testu

Zatial'nie je zname, Ci alebo za akych podmienok sa moéze Zolgensma
bezpecne a Gi¢inne podat, ak je titer protilatok proti AAV9 vyssi ako

1:50. Ak je titer protilatok vyssi ako 1:50, musi sa vykonat opakované
testovanie.

Pred podanim Zolgensmy sa vyzaduje aj, ale nie vyluéne, vstupné
laboratorne vySetrenie:

« Funkcie pec¢ene - ALT, AST, celkovy bilirubin, aloumin,
protrombinovy ¢as, parcialny tromboplastinovy ¢as (PTT),
a medzinarodny normalizovany pomer (INR)

» Kreatininu

« Celkového krvného obrazu (vratane hemoglobinu a poctu
krvnych dosticiek)

e Troponinu |

Pravidelné krvné testy sa vyzaduju minimalne 3 mesiace po podani
Zolgensmy. Podrobnejsi harmonogram krvnych testov najdete na
stranach 16 az 18 tejto prirucky.

AAV9 - adeno-asociovany virus serotypu 9, ALT - alaninaminotranferaza,

AST - aspartataminotransferaza, TMA - tromboticka mikroangiopatia,
INR - medzinarodny normalizovany pomer, PTT - parcialny tromboplastinovy ¢as



Informujte opatrovatelov o potrebe pravidelnych odberov krvi

Opatrovatelia musia byt pouceni, Ze vykonanie krvnych testov je potrebné
minimalne 3 mesiace po liecbe Zolgensmou. Pre ¢o najlepsie vysledky
pacienta je dolezité dodrzat harmonogram krvnych testov. Jednotlivé
datumy odberov krvi je potrebné dohodnut pred zacatim liecby.

Podavanie kortikosteroidov

Po podani Zolgensmy sa prejavi imunitna odpoved na kapsid AAV9, ktora moze
viest k:

e

zvySeniu pecenovych zvysSeniu troponinu | znizeniu podtu
transaminaz krvnych dosticiek

Na zniZenie imunitnej odpovede sa odporu¢a imunomodulécia kortikosteroidmi.

24 hodin pred podanim Zolgensmy sa odporuca zacat
s podavanim kortikosteroidov. Odporuc¢a sa nasledujica

j pociatoéna preskripcia:

Prednizoldn peroralne 1 mg/kg/den (alebo ekvivalent,
ak sa pouzije iny kortikosteroid)

Informuijte opatrovatelov o dolezitosti liecby kortikosteroidmi.

VyZadujte od opatrovatelov, aby vas neodkladne informovali, ak déjde
k vracaniu, aby sa zabezpecilo, ze pacient nevynecha ani jednu davku
kortikosteroidu.

Edukacény material RMP Zolgensmaverzia 4.0,
ContentID: FA-11333268,
AAV9 - adeno-asociovany virus serotypu 9 datum schvalenia textovych verzii: 16.12.2024
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Zmiernenie moznychrizik prilieCbe Zolgensmou

1. Pred zaciatkom lie¢by (pokracovanie)

Celkové zdravie

Kvoli zvySenému riziku zavaznej systémovej imunitnej reakcie
sa odporuca, aby bol celkovy zdravotny stav pacientov klinicky
stabilizovany vratane hydratacie, vyzivy a nepritomnosti infekcie.

Informujte opatrovatelov o potrebe zvySenej ostrazitosti pri

prevencii, monitorovani a liecbe infekcii pred a po podani
Zolgensmy

Opatrovatel ma:

- Byt informovany o prejavoch a priznakoch infekcii. Okamzite ma
kontaktovat lekara, ak sa u pacienta objavia akékolvek prejavy
a priznaky.

» Pomahat predchadzat infekciam vyhybanim sa situaciam, ktoré mézu
zvysit riziko nakazenia pacienta infekciou, napr. dodrziavanim spravnej
hygieny ruk, etikety pri kaslani/kychani a obmedzovanim potencialnych
kontaktov.

- Byt informovany o moznom riziku infekcie po vykonani cirkumcizie
a o odporucani vykonat cirkumciziu v lekarskom prostredi, aby sa
minimalizovalo riziko infekcii.
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V pripade akutnych alebo chronicky nekontrolovanych aktivnych

infekcii sa lieCba musi odlozit, az kym sa infekcia nevyliecCi
a pacient nie je klinicky stabilizovany.

Harmonogram ockovani
b

Pred zaciatkom lie¢by je potrebné vyhodnotit pacientov
harmonogram oc¢kovani.

Kde je to mozné, treba harmonogram oc¢kovani upravit, aby sa
umoznilo subezné podavanie kortikosteroidov pred a po podani
infuzii Zolgensmy.

Odporuca sa aktualna sezénna profylakticka lie¢ba, ktora zabrani
infekciam sposobenym respiracnym syncycialnym virusom (RSV).
Pacientom na imunosupresivnej davke steroidov sa nemaju podavat
Zivé vakciny ako osypky, mumps a rubeola (MMR) a ov¢ie kiahne.
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Telesna hmotnost

()
| Pacienti dostant nominalnu davku Zolgensmy 1,1 x 10'* vg/kg.
Celkovy objem Zolgensmy, ktory pacient dostane, sa urci podla
jeho telesnej hmotnosti. Pred lie¢bou je potrebné pacienta odvazit,
aby bolo zabezpecené, Ze dostane spravnu davku.

Edukacény material RMP Zolgensmaverzia 4.0,
ContentID: FA-11333268,
MMR - osypky, mumps, ruzienka, RSV - respiracny syncycialny virus datum schvalenia textovych verzii: 16.12.2024
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Zmiernenie moznychrizik prilieCbe Zolgensmou

Celkové zdravie

Skontrolujte, ¢i je celkovy zdravotny stav pacienta vhodny na
podanie infuzie (napr. vylie¢ena infekcia), alebo ¢i sa odporuca
jej odklad.

S lieGbou sa nesmie zacat pocas aktivnych infekcii, akutnych
(ako su akutne respiraéné infekcie alebo akutna hepatitida)

ani nekontrolovanych chronickych (ako je chronicka aktivna
hepatitida B), az do ich vylie¢enia. Ak ma pacient prejavy alebo
priznaky infekcie, lie¢ba sa musi odlozit.

infekcii sa lieCba musi odlozit az do vylie¢enia infekcie a az kym
pacient nie je klinicky stabilizovany.

V pripade akutnych alebo chronickych nekontrolovanych aktivnych U

@)

) Telesna hmotnost pacienta
| Davka Zolgensmy zavisi od telesnej hmotnosti.

Ak je ¢asovy odstup medzi objednanim Zolgensmy a podanim
infuzie, je potrebné pacienta znova odvazit, aby sa stanovila presna
davka Zolgensmy.

zmenu v telesnej hmotnosti pacienta, ihned kontaktujte zastupcu
spolocnosti Novartis.

Ak po objednani davky Zolgensmy zistite (alebo predpokladate) U

(@)




1

Davkovanie kortikosteroidov

Skontrolujte, ¢i sa zacalo s lieébou kortikosteroidmi 24 hodin
pred podanim inflizie Zolgensmy.

Na zniZenie imunitnej odpovede mal pacient za¢at s imunomodu-
laénym rezimom kortikosteroidmi, pri¢om prvu davku mal dostat
24 hodin pred lieGbou Zolgensmou. V den lie¢by Zolgensmou
ma pacient v reZime pokracovat a dostat nasledujucu davku
kortikosteroidu:

Prednizolon peroralne 1 mg/kg/den (alebo ekvivalent, ak sa
pouzije iny kortikosteroid).

S imunomodulaénym rezimom sa ma pokracovat poc¢as 30 dni
(vratane dna podania infuzie Zolgensmy), po ktorych nasleduje
minimalne 28-dnové zniZovanie davky. Informacie o davkovani
kortikosteroidu po podani infuzie najdete na strane 13.

Edukacny material RMP Zolgensmaverzia4.0,
ContentID: FA-11333268,
datum schvalenia textovych verzii: 16.12.2024
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Zmiernenie moznychrizik prilieCbe Zolgensmou

2.Pocas infuzie (pokracovanie)

o Infuzia Zolgensmy
Zolgensma je uréena iba na jednorazovu intravenoznu infaziu.

Se-o Podava sa pomocou striekackovej (injek&nej) pumpy ako jedna
pomala influzia v trvani priblizne 60 minut. Odporuc¢a sa zavedenie
sekundarneho ,zalozného“ katétra.

Podava sa len ako intravenozna infuzia. Nepodava sa formou
intravenoznej pretlakovej ani bolusovej injekcie.

Po skonceni infuzie je potrebné infuznu linku preplachnut injekénym
roztokom chloridu sodného.

zmenu v telesnej hmotnosti pacienta, ihned kontaktujte zastupcu
spoloénosti Novartis. o

Ak po objednani davky Zolgensmy zistite (alebo predpokladate) U

Liek Zolgensma obsahuje geneticky modifikované organizmy.
Pri manipulacii alebo podavani tohto lieku sa preto musia
& dodrziavat prislusné preventivne opatrenia.

Podrobné pokyny na pripravu, zaobchadzanie, nahodnu expoziciu
a likvidaciu Zolgensmy (vratane spravneho zaobchadzania
s telesnym odpadom) najdete v SPC.

SPC - Suhrn charakteristickych vlastnostilieku
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3. Poinfuzii

Davkovanie kortikosteroidov po podani Zolgensmy

Liecba kortikosteroidmi ma pokrac¢ovat najmenej 2 mesiace a davka sa nesmie
znizZovat, pokial nie st hladiny AST/ALT nizsie ako 2 x ULN a kym sa hodnoty
vSetkych vysetreni, napr. celkovy bilirubin, nevratia do normalneho rozsahu.

Toto obdobie sa méze predizit, ak hladiny peéefiovych enzymov neklesajl
dostatocne rychlo a kym neklesnu na prijatelnd hladinu. Nasledne sa davka
kortikosteroidu podavana pacientovi pomaly zniZuje, az do Uplného ukoncenia liecby.

EXXXY Prednizolon 1 mg/kg/den (alebo ekvivalent, ak sa pouzije
3 O iny kortikosteroid) sa podava peroralne poc¢as 30 dni po
™ podani Zolgensmy, vratane diha podania. Po skonéeni celého
30-dnového obdobia rezimu kortikosteroidov sa pacientom
kontroluje funkcia pecene.

U pacientov bez vyznamnych zisteni (klinické vySetrenie
a celkovy bilirubin v norme a hodnoty ALT a AST obe pod
2 x ULN na konci celého 30-dnového obdobia):

Davka prednizolonu (alebo ekvivalentu) sa pocas 28 dni

postupne znizuje.

« Napriklad: 2 tyzdne 0,5 mg/kg/den a potom 2 tyZzdne
0,25 mg/kg/den peroralneho prednizolonu.

EXXXY U pacientov s abnormalitami funkcie peéene na konci celkového
30-dinového obdobia:

MESIACE Pokracuje sa s podavanim prednizolonu, kym hodnoty AST a ALT
nie st pod 2 x ULN a kym sa hodnoty vSetkych ostatnych vySetreni
nevratia do normalneho rozsahu, potom sa davka znizuje pocas
28 dni alebo dIhsie, podla potreby.

Ak pacienti nereaguju adekvatne na ekvivalent 1 mg/kg/ den peroralneho
prednizolonu, je potrebna konzultacia s pediatrickym gastroenterolégom alebo

hepatologom za icelom zvazenia tupravy odporiacaného imunomodulacného
rezimu vratane zvysenia davky, dlhsieho trvania podavania alebo predizenia doby
znizovania davky kortikosteroidov.

Edukac¢ny material RMP Zolgensmaverzia 4.0,
ALT - alaninaminotranferaza, AST - aspartataminotransferaza, ContentID: FA-11333268,
ULN - hornahranicanormalu datum schvalenia textovych verzii: 16.12.2024
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Zmiernenie moznychrizik prilieCbe Zolgensmou

3. Po infuzii (ookracovanie)

Pravidelné krvné testy

Individualny priebeh lie¢by pacienta sa dokladne a pravidelne monitoruje
(klinické a laboratérne vysetrenia) najmenej poc¢as 3 mesiacov po podani
infuzie Zolgensmy.

%

Funkcia pecene (ALT, AST, celkovy bilirubin) sa monitoruje
v pravidelnych intervaloch najmenej 3 mesiace po podani
infuzie Zolgensmy.

Kontrolné testy sa robia:

« raztyzdenne pocas prvého mesiaca a pocas celého obdobia
znizovania davky kortikosteroidu;

» kazdé 2 tyzdne pocas nasledujuceho mesiaca;

« kedykolvek na zaklade klinickej indikéacie.

Pacienti so zhorsenymi testami funkcie pecene a/alebo prejavmi

¢&i priznakmi akutneho ochorenia musia byt okamzite vysetreni

a dosledne monitorovani.

Ak pacienti nereaguju na lie¢bu kortikosteroidmi alebo pri
podozreni na poskodenie pecene je potrebna okamzita
konzultacia s pediatrickym gastroenterologom alebo
hepatologom.

Pocet krvnych dostic¢iek sa musi désledne monitorovat pocas
prvych 3 tyzdinov po podani infizie a potom v pravidelnych
intervaloch.

Po liecbe Zolgensmou sa pocet krvnych dosticiek monitoruje:
- najmenej raz tyzdenne pocas prvého mesiaca;
- kazdy druhy tyZzden poc¢as druhého a tretieho mesiaca,
az kym pocet krvnych dosti¢iek nedosiahne vstupnu
(vychodiskovu) hodnotu.

Podozrenie na TMA je potrebné konzultovat so Specialistom.

ALT - alaninaminotranferaza, AST - aspartataminotransferaza,
SMA - spinalna muskularna atrofia, TMA - tromboticka mikroangiopatia
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Hladiny troponinu | sa musia sledovat najmenej 3 mesiace po
podani infazie Zolgensmy, alebo az kym sa jeho hladina nevrati
do normalneho referenéného rozsahu pre pacientov so SMA.

Podla potreby sa odporuca konzultacia s kardiologom.
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Edukacény material RMP Zolgensmaverzia 4.0,
ALT - alaninaminotranferaza, AST - aspartataminotransferaza, ContentID: FA-11333268,
SMA - spinalna muskularna atrofia, TMA - tromboticka mikroangiopatia datum schvalenia textovych verzii: 16.12.2024
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EXXX] Docasné vyluc¢ovanie

M:JIAC Minimalne 1 mesiac po lieGbe Zolgensmou méZe dochadzat k jej
do¢asnému vylu¢ovaniu, najméa telesnym odpadom.

Informujte opatrovatelov o spravnom postupe pri likvidacii
telesného odpadu, ktory je potrebné dodrziavat minimalne
1mesiac po lie¢be dietata Zolgensmou.

Pouzivajte ochranné rukavice

pri kontakte s telesnymi tekutinami a stolicou.

Nasledne si dokladne umyte ruky

mydlom pod tecucou teplou vodou alebo dezinfekénym
prostriedkom na baze alkoholu.

%

Pouzite dvojité vrecia na odpad

na likvidaciu pouzitych plienok a iny odpad. Jednorazové plienky
sa mdzu likvidovat v zmieSanom domovom odpade.

By
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Harmonogram krvnych testov:
1. mesiac po liecbe Zolgensmou (30 dni)

Infuzia 1 mesiac

Zolgensmy (30 dni)

Krvné testy

Pocas prvého mesiaca po lieCbe Zolgensmou sa pacientovi raz tyzdenne robia
krvné testy na kontrolu funkcie peéene a poc¢tu krvnych dosticiek. Hladina
troponinu | sa monitoruje najmenej 3 mesiace, alebo az kym sa nevrati do
normalneho referenéného rozsahu pre pacientov s SMA. Tabulku mozete pouzit
ako pomoécku na vytvorenie harmonogramu krvnych testov.

Tyzdne po liecbe Zolgensmou Krvné testy

Kontrola hladiny troponinu |, ak sa jeho hladina nevratila do normalneho
referenéného rozsahu pre pacientovs SMA.

Na kontrolu funkcie pecene

Rlvades Na kontrolu poctu krvnych dosticiek
2. tysden Na kontrolu funkcie pecene

-ty Na kontrolu poc¢tu krvnych dosticiek
3. tysden Na kontrolu funkcie pecene

-y Na kontrolu poctu krvnych dosticiek
PRt e Na kontrolu funkcie pecene

Na kontrolu poctu krvnych dosticiek

Edukac¢ny material RMP Zolgensmaverzia 4.0,
ContentID: FA-11333268,
SMA - spinalna muskularna atrofia datum schvalenia textovych verzii: 16.12.2024
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18 | HARMONOGRAM KRVNYCH TESTOV

Harmonogram krvnych testov:
2. mesiac po lie¢be Zolgensmou (60 dni)

Infuzia 1mesiac 2 mesiace

Zolgensmy (30 dni) (60 dni)

Krvné testy

Poc¢as druhého mesiaca po lieGbe Zolgensmou sa pacientovi raz tyZdenne robia
krvné testy na kontrolu funkcie pecene. Poc¢et krvnych dosticiek sa monitoruje
kazdy druhy tyzden, az kym ich poc¢et nedosahuje vychodiskové hodnoty.
Hladina troponinu | sa monitoruje najmenej 3 mesiace alebo dovtedy, kym sa
nevrati do normalneho referenéného rozsahu pre pacientov s SMA. Tabulku
mbzete pouzit ako pomébcku na vytvorenie harmonogramu krvnych testov.

TyZzdne po lie¢be Zolgensmou Krvné testy

Kontrola hladiny troponinu |, ak sa jeho hladina nevratila do normalneho
referenéného rozsahu pre pacientovs SMA.

5. tyzden Na kontrolu funkcie pecene

Na kontrolu funkcie pecene
6. tyzden Na kontrolu poc¢tu krvnych dosticiek,
(ak sa nevratia na pévodné hodnoty)

7. tyzden Na kontrolu funkcie pecene

Na kontrolu funkcie pe¢ene
8. tyzden Na kontrolu poc¢tu krvnych dosticiek,
(ak sa nevratia na pévodné hodnoty)

SMA - spinalnamuskularna atrofia
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Harmonogram krvnych testov:
3. mesiac poliecbe Zolgensmou (90 dni)

Infuzia 1 mesiac 2 mesiace 3 mesiace

Zolgensmy (30 dni) (60 dni) (90 dni)

Krvné testy

Pocas tretieho mesiaca po lieCbe Zolgensmou sa pacientovi robia pravidelné
krvné testy na kontrolu funkcie peéene a poc¢tu krvnych dosticiek (ak saich
pocet nevrétil na vychodiskovu hodnotu). Hladina troponinu | sa monitoruje
najmenej 3 mesiace po podani infuzie Zolgensmy, alebo az kym sa nevrati do
normalneho referenéného rozsahu pre pacientov s SMA. Tabulku méZete pouzit
ako pomécku na vytvorenie harmonogramu krvnych testov.

Tyzdne po liecbe Krvné test
Zolgensmou y

Kontrola hladiny troponinu |, ak sa jeho hladina nevratila do normalneho
referenéného rozsahu pre pacientovs SMA.

Na kontrolu funkcie pecene (u pacienta, ktorého funkcia pecene
9. tyzden sa po lie¢be nevrati na vychodiskovu hodnotu, alebo u pacienta,
ktory je v obdobi znizovania davky kortikosteroidov)

L Na kontrolu funkcie pec¢ene. Na kontrolu poctu krvnych dosticiek

10. tyzden e A ,
(ak sa nevratia na pévodné hodnoty)

Na kontrolu funkcie pecene (u pacienta, ktorého funkcia pec¢ene

11. tyzden sa po lie¢be nevrati na vychodiskovu hodnotu, alebo u pacienta,

ktory je v obdobi znizovania davky kortikosteroidov)

Na kontrolu funkcie pec¢ene. Na kontrolu poctu krvnych dosticiek

[eabaden (ak sa nevratia na pévodné hodnoty)

Edukac¢ny material RMP Zolgensmaverzia 4.0,
ContentID: FA-11333268,
SMA - spinalna muskularna atrofia datum schvalenia textovych verzii: 16.12.2024
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V niektorych pripadoch mé6zu byt krvné testy a monitorovanie potrebné pocas
aj po 3 mesiacoch:

» Monitorovanie funkcie pe¢ene musi pokracovat raz tyzdenne az do ukoncéenia
znizovania davky kortikosteroidu a v inych pripadoch podla klinickej indikacie.

Pocet krvnych dosticiek sa musi monitorovat kazdé dva tyzdne, az kym sa
nevrati na vychodiskovu hodnotu.

Hladina troponinu | sa musi monitorovat, az kym sa nevrati do normalneho
referenéného rozsahu pre pacientov s SMA.

SMA - spinalnamuskularna atrofia
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Kontrolny zoznam

Kontrolny zoznam obsahuje zhrnutie aktivit, ktoré je potrebné vykonat pred
podanim, pocas podania a po podaniinfiizie Zolgensmy, aby sa zmiernilimozné
rizika suvisiace s liecbou Zolgensmou:

Pred zac¢iatkom lieCby

O Informujte opatrovatela o:
O Hlavnych rizikach spojenych s liecbou Zolgensmou, ich prejavoch a priznakoch

vratane TMA, zlyhania peé¢ene a trombocytopénie.
[ Sposobe likvidacie telesného odpadu.
[J Potrebe pravidelnych odberov krvi.
[0 Dolezitosti liecby kortikosteroidmi.
[0 Potrebe zvySenej ostrazitosti pri prevencii, monitoringu a liecbe infekcii pred
a po liecbe Zolgensmou.

[0 Urobte krvné testy, vratane testovania na pritomnost protilatok proti AAV9, aby sa zistili
vychodiskové hodnoty.

[0 Podajte davku kortikosteroidu 24 hodin pred liecbou na znizenie imunitnej odpovede.

[0 Zhodnotte harmonogram o¢kovani, pripadne rozhodnite o jeho Uprave.

[0 Skontrolujte celkovy zdravotny stav, pretoze pri akychkolvek prejavoch ¢i priznakoch
infekcie sa lieCba musi oddialit.

[ Skontrolujte telesni hmotnost pacienta, aby bolo isté, Ze dostane spravnu davku
Zolgensmy.

V ¢ase podaniainfazie

[0 Skontrolujte, ¢i je celkovy zdravotny stav pacienta vhodny na podanie influzie
(napr. vyliec¢ena infekcia), alebo ¢&i je potrebné jej oddialenie.

[0 Skontrolujte, ¢i sa za¢alo s podavanim kortikosteroidov 24 hodin pred podanim
Zolgensmy a podajte dalSiu davku na znizZenie imunitnej odpovede.

[0 Skontrolujte telesnii hmotnost pacienta, aby ste sa uistili, Ze dostane spravnu davku
Zolgensmy.

[ Infuzia Zolgensmy sa poda iba jeden raz.

[0 Zabezpecte spravnu manipulaciu so Zolgensmou.

Po infuzii

[ Liecba kortikosteroidmi musi pokra¢ovat minimalne 2 mesiace; a nesmie sa zacat
s jej znizovanim, pokial' hladiny AST/ALT nie su nizSie ako 2 x ULN a hodnoty vSetkych
ostatnych vysetreni, napr. bilirubin, sa nevratia do normalneho rozsahu.

[0 Dosledné a pravidelné monitorovanie (klinické a laboratérne) individualneho priebehu
u pacienta sa musi vykonavat najmenej poc¢as 3 mesiacov.

[0 Bezodkladne vysetrit pacientov so zhorsujucimi sa testami funkcie pec¢ene a/alebo
s prejavmi a priznakmi aktitneho ochorenia.

[0 Ak pacienti nereaguju adekvatne na kortikosteroidy, alebo ak je podozrenie
na poskodenie pecene, je potrebna okamzita konzultacia s pediatrickym
gastroenterologom alebo hepatolégom.

[0 Podozrenie na TMA je potrebné konzultovat so Specialistom.

Podrobné informacie o bezpecénosti a uc¢innosti lieku, ako aj upozornenia U

a opatrenia pri pouzivani najdete v SPC lieku Zolgensma.

o
AAV9 - adeno-asociovany virus serotypu 9, ALT - alaninaminotranferaza, Edukacény material RMP Zolgensmaverzia 4.0,
AST - aspartataminotransferaza, SPC - Suhrn charakteristickych vlastnostilieku, ContentID: FA-11333268,

TMA - tromboticka mikroangiopatia, ULN - horna hranicanormalu datum schvalenia textovych verzii: 16.12.2024



RMP edukaéné materialy mézete najst aj na http.//www.sukl.sk v oddeleni
Bezpecnost liekov - Edukaéné materialy

AAV9 - adeno-asociovany virus serotypu 9, ALT - alaninaminotranferaza,
AST - aspartataminotransferaza, SPC - Suhrn charakteristickych vla§tnosti lieku,
TMA - tromboticka mikroangiopatia, ULN - horna hranica normalu, NU - neziaduca udalost






Hlasenie podozreni na neziaduce ucinky

Hlasenie podozreni na neziaduce ucinky
Hlasenie podozreni na neziaduce ucinky po registracii lieku je dolezité.
UmozZnuje priebezné monitorovanie pomeru prinosu a rizika lieku.

Od zdravotnickych pracovnikov sa vyZaduje, aby hlasili
akékolvek podozrenia na neziaduce uc¢inky na:

Statny ustav pre kontrolu liegiv

Sekcia klinického skusania liekov a farmakovigilancie
Kvetna 11, 825 08 Bratislava

tel.: +4212 507 01206

e-mail: neziaduce.ucinky@sukl.sk

Tlacgivo na hlasenie podozrenia na neziaduci uc¢inok lieku je na webovej
stranke www.sukl.sk v ¢asti Bezpec¢nost liekov/Hlasenie podozreni na
neziaduce U¢inky liekov. Formular na elektronické podavanie hlaseni:
https://portal.sukl.sk/eskadra/.

Hlasenim podozreni na neziaduce ucinky prispievate k ziskaniu dalSich
informacii o bezpecnosti tohto lieku.

V hlaseni, prosim, uvedte aj nazov lieku a ¢islo Sarze, ktora bola
pacientovi podana.

Podozrenia na neziaduce ucinky mézete hlasit aj spolo¢nosti
Novartis Slovakia s.r.o., Zizkova 22B, 811 02 Bratislava.

Na hlasenie neziaduceho uc¢inku prosim pouzite link:
https://www.novartis.com/report.

v Zolgensma je predmetom dalSieho monitorovania. To umozni rychle
ziskanie novych informécii o bezpecénosti.

olgensma-

ContentD: FA-11333268, (onasemnogene
datum schvalenia textovych verzii: 16.12.2024 abeparvovec)

Edukacny material RMP Zolgensmaverzia 4.0,




