R CRCRCRCRCRoRC
a8
R CRCRoRCRcRoRC
Eaaeaas
R CRCRORCRoRoRC
sEaReaas
B RCRCRORCRCRoRCd
EEEEEEER
FeEeaRad
BEEEEEEER
RCRCRCRCRCRCRoRC
a2
R CRCRCRCRCRoR
a2
RCRCRCRORCRoRORCd
EaReaRas
R CRCRORCRoRoRC
gEaeaas
AR CRORCRCRORC
EEREEREER
eEeaRas
EEEEEEER
BCRCRCRORCRCRORCd
EaEEEEER
R CRCRoRCRCRoR
EaReaRas
R CRCRORCRoRoR
EaReaas
gaeeRas
AR C RO R R C R OB
gaaeaRas
EEEEREER
eEeaRas
EEFEREER
R CRCRCRCRCRoR
BB CRCRCRCRCRoRCl
R CRCRoRCRCRoR
Eaaeaas
RCRCRCRORCRoRoRCd
B CRCRoRCRoRoRCl
gaeeaeas
AR C RO R R CRORCS
R CRCRCRCRCRoRCd
BEEEEREER
R CRCRCRCRCRoRC
EEFEEEER
RCRCRCRORCRoRORCd
EaReaRas
R CRCRORCRoRoR
EaReaas
R CRCRORCRoRoRC
gEaReaas
AR C RO R CRCRORCS
EEEEREER
R CRCRoRCRCRoRCd
EEEEREER
R CRCRCRCRCRoRC
a8
R CRCRORCRcRoRC
EaReaRas
R CRCRORCRoRoR
BB CRCRCRCRoRoR
gaaeeEes
AR RO R R CRORCS
R CRCRCRCRCRoRCd
EEEEREER
R CRCRCRCRCRoRC
EEEEEEER
R CRCRCRCRCRoRC
BB CRCRCRCRCRoRCl
RCRCRCRORCRoRORCd
a8

Prirucka

k lieCbe liekom
ZOLGENSMA™
pre rodicov

a opatrovatelov

Lekar vasho dietata vam dal tuto priru¢ku, pretoze vasmu
dietatu predpisali liek Zolgensma® (V). Cielom tejto prirucky je
poskytnut vam praktické informacie a pripravit vas na rozhovor
s lekarom. Je doélezité ¢itat ju spolu s Pisomnou informaciou
pre pouzivatela (pribalovym letakom), ktoru k lieku dostanete.

v Zolgensma je predmetom dalSieho monitorovania.

To umozni rychle ziskanie novych informacii o bezpecnosti.
Mbzete prispiet tym, Ze nahlasite akékolvek vedlajsie ucinky,
ak sa u vasho dietata vyskytnu.

Ak mate podozrenie, Ze sa u vasho dietata vyskytol akykolvek
vedlajsi ucinok, obratte sa na lekara, lekarnika alebo zdravotnu
sestru vasho dietata. To sa tyka aj akychkolvek vedlajsich
ucinkov, ktoré nie su uvedené v Pisomnej informacii pre
pouzivatela (pribalovom letaku), ktory obdrzite spolu s touto
priru¢kou.

Ak mate akékolvek otazky alebo obavy tykajtice sa lieku
Zolgensma, porozpravaijte sa s lekarom, zdravotnou
sestrou alebo lekarnikom vasho dietata/pripadne inym
zdravotnickym pracovnikom.

SK2309045804
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Tato prirucka bola zostavena, aby vam poskytla uzito¢né
informacie o:

* Lieku Zolgensma a o tom, ako ucinkuje

* Dolezitych informaciach o bezpeénosti a moznych
vedlajsich ucinkoch lieku Zolgensma

+ Kazdom kroku na ceste liecby liekom Zolgensma

Ak mate akékolvek otazky alebo obavy ohladom tohto
lieku alebo zdravia a prospievania vasho dietata, prosim,
porozpravajte sa s lekarom, zdravotnou sestrou alebo
lekarnikom vasho dietata/pripadne inym zdravotnickym
pracovnikom.

Uzitoéné kontakty:

SMA - spinalna svalova atrofia

SK2309045804
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Coje SMA?

Spinalna svalova atrofia (SMA, z anglického spinal muscular atrophy) je
zriedkave, zavazné, dedi¢né ochorenie. SMA sa vyskytuje pri chybani génu
potrebného na vytvaranie kli¢ového proteinu nazyvaného “protein prezivania
motorickych neurdnov” (SMN, z anglického survival motor neuron), alebo je tento
gén chybny. Nedostatok proteinu SMN spdsobuje odumieranie nervov, ktoré
ovladaju svaly (motorické neurény).

To vedie k svalovej slabosti a strate svalov a nakoniec k strate pohybu
a tazkostiam s dychanim, prehitanim, kfmenim a rozpravanim.

Zdraviludia

Mozog

U zdravych ludi sa v mozgu tvoria signaly
pre pohyb svalov.

Motorické neurény

Tieto Specialne nervy prenasaju signaly

z mozgu do svalov a ovladaju pohyb.
Existuju dva druhy motorickych neurénov:
horné motorické neurdny prenasaju signaly
z mozgu do mozgového kmena a miechy

! a dolné motorické neurdny prenasaju
signaly z hornych motorickych neurénov do
svalov.

pmmm———
.- ~~
Sea -

Svaly

Svaly sa napinaju a uvolfuju v reakcii na
signaly prenasané motorickymi neurénmi.

O O Tak sa telo hybe a je to kluGové aj pre
@ > telesné funkcie ako dychanie, prehitanie,
Sed kfmenie a rozpravanie.

SMA - spinalna svalova atrofia, Protein SMN - protein prezivania motorickych neurénov
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Aj ked dolné motorické neurdny su pri SMA postihnuté,

schopnosti mysliet, ucit sa a vytvarat vztahy zostavaju
nezmenene.

Ludiaso SMA

Mozog

U ludi so SMA sa v mozgu tvoria signaly
pre pohyb svalov.

Nefunkéné motorické neuréony

Ludia so SMA maju genetickil mutaciu,
ktora sposobuje, zZe ich dolné motorické
neurdny odumieraju a prestavaju fungovat.
To znamena, Ze signaly z mozgu sa
neprenasaju z miechy do svalov.

pmmm——
P ~~
T

Oslabené svaly

Ked svaly prestanu dostavat signaly, ktoré
im kazu hybat sa, mézu sa zmensovat
(atrofovat) a postupne oslabovat. To
vedie k tazkostiam s pohybom, dychanim,

O . ,,Osg prehitanim, kimenim a rozpravanim.

SK2309045804
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Co sposobuje SMA?

Zdraviludia

Protein prezivania motorickych neuronov (SMN)

Aby mohli motorické neurony spravne fungovat a prezivat, telo potrebuje,
okrem inych veci, protein nazyvany SMN alebo “protein prezivania motorickych
neuronov”. Bez proteinu SMN motorické neurdny prestavaju fungovat

a odumieraju, nasledne sa svaly oslabuju a v koneé¢nom dosledku sa straca
schopnost pohybu a dochadza k tazkostiam s dychanim, prehitanim, kimenim

a rozpravanim.

Gény prezivania motorickych neuréonov (SMN)

U zdravych [udi je telo schopné vytvarat protein SMN vdaka génom nazyvanym
SMN gény. Su dva typy SMN génov - SMN1 a SMN2:

YOO
v
o0 O
] o
o
e O
Funkény protein SMN

Gén prezivania motorickych neurénov 1 (SMN1)

Gén SMNT je primarny gén a vytvara vac¢sinu proteinu
SMN, ktory motorické neurény potrebuju pre spravne
fungovanie.

DADANTX
v
OIS

C
C )
Nedostatocné

mnozstvo funkéného
proteinu SMN

@ Funkdny SMN protein
@ Neunkény SMN protein

Gén prezivania motorickych neurénov 2 (SMN2)

Aj ked gén SMNZ2 tiez vytvara protein SMN, robi
viacero verzii tohto proteinu a iba malé mnozstvo

z nich funguje spravne (‘funkény protein SMN’). Gén
SMNZ2 preto pésobi ako ‘zaloha’ pri tvorbe proteinu
SMN, ale samostatne nie je schopny vytvorit dostatok
proteinu SMN.

SMA - spinalna svalova atrofia, Protein SMN - protein prezivania motorickych neurénov
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Ludiaso SMA

U ludi so SMA je gén SMN1 bud chybny (zmutovany), alebo Gplne chyba

Gén SMN2 nedokaze produkovat dostatok funkéného proteinu SMN, aby
nahradil stratu génu SMN1. V désledku toho sa pri SMA netvori dostatok
funkéného proteinu SMN na to, aby motorické neurény mohli zostat zdrave
a spravne fungovat.

Primarny gén SMN1 Zalozny gén SMN2
Chybajuci alebo chybny gén Zalozny gén SMN2 tvori iba
SMNT1 spésobuje nedostato¢né ~10% funkéného proteinu SMN

hladiny proteinu SMN

Netvori sa protein SMN 6 @ Qj Q7
Nefunkény 6 @
motoricky neurén Qj .

Nedostato¢né mnozstvo
funk&ného proteinu

SMN
O O QA ,,O
_— v U
3
Oslabené svaly 2
<
o
Dychanie Rozpravanie Prehitanie/ Pohyb %
Kfmenie g
n

@ Funkdny SMN protein
(5 Neunkény SMN protein

RMP edukacny material verzia 2.2
SMA - spinalna svalova atrofia SUKL schvalildha30.8.2023




Koho postihuje SMA?

KedZze SMA je sposobena chybnym (zmutovanym) alebo chybajticim génom,
je povazovana za genetické ochorenie a zvyéajne je zdedena.

Dieta dedi dve kopie kazdého génu, jednu od mamy a jednu od otca. Aby sa dieta
narodilo so SMA, musi zdedit chybny gén aj od mamy aj od otca. Pri SMA, ak je
chybna iba jedna képia génu (bud od mamy alebo od otca), zdravy gén druhého
rodi¢a dokaze zabezpecdit, Ze sa tvori dostatok proteinu SMN pre spravne
fungovanie motorickych neurénov. LLudia, ktori maju jednu zdravu kopiu génu
SMNT1 a jednu chybnu képiu sa nazyvaju ‘zdravi prenasaci’ a obycajne sa u nich
neprejavuju Ziadne priznaky. Va¢Sina prenasacov vébec netusi, Ze maju chybny
gén, az kym sa im nenarodi dieta so SMA.

o

Priblizne 1z 50 ludi je zdravym prenasacom SMA,
aj ked sa to moéze mierne lisit v zavislosti od regiénu,
v ktorom zijete.

@)
@ Pravdepodobnost, Ze dvaja rodic¢ia - zdravi
prenasaci budu mat dieta so SMA je pri kazdom
259 tehotenstve 25 %.

O

SMA je zriedkavé ochorenie, ktoré postihuje priblizne
1z 10 000 novorodencov a moze sa prejavit
u ktorejkolvek rasy alebo pohlavia.

SMA - spinalna svalova atrofia, Protein SMN - protein prezivania motorickych neurénov
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Ako saSMA dedi?

SMA zvyc¢ajne vznikne, ked dieta zdedi dve kopie chybného alebo chybajiceho
génu SMNT1, jednu od mamy a jednu od otca. Takyto typ dedi¢nosti sa nazyva
‘recesivny’ a znamena, ze vo vSeobecnosti musia byt obaja rodi¢ia prenasadi,
aby existovala 25 % pravdepodobnost, Ze sa ochorenie zdedi.

) 9

Zdravy
prenasac

Polovica genetickej
informacie dietata

pochadza od matky
a polovica od otca

N\

)

)

Zdravy 25 %
prenasac Trpiace SMA
Dieta zdedilo Dieta zdedilo jednu zdravu képiu a jednu Dieta zdedilo chybnu
zdravu képiu génu chybnu képiu génu SMNT1 a preto sa kopiu génu SMN1
SMN1 od kazdého stava prenasacom SMA od kazdého rodica
rodica arozvinie sa u neho
SMA
Zdrave B zdravy prenasag B Trpiace SMA

SK2309045804

Pri vSetkych nasledujlcich tehotenstvach je rovnaka 25 % pravdepodobnost,
Ze dieta bude mat SMA, preto je pri planovani rozsirenia rodiny doélezité prebrat
dostupné moznosti s vasim lekarskym timom.

RMP edukacny material verzia 2.2
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Zavaznost a priznaky SMA

Mozno budete pocut lekarsky tim vasho dietata hovorit o “milnikoch
motorického vyvinu®, su to motorické schopnosti, pomocou ktorych sa
hodnoti SMA a jej zhorSovanie. Milniky motorického vyvinu tykajluce sa
deti so SMA zahfnaju ich schopnost:

. O
» —O
3 (2 v

Zdvihnut hlavu Uchopit nie¢o Liezt/plazit sa
rukou
O %O o L
(2 N\ i
Sediet Prevratit sa Stat a chodit

Tieto milniky spolu s vekom, v ktorom sa za¢nu prejavovat priznaky, sa pouzivaju
na stanovenie zavaznosti SMA.

Cim skoér sa priznaky SMA prejavia, tym zavaznejsi bude pravdepodobne priebeh
ochorenia. Takymto spésobom méZu byt detské formy SMA klamlivé a tazko
diagnostikovatelné, pretoze deti mézu pri narodeni a niekedy aj dlhsie pocas
detstva vyzerat zdravé.

Skor, zavaznejSie

Pri SMA sa priznaky ¢asto zaénu
prejavovat pocas prvych 6 mesiacov
Zivota, ale v niektorych pripadoch sa
priznaky objavia uz pred narodenim, ked'si
matky v§imnu, Ze v poslednych tyZzdioch
tehotenstva sa pohyby dietata spomalia

Deti s tazSimi formami SMA sa bez intervencie alebo lie¢by dozivaju mene;j.
V&asnou lekarskou intervenciou a lie¢bou je mozné zhorSovanie stavu spomalit
a deti ¢asto dosiahnu milniky, ktoré su pri prirodzenom priebehu ochorenia
zriedkavé.

SMA - spinalna svalova atrofia

SK2309045804



1

SMA je ochorenie so Skalou priznakov roznej
zavaznosti

Znizeny Pri najtazsej forme SMA sa priznaky

pohyb plodu zvyCajne zaénu rozvijat uz pred narodenim.

(SMAtypO) Pocas tehotenstva sa mozu pohyby dietata
spomalovat.

Neschopné Priznaky sa zvy€ajne rozvina do veku

samostatne sediet 6 mesiacov a zahriaju:

(SMA typ 1)

« Slabé ovladanie hlavy
e Slabé nohy a ruky

« Tazkosti pri dychani a prehitani

2
c
[
T
o
1
®
c
>
]
3]
)
»
(V]
3 € « Slaby kasel a plaé
R~ €
(1} Schopné sediet Priznaky sa zvycajne objavia medzi
ﬁ amoze sa postavit, 6. - 18. mesiacom a zahrnaju:
‘e neschopné
fw . .
ey samostatnej Slabé nohy a ruky
() chodze « Tazkosti so sedenim bez opory
o (SMA typ 2) ) _ _
= » Spomalené/nedosiahnuté milniky
o motorického vyvinu
N ~ .
2 » Tazkosti s prehltanim a kaslom
= « Tras
n s
i » Bolest a tazkosti s pohybom kibov
(4 2 o - :
> 8 » Pokrutenie alebo zakrivenie chrbtice
@©
‘0 < V niektorych pripadoch tazkosti
g s dychanim
w I . v . . . .
SN Samostatna Priznaky sa zvycajne objavia niekedy od
chodza ranného detstva (>18 mesiacov) do
(SMA typ 3) dospievania. LLudia s touto formou SMA mé6zu
mat zIi rovnovahu, tazkosti so vstavanim,
chodzou/chdédzou po schodoch 3
o0}
To}
g :
*é Samostatna Pri najmiernejsSej forme SMA sa priznaky 2
; chodza do objavia az v dospelosti. Ludia s touto formou %
- dospelosti SMA zvy¢ajne pocituju miernu slabost bez
¢ (SMA typ 4) tazkosti s dychanim

RMP edukacny material verzia 2.2
SMA - spindlna svalova atrofia SUKL schvalil diia30.8.2023
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Olieku Zolgensma

Zolgensma sa pouziva na liecbu dojc¢iat a malych deti, ktoré maju
zriedkavé, zavazné, dedi¢né ochorenie nazyvané spinalna svalova
atrofia (SMA).

Ako Zolgensma ucinkuje?

Zolgensma nezmeni DNA vasho dietata, ale nahradi funkciu chybného alebo
chybajuceho génu SMN. Zolgensma pdsobi tak, Ze poskytuje plne funkénu kopiu
génu SMN, ktory potom pomaha telu produkovat dostato¢né mnozstvo proteinu
SMN. Koépia génu SMN sa doruci do buniek, kde je potrebna, pomocou nosi¢a na
prenos génov nazyvaného ‘vektor’.

Vektor, ktory prenasa gen SMN je vyrobeny
z modifikovaného (upraveného) virusu nazyvaného

adeno-asociovany virus 9 alebo AAV9. Takyto typ
¢

modifikovaného virusu nesposobuje u ludi ochorenie. \
Pri vyrobe vektora sa va¢sSina DNA virusu odstrani “ X
a do vnutra sa vlozi gén SMN. Soooed

—

AAV - adeno-asociovany virus, DNA - deoxyribonukleova kyselina, SMA - spinalna svalova atrofia,
Protein SMN - protein prezivania motorickych neurénov

SK2309045804
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Zolgensma obsahuje plne
funkénu képiu génu SMN.

V lieku Zolgensma je gén SMN
vloZzeny do vnutra modifikovaného
(upraveného) virusu (AAV9), ktory

u ludi nespdsobuje ziadne ochorenie.

(o9 (»

D
DNA virusu Zolgensma

@ sa odstrani

Zolgensmu vasmu dietatu podaju
intravendzne (do zily).

)

D
Modifikovany (upraveny) virus v tele
v Zolgensme sa pohybuje v tele a doruci
gén SMN do buniek, kde je potrebny.

Tym, Ze Zolgensma doruci plne
funkénu kopiu génu SMN, pomaha
telu tvorit dostatok proteinu SMN

Zolgensma pri pokrocilej SMA

Zolgensma méze zachranit motorické neurdny, ktoré su este zivé a schopné rast, ale

nezachrani odumreté motorické neurdny. Deti s menej zavaznymi priznakmi SMA mézu
mat eSte dostatok zivych motorickych neurénov, aby mohli mat z lieCby Zolgensmou
vyznamny prinos. Zolgensma nemusi dostato¢ne Uc¢inkovat u deti so zavaznymi priznakmi.

AAV - adeno-asociovany virus, DNA - deoxyribonukleova kyselina, RMP edukacny material verzia 2.2
SMA - spinalna svalovéa atrofia, Protein SMN - protein prezivania motorickych neurénov SUKL schvalildha30.8.2023
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Rizika lieku Zolgensma

Tak ako vsetky lieky aj Zolgensma moze mat vedlajSie ucinky,
hoci sa neprejavia u kazdého

AK SAUVASHODIETATA VYSKYTNU AKEKOLVEK
VEDLAJSIE UCINKY, OKAMZITE SA OBRATTE NALEKARA,

ZDRAVOTNU SESTRU ALEBO LEKARNIKA VASHO DIETATA/
PRIPADNE NA INEHO ZDRAVOTNICKEHO PRACOVNIKA

Délezité informacie o bezpecnosti a kedy je potrebné vyhladat
lekarsku pomoc

Problémy s peceiou

Predtym, ako bude vasmu dietatu podany tento liek, povedzte
lekarskemu timu vasho dietata, ak vase dieta ma alebo malo
akékolvek problémy s peceriou. Zolgensma moze v niektorych
pripadoch vyvolat imunitni odpoved, ktora méze viest k zvySeniu
hladiny enzymov (bielkoviny nachadzajice sa v tele) produkovanych
v peceni alebo k poSkodeniu pecene.

Poskodenie pe¢ene mdze mat vazne nasledky, vratane zlyhania
pecene a smrti. Mozné prejavy, na ktoré si musite davat pozor po
podani tohto lieku vadmu dietatu zahrfnaju vracanie, Zltacku (zlté
sfarbenie koze alebo oénych bielkov) alebo znizenu pozornost.

V pripade, Ze u vasho dietata zaznamenate ktorykolvek z priznakov
poukazujucich na posSkodenie pecene, okamzite to povedzte
lekarovi vasho dietata.

Porucha zrazania krvi

Zolgensma méze zvysit riziko nadmerného zrazania krvi v malych
krvnych cievach (trombotickéa mikroangiopatia) zvyGajne v priebehu
prvych dvoch tyzdriov po liecbe liekom Zolgensma. Tieto krvné
zrazeniny mézu ovplyvriovat oblicky vasho dietata. Ak spozorujete
prejavy a priznaky ako su lahka tvorba modrin, zachvaty (kf¢e) alebo
znizenie vylu€¢ovania mocu, okamzZite to povedzte lekarovi vasho dietata.

Venuijte prosim maximalnu pozornost tymto priznakom a prejavom,
nakolko porucha zrazania krvi (tromboticka mikroangiopatia) je zavazny
stav a v pripade jej neliecenia mbze ohrozit Zivot vasho dietata.

SK2309045804
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Nizky pocet krvnych dosticiek

Zolgensma méze znizit pocty krvnych dosticiek (trombocytopénia),
zvyc€ajne v priebehu prvych dvoch tyzdriov po liecbe liekom
Zolgensma. Mozné prejavy nizkeho poctu krvnych dosticiek, ktoré
musite sledovat po podani Zolgensmy vasmu dietatu zahriaju
nadmernu tvorbu modrin alebo krvacanie.

Ak zbadate, Ze vaSe dieta ma pri zraneni nadmernu tvorbu modrin
alebo krvacanie trvajuce dihSie ako obvykle, upozornite na tuto
skuto¢nost lekara vasho dietata.

Troponinl

N
o
=
(2]
m
-
7}
=
>

N3 YXIZIY

Zolgensma moéze zvysSit hladiny srdcového proteinu, ktory sa
nazyva troponin |, o méze naznacovat poskodenie srdca.
Musite sledovat mozné prejavy srdcovych problémov po podani
Zolgensmy vasmu dietatu, ako su svetlosivé alebo modré
sfarbenie koze, tazkosti s dychanim (napr. rychle dychanie,
dychavi¢nost), opuch ruk a néh alebo brucha.

Pred zacatim lieGby Zolgensmou sa u vasho dietata
vykonaju krvné testy na kontrolu funkcie pecene,
funkcie oblic¢iek, poc¢tu krvnych buniek (vratane
¢ervenych krviniek a krvnych dostic¢iek) a hladiny
troponinu I. Minimalne 3 mesiace po podani liecby
budu vasmu dietatu pravidelne vykonané krvné

testy na kontrolu funkcie pe¢ene a sledované zmeny &
v pocte krvnych dosticiek a hladinach troponinu I. Na
zaklade nameranych hodnot a ostatnych prejavov

a priznakov mozu byt potrebné dalSie vySetrenia.

O tom ako dlho bude potrebné vykonavat krvné

testy, rozhodne lekar vasho dietata.

Viac informacii o lieku Zolgensma najdete v Pisomnej informacii pre pouzivatela
priloZzenej k lieku. Ak mate akékolvek otazky, nevahajte sa obratit na lekarsky tim
vasho dietata.

SK2309045804
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Rizika lieku Zolgensma
(pokracovanie)

Tak ako vsetky lieky aj Zolgensma moze mat vedlajSie ucinky,
hoci sa neprejavia u kazdého

AK SA UVASHO DIETATA VYSKYTNU AKEKOLVEK
VEDLAJSIE UCINKY, OKAMZITE SA OBRATTE

NA LEKARA, ZDRAVOTNU SESTRU ALEBO
LEKARNIKA VASHO DIETATA/PRIPADNE
NA INEHO ZDRAVOTNICKEHO PRACOVNIKA

Alergie

Zolgensmu vasmu dietatu nesmu podat, ak je alergické na
ktorukolvek jej zloZzku (zoznam zloZiek je uvedeny v ¢asti 6
Pisomnej informacie pre pouzivatela prilozenej k lieku).

Iné lieky a Zolgensma

Zolgensma bude vasmu dietatu podana len jedenkrat. Ak vase

dieta teraz uziva alebo v poslednom ¢ase uzivalo, ¢i prave bude
uzivat dalSie lieky, povedzte to lekarovi alebo zdravotnej sestre

vasho dietata.

Kortikosteroidy

Pocas ur¢eného obdobia pred a po liecbe Zolgensmou budu
vasmu dietatu podavat aj kortikosteroidy (prednizoldon alebo
ekvivalent). Lekar vasho dietata stanovi dizku obdobia, po¢as
ktorého budu vasmu dietatu podavané kortikosteroidy po lieGbe
liekom Zolgensma, na zaklade hladiny pe¢enovych enzymov

a inych prejavov a priznakov. Toto obdobie bude trvat minimalne
2 mesiace a mbze sa predizit az na 1rok, alebo viac.

Kortikosteroidy pomézu zvladnut mozné zvysenie hladiny
pecenovych enzymov, ku ktorému méze u vasho dietata dojst
po imunitnej reakcii na Zolgensmu. Davku kortikosteroidov, ktoru

SK2309045804
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bude vase dieta dostavat, stanovi lekar na zaklade telesnej
hmotnosti dietata.

Pocas uzivania kortikosteroidov méze vase dieta dostat infekénu
chorobu, pripadne ind beZznu detsku chorobu, na lieCenie ktorej
su potrebné iné lieky. Pred uzivanim tychto liekov, alebo ak mate
akeékolvek otazky o kortikosteroidoch, je velmi ddlezité poradit sa
s lekarom, zdravotnou sestrou alebo lekarnikom vasho dietata/
pripadne inym zdravotnickym pracovnikom.

O

Infekcie

V désledku uzivania kortikosteroidov moze mat vase dieta oslabeny
imunitny systém, ¢o znamena, zZe infekcie, ktorym sa zdravi ludia
zvyc¢ajne dokazu branit, m6zu spdsobit vazne ochorenie vasho
dietata. Ak sa u vasho dietata pred alebo po lie¢be Zolgensmou
rozvinie infekcia (napr. nadcha, chripka, alebo bronchiolitida - zapal
priedusniciek), moze to viest k zavaznym komplikaciam, ktoré mézu
vyzadovat naliehavu lekarsku pomoc.

Ihned povedzte lekarovi vasho dietata, ak u vasho dietata
spozorujete pred alebo po liecbe Zolgensmou akykolvek prejav
alebo priznak infekcie, ako napriklad:

- kasel « kychanie * bolest hrdla
» sipot * nadcha e horucka

Vy a akakolvek ina osoba, ktora prichadza do blizkeho

kontaktu s vasim dietatom mézete pomédct predchadzat infekcii
dodrziavanim spravnej hygieny ruk, dobrej etikety pri kasli/kychani
a obmedzenim kontaktov.

RMP edukacny material verzia2.2
SUKL schvalil dia 30.8.2023
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Rizika lieku Zolgensma
(pokracovanie)

Ockovanie

% KedZe kortikosteroidy mézu ovplyvnit imunitny systém organizmu,
lekar vasho dietata méze rozhodnut o odlozeni niektorych
ockovani, kym sa vase dieta lie¢i kortikosteroidmi. Ak mate
akékolvek otazky, obratte sa na lekara, zdravotnu sestru, lekarnika
vasho dietata/pripadne na iného zdravotnickeho pracovnika.

V SKRATKE, AK SA U VASHO DIETATA
OBJAVIA NIEKTORE Z NASLEDUJUCICH

PREJAVOV ALEBO PRIZNAKOV, VYHLADAJTE
URGENTNU LEKARSKU POMOC

» Tvorba modrin alebo krvacanie trvajuce dlhsie ako zvyc¢ajne,
ak sa vase dieta poranilo - m6ézu to byt prejavy nizkeho poctu
krvnych dosticiek (trombocytopénia)

« Lahka tvorba modrin, zachvaty (krée) alebo znizenie
vyluéovania mocu - mézu to byt prejavy poruchy zraZzania
krvi v malych krvnych cievach (tromboticka mikroangiopatia)
Venujte prosim maximalnu pozornost tymto prejavom
a priznakom, pretoze ak nebude porucha zrazania krvi lie¢ena,
mo&ze ohrozit Zivot vasho dietata,

* Vracanie, zltacka (zlté sfarbenie koze alebo o¢nych bielkov)
alebo znizena pozornost - mézu to byt prejavy moznych
problémov s pecenou (vratane zlyhania pecene)

» Svetlosivé alebo modré sfarbenie koze, tazkosti s dychanim
(napr. rychle dychanie, dychavi¢nost), opuch riak a ndéh alebo
brucha - mézu to byt prejavy moznych problémov so srdcom

« Kasel, sipot, kychanie, nadcha, bolest hrdla alebo horuc¢ka
- mdZu to byt prejavy infekcie (napr. nadcha, chripka alebo
bronchiolitida - zapal priedusniciek)
- mbZu to byt prejavy moznych problémov so srdcom

SK2309045804
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Liecbaliekom Zolgensma

Kroky popisané na nasleduijticich stranach pomozu vam a vasej
rodine porozumiet, co moZete oé¢akavat

Pred liecbou

V denliecby

Poliecbe

RMP edukacny material verzia 2.2
SUKL schvalil dia 30.8.2023
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1. Pred liecbou

Pred liecbou urobi lekar vasmu dietatu testy na protilatky, aby mohol
rozhodnut, ¢i je Zolgensma pre vase dieta vhodna.

Test na protilatky proti AAV9

&3 Protilatky tvori imunitny systém tela na ochranu pred
chorobami. Pritomnost urcitych protilatok, nazyvanych
protilatky proti AAV9, méze u vasho dietata spdsobit imunitnu
reakciu na Zolgensmu. Lekar vasho dietata urobi pred
liecbou test na protilatky, aby mohol rozhodnut, &i je liecba
Zolgensmou pre vaSe dieta vhodna.

Vase dieta moze mat zvySené protilatky proti AAVO. Ak je
dieta novorodenec, méze mat protilatky prenesené z matky
na dieta pocas tehotenstva a toto zvySenie obyc¢ajne casom
od narodenia klesa. Ak ma vase dieta pri prvom testovani
zvySené protilatky proti AAV9, po uréitom ¢ase bude méct
podstupit opakovany test. Ak mate akékolvek otazky, prosim,
opytajte sa lekara vasho dietata.

Krvné testy

Pred lieCbou Zolgensmou urobia vasmu dietatu krvné testy,
aby sa skontrolovali a stanovili vychodiskové hodnoty:

« Funkcie pec¢ene

» Funkcie obliciek

« Poctu krvnych buniek (vratane ¢ervenych krviniek
a krvnych dosticiek)

« Hladiny srdcového proteinu troponinu |

Tieto merania pomozu lekarovi sledovat u vasho dietata
hodnoty po lie¢be Zolgensmou.

SK2309045804
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Kortikosteroidy
24

24 hodin pred liebou Zolgensmou dostane vase dieta
koritkosteroidy (prednizolon alebo ekvivalent) na kontrolu
mozného zvysenia hladiny pec¢enovych enzymov.

]

Lekar vasho dietata stanovi davku kortikosteroidov podla
telesnej hmotnosti. Ak by dieta pred lieCbou Zolgensmou
vracalo, povedzte o tom lekarovi, zdravotnej sestre alebo
lekarnikovi vasho dietata/pripadne inému zdravotnickemu
pracovnikovi, aby bolo isté, Ze dieta nevynecha ziadnu
davku kortikosteroidov.

O))) Infekcia

Je dolezité ihned informovat lekara, zdravotnu sestru alebo
lekarnika vasho dietata/pripadne iného zdravotnickeho
pracovnika, ak sa u dietata prejavia priznaky infekcie a to
pred aj po podani lieku Zolgensma. Ak sa u vasho dietata
pred liecbou liekom Zolgensma rozvinu akékolvek prejavy
alebo priznaky infekcie, méze byt potrebné odlozit podanie
infuzie az do vylie¢enia infekcie. Ak sa u vasho dietata
rozvinu priznaky po lieCbe Zolgensmou, méze to sposobit
zdravotné komplikacie, ktoré mozu vyzadovat akutnu
lekarsku pomoc.

Prejavy moznej infekcie najdete na strane 17.

Celkové zdravie

Je délezité, aby pred lie¢bou liekom Zolgensma bol celkovy
zdravotny stav vasho dietata primerany, inak méze byt
potrebné liecbu odlozit. To zahrfia hydrataciu, dobru vyzivu

a absenciu akychkolvek aktivnych infekcii. Ak mate akékolvek
obavy o celkové zdravie vasho dietata pred liecbou liekom
Zolgensma, obratte sa, prosim, na detského lekara, zdravotnu
sestru alebo lekarnika/iného zdravotnickeho pracovnika.

RMP edukacny material verzia 2.2
SUKL schvalil dia30.8.2023
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2.V denliecby

Lekarsky tim vasho dietata sa postara o to, aby ste presne vedeli, o mézete
v den lie€by ocakavat a ako sa pripravit.

Prednizolon

Prva davka kortikosteroidov (prednizolon alebo ekvivalent)

bude vasmu dietatu podana 24 hodin pred lie¢bou Zolgensmou.
Informacie o davkovani kortikosteroidov pred lie¢cbou Zolgensmou
najdete na strane 21.

V den lie¢by dostane vase dieta druht davku peroréalnych (cez
usta) kortikosteroidov (prednizolén alebo ekvivalent) podla
predpisu. Davkovaci reZim kortikosteroidov je délezZity pre kontrolu
mozného zvysenia hladin pec¢enovych enzymov. Ak dieta po podani
kortikosteroidov vracalo, povedzte o tom lekarovi, zdravotnej sestre
alebo lekarnikovi vasho dietata/pripadne inému zdravotnickemu
pracovnikovi, aby bolo isté, Ze dieta nevynecha Ziadnu davku
kortikosteroidov.

Zolgensma bude vadmu dietatu podana len JEDENKRAT.

ONE
,/" Infazia Zolgensmy
1 60 Zolgensmu podaju vaSmu dietatu v jednej intravendznej infuzii (do
‘\ HINOT /' zily). Pre podanie je potrebné zavedenie katétra (plastovej trubicky)
e’ do zily dietata pomocou ihly. Pre pripad upchatia primarneho

katétra sa zavedie aj druhy, zaloZny katéter. Infuziu poda lekar
alebo zdravotna sestra, ktori s vySkoleni v liecbe SMA. Podavanie
infuzie bude trvat priblizne 60 minut.

SK2309045804

Mnozstvo Zolgensmy, ktoré vase dieta dostane, stanovi lekar podla
telesnej hmotnosti vasho dietata.
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3.Poliecbe

O trvani hospitalizacie po lieCbe Zolgensmou
rozhodne lekar vasho dietata. Ak mate
akékolvek otazky, obratte sa nalekarsky

tim vasho dietata.

Mozné vedlajsie uc¢inky
Tak ako vSetky lieky aj Zolgensma méze mat vedlajsie ucinky, hoci sa neprejavia
u kazdého.

AK SA UVASHO DIETATA OBJAVIA NIEKTORE
ZNASLEDUJUCICH ZAVAZNYCH VEDLAJSICH

UCINKOV ALEBO PRIZNAKOV, VYHLADAJTE
URGENTNU LEKARSKU POMOC

« Tvorba modrin alebo krvacanie trvajice dihsie ako zvycajne, ak
sa vase dieta poranilo - mézu to byt prejavy nizkeho poctu krvnych
dosticiek (trombocytopénia)

« Lahka tvorba modrin, zachvaty (krce) alebo zniZenie vylu¢ovania
mocu - mozu to byt prejavy poruchy zrazania krvi v malych krvnych
cievach (tromboticka mikroangiopatia). Venujte prosim maximalnu
pozornost tymto prejavom a priznakom, pretoze ak nebude porucha
zrazania krvi lie€¢ena, moze ohrozit Zivot vasho dietata,

* Vracanie, Zltacka (Zlté sfarbenie koze alebo oénych bielkov) alebo
znizena pozornost - mozu to byt prejavy moznych problémov
s pec¢enou (vratane zlyhania pecene)

+ Svetlosivé alebo modré sfarbenie koze, tazkosti s dychanim
(napr. rychle dychanie, dychavi¢nost), opuch riik a noh alebo
brucha - mézu to byt prejavy moznych problémom so srdcom

« Kasel, sipot, kychanie, nadcha, bolest hrdla alebo horacka
- mbzu to byt prejavy infekcie (napr. nddcha, chripka alebo
bronchiolitida — zapal priedusniciek).

RMP edukacny material verzia 2.2
SUKL schvalil dia30.8.2023
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3.Poliecbe (pokracovanie)

Ak sa u vasho dietata vyskytnu akékolvek dalsie vedlajsie uéinky, okamzite
sa obratte na lekarsky tim vasho dietata. Tieto vedlajsie ti¢éinky mozu
zahrnat:

Velmi ¢asté (mozu postihovat viac ako 1z 10 oséb)

« zvySena hladina pe¢enovych enzymov pozorovana v krvnych testoch

Casté (mdzu postihovat az 1z 10 osdb)

e vracanie
» horucka

Hlasenie podozrenina vedlajSie ticinky:

Ak mate podozrenie, Ze sa u vasho dietata vyskytol
akykolvek vedlajSi i¢inok, alebo mate obavu,

Ze nieco nie je v poriadku, obratte sa nalekara,
zdravotnu sestru alebo lekarnika vasho dietata

pripadne nainého zdravotnickeho pracovnika

To sa tyka aj akychkolvek vedlajsich ucinkov, ktoré nie su uvedené
v Pisomnej informéacii pre pouzivatela. Podozrenia na vedlajsie
uginky mézete hlasit aj sami priamo na: Statny Ustav pre kontrolu
lieciv, Sekcia klinického skusania liekov a farmakovigilancie,

Kvetna 11, 825 08 Bratislava, e-mail: neziaduce.ucinky@sukl.sk,

tel.: +4212 507 01 206, Tlacivo na hlasenie podozrenia na neziaduci
ucinok lieku je na webovej stranke www.sukl.sk v ¢asti Bezpec&nost
liekov/Hlasenie podozreni na neziaduce ucinky liekov. Formular na
elektronické podavanie hlaseni: https://portal.sukl.sk/ eskadra/.
Hlasenim podozreni na vedlajsie uc¢inky mozete prispiet k ziskaniu
dalSich informacii o bezpec¢nosti tohto lieku. V hlaseni, prosim,
uvedte aj nazov lieku a &islo Sarze, ktora vam bola podana, ak ho
mate k dispozicii. Podozrenia na vedlajsie ucinky mozete hlasit aj
spolocnosti Novartis Slovakia s.r.0., Zizkova 22B, 811 02 Bratislava,
email: vigilancia.sk@novartis.com, tel.: +4212 50 70 6111.

SK2309045804
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Kortikosteroidy

Vasmu dietatu bude podavana liecba kortikosteroidmi kazdy
den asi 2 mesiace po podani Zolgensmy. Ak pecenové enzymy
vasho dietata nebudu klesat dostato¢ne rychlo, toto obdobie sa
méze este predizit, az do ich poklesu na prijateln Groven. Davka
kortikosteroidov podavana vasmu dietatu sa bude pocas tohto
obdobia pomaly zniZzovat, az kym sa lie¢ba neukongi.

Lekarsky tim vasho dietata rozhodne a vysvetli vam, kedy a ako
ukongia liec¢bu vasho dietata. Ak by dieta po lie¢be Zolgensmou
vracalo alebo z akéhokolvek dovodu vynechalo davku
kortikosteroidov, povedzte o tom lekarovi, zdravotnej sestre
alebo lekarnikovi vasho dietata/pripadne inému zdravotnickemu
pracovnikovi, aby bolo isté, Ze dieta nevynecha Ziadnu davku
kortikosteroidov. Neukoncujte liecbu kortikosteroidmi pred
diskusiou s lekarom.

VINSNIOT102
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Ak mate akékolvek otazky tykajlice sa
kortikosteroidov, porozpravajte sa s vasim

detskym lekarom, zdravotnou sestrou alebo
lekarnikom/inym zdravotnickym pracovnikom.

SK2309045804
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3.Poliecbe (pokracovanie)

Pravidelné kontroly

Po lie¢be liekom Zolgensma bude vase dieta nadalej pod
pravidelnym dohladom $pecializovaného zdravotnickeho timu.
Va$e dieta mbze potrebovat dalSie nasledné kontroly - ¢i uz
po6jde o vSeobecnu prehliadku v pripade, ak ma vase dieta nejaké
vedlajsie ucinky, alebo ak mate akékolvek obavy alebo otazky.

Pacientom so SMA bude poskytnuta potrebna primerana
starostlivost, vratane podpornej starostlivosti. Je dolezité
prediskutovat s lekarom vasho dietata sposob, akym bude
zdravotnicky tim nadalej podporovat vase dieta.

Pravidelné krvné testy

Po lieGbe Zolgensmou budu vasmu dietatu robit pravidelné krvné
testy na kontrolu:

< Funkcie pecene - tieto testy sa budu robit minimalne poc¢as
3 mesiacov po lieCbe, aby sa sledovalo zvySenie pecernovych
enzymov. Ak sa funkcie pecene vasho dietata po liecbe liekom
Zolgensma zhorsia alebo ak sa u neho objavia akékolvek
znamky ochorenia, lekar dané prejavy okamzite zhodnoti a vase
dieta bude pozorne sledované.

« Poctu krvnych dosticiek a srdcového proteinu, ktory sa nazyva
troponin | - tieto sa budu robit poc¢as urcitého obdobia po
lieCbe, aby sa sledovali zmeny v pocte dosticiek a hladiny
troponinu I.

Na zaklade vysledkov tychto krvnych testov, ako aj inych prejavov
a priznakov, méze byt potrebné dalsie testovanie. Je dolezité
doésledne dodrziavat harmonogram krvnych testov a okamzite
hlasit lekarskemu timu vasho dietata vSetky priznaky a symptémy,
ktoré sa u vasho dietata objavia po lie¢be.

SK2309045804
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4447 Zaobchadzanie s telesnym odpadom vasho dietata

MESIAC

Cast liegiva zo Zolgensmy sa po lieGbe méze vylu&ovat
prostrednictvom telesného odpadu vasho dietata. Vy a ostatni

[udia, ktori sa o vase dieta staraju, mate dodrziavat doslednu
hygienu ruk, ako je popisana nizSie, eSte minimalne 1 mesiac
po lieCbe vasho dietata Zolgensmou.

Noste ochranné rukavice, kedykolvek ste v priamom
& kontakte s telesnymi tekutinami (moc¢om) a vylu¢kami
vasho dietata (stolicou).

béaze alkoholu.

{o{\ Nasledne si dokladne umyte ruky mydlom pod
@ teplou te¢ucou vodou alebo dezinfekciou na ruky na

Na likvidaciu znecistenych plienok a iného odpadu
pouzite dvojvrstvové plastové vrecka. Jednorazové

& plienky nasledne mézZete vyhodit do zmieSaného
komunalneho odpadu.

Ak mate otazky ohladom zaobchadzania s telesnym
odpadom vasho dietata, obratte sa, prosim, nalekara,

zdravotnu sestru alebo lekarnika vasho dietata/pripadne
iného zdravotnickeho pracovnika.

RMP edukacny materiél verzia 2.2
SUKL schvalil dia 30.8.2023
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3.Poliecbe (pokracovanie)

Podporna starostlivost

Aj ked' Zolgensma doda plne funk&nu kopiu génu SMN, vase dieta bude mat
stale SMA.

Dodato¢né podporné terapie, ktoré sa vyuzivaju pri starostlivosti o ludi so
SMA zahrnaju:

Q

S

Ortopedicku Fyzioterapiu Podpornu vyzivu,
lieCbu stravovaci a pitny rezim
) % /
~ D S J
D)
Podporu dychania, Prevenciu infekcii Odstranovanie
napr. dychacia dychacich ciest hlienov
maska na spanie (napr. prevencia chripky z dychacich ciest

a zapalu pluc oc¢kovanim)

Lekarsky tim vasho dietata bude s vami

spolupracovat pri zabezpeceni podpornej
starostlivosti, ktorti vase dieta potrebuje.

SK2309045804
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Kedy vyhladat lekarsku pomoc

Vyhladajte urgentnii lekarsku pomoc v pripade

ktorejkolvek z nasledujticich udalosti:

V niektorych pripadoch méze Zolgensma ovplyvnit funkciu pecene

a viest k poskodeniu pe¢ene. Mozné prejavy, na ktoré si musite davat
pozor po podani tohto lieku vasmu dietatu zahrnaju vracanie, Zltacku
(zlté sfarbenie koze alebo o¢nych bielkov) alebo znizent pozornost.

Zolgensma méze znizit pocet krvnych dosticiek (trombocytopénia).
Informuijte lekara vasho dietata, ak si po poraneni dietata vSimnete
prejavy ako tvorbu modrin alebo krvacanie trvajlce dihsie ako
zvyCajne.

Zolgensma moéze zvysit riziko poruchy zrazania krvi v malych krvnych
cievach (trombotickd mikroangiopatia). Inned informuijte lekara, ak si
vS§imnete prejavy a priznaky ako lahka tvorba modrin, zachvaty (krce)
alebo zniZenie vyluéovania mocu.

Zolgensma méze zvysit hladiny proteinu Specifického pre srdce, ktory
sa nazyva ‘troponin I', o méze naznacovat posSkodenie srdca. lhned
informuijte lekara, ak si vS§imnete prejavy a priznaky ako svetlosivé
alebo modré sfarbenie koze, tazkosti s dychanim (napr. rychle
dychanie, dychavi¢nost) alebo opuch riik a néh alebo brucha.

Ak dieta pred alebo po lieébe Zolgensmou vracia, informuijte lekara,
aby sa zabezpecilo, Ze dieta nevynecha Ziadnu davku kortikosteroidov
(prednizolonu alebo ekvivalentu).

Okamzite informujte lekara, ak sa u vasho dietata pred alebo

po lieCbe Zolgensmou objavia akékolvek prejavy alebo priznaky
naznacujuce infekcie (napr. nadcha, chripka alebo bronchiolitida

- zapal priedusniciek), pretoze to moze viest k inym zavaznejSim
komplikaciam, ktoré mézu vyzadovat akutnu lekarsku pomoc. Prejavy,
ktoré je potrebné si vSimat su kasel, sipot, kychanie, nadcha, bolest
hrdla alebo horucka.
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Kontakt nalekara:

Vase dieta bude po infuizii lieku Zolgensma nadalej sledovat tim
zdravotnickych pracovnikov. Ak mate akékolvek obavy a chcete hovorit

s lekarom vasho dietata, mozete pouzit ich kontaktné Gdaje uvedené nizsie.

NUDCH, Klinika detskej neurolégie, Limbova 1, Bratislava 833 40

« Doc. MUDr. Miriam Kolnikova, PhD.
« MUDr. Patricia Balazova
« MUDr. Karin Viestova

Detska fakultna nemocnica s poliklinikou Banska Bystrica, ll. Detska klinika
SZU, Namestie Ludvika Svobodu 4, 974 09 Banska Bystrica

« MUDr. Katarina Okalova, PhD.
« MUDr. Eva Trusikova

Neurologické odd, DFN KE, SNP1, 04011
« MUDr. Eva Lazarova, Neurologické odd, DFN KE, SNP1, 04011
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Kontakt na pacientsku organizaciu:

Na Slovensku existuju organizacie, ktoré vam a vasmu dietatu mézu
poskytnut podporu pri zvladani SMA. M6zu Vam poskytnut informacie
o0 SMA o najnovSom vyskume a podpore komunity. Porozpravaijte sa

s lekarom vasho dietata alebo zdravotnickym timom, ktory vam moze
poskytnut kontakt na dani komunitu.

Asociacia pomoci postihnutym - APPA

Krajinskéa cesta 32, 921 01 Piestany
Slovenska republika.

Tel: +421 33 3813499

Mailova adresa: info@appa.sk
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Slova, ktoré je uzitocné poznat

Adeno-asociovany virus 9 (AAV9)

Adeno-asociovany virus 9 (AAV9) je druh virusu. AAV9 je mozné modifikovat
(upravit) tak, aby nespdésoboval u [udi ochorenia. V Zolgensme je modifikovany
(upraveny) AAV9 vektor (nosic), ktory sa pouziva na dorucenie plne funkénej
képie génu SMN.

Protilatky

Protilatky tvori imunitny systém tela na ochranu proti ochoreniam. Kazdy druh
protilatky je jedineény a chrani telo pred konkrétnym ochorenim.

Atrofia

Atrofia znamena zmensSovanie alebo scvrkavanie. Napriklad sval, ktory sa
zmensuje sa nazyva atrofovany sval.

Mozgovy kmen

Mozgovy kmen je ¢ast mozgu, ktora zodpoveda za kltu¢ové telesné funkcie ako
dychanie alebo spanok. Mozgovy kmen prepaja miechu s mozgom.
Kortikosteroidy

Kortikosteroidy su lieky, ktoré potlacaju imunitny systém s cielom zvladnut
mozné zvySenie pecenovych enzymov po lieCbe Zolgensmou.
Deoxyribonukleova kyselina (DNA)

DNA alebo deoxyribonukleova kyselina je dediény material u ludi a u vac¢siny
ostatnych organizmov. Takmer kazda bunka v tele ¢loveka ma rovnaku DNA.
Gény

Subory instrukcii, ktoré telu predpisu, ako ma tvorit proteiny. Gény su v paroch;
jedna koépia v pare zdedena od kazdého rodica.

Génova terapia

Génova terapia je spdsob, ako liecit alebo predchadzat zhor$ovaniu ochorenia
pomocou génov. Je viacero druhov génovej terapie, ktoré funguju rozne. Patri
medzi ne nahradzanie alebo opravovanie chybajucich alebo chybnych génov;
pridanie nového génu, aby iny liek mohol lepSie U¢inkovat; alebo zablokovanie
instrukcii génu, ktory tvori prilis vela proteinu a ten sa stava toxickym pre telo.

Genetické ochorenie

Ochorenie sposobené chybnym alebo chybajucim génom alebo génmi.
Genetické ochorenia su dedi¢né. SMA je prikladom genetického ochorenia.
Intravendzna infazia

Infazia do Zily pomocou katétra (plastovej trubicky), ktory sa do zily zavedie
pomocou ihly.
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Motoricky neurén

Tieto Specialne nervy prenasaju signaly z mozgu do svalov na ovladanie pohybu.
Existuju dva druhy motorickych neurdnov: horné motorické neurony, ktoré
prenasaju signaly z mozgu do mozgového kmena a miechy a dolné motorické
neurony, ktoré prenasaju signaly z hornych motorickych neurénov do svalov.

Krvné dosticky

Typ buniek, ktoré sa nachadzaju v krvi a su zodpovedné za zrazanlivost krvi.
Prednizolon

Prednizoldn je druh lieku nazyvany kortikosteroid, ktory pomaha zvladat mozné
zvySenie pecenovych enzymov po lie¢be Zolgensmou.

Proteiny

Proteiny (bielkoviny) su délezité molekuly zapojené takmer do vSetkych funkcii
tela. Proteiny pomahaju budovat bunky tela a zaroven pomahaju bunkam
prenasat a vytvarat délezité latky, opravovat sa a prezivat.

Vedlajsi uéinok
Vedlajsi ucinok je reakcia na liek, ktora je skodliva a nechcena.

Spinalna svalova atrofia (SMA)

Spinéalna svalova atrofia (SMA) je zriedkavé ochorenie, ktoré sposobuje, Ze svaly
postupne slabnu, pretoze Specializované nervové bunky v tele, ktoré kontroluju
pohyb svalov, nazyvané motorické neurdny, prestavaju pracovat. Cinnost
motorickych neurénov sa postupne zhorsuje a prestavaju pracovat, pretoze
nemaju dostatok proteinu SMN.

Gén SMN1

Gén SMNT1 je primarny gén SMN, ktory tvori protein SMN pre spravnu funkciu
motorickych neurénov. U ludi so SMA su obe kopie tohto génu chybné alebo
chybaju. To znamena, Ze bunky tela nie su schopné vytvarat dostatok proteinu
SMN.

Gén SMN2

Gén SMN2 p6sobi ako ‘zaloha’ na podporu tvorby proteinu SMN. SMN2 tvori iba
malé mnozstva funkéného SMN proteinu.

Protein prezivania motorickych neurénov (SMN z anglického Survival motor
neuron protein)

Protein SMN je klu¢ovy pre spravne fungovanie a prezivanie motorickych
neuronov. Bez dostatoéného mnozstva proteinu SMN sa ¢innost motorickych
neuronov zhorSuje a prestavaju pracovat. Protein SMN vytvara telo na zaklade
génu SMN.
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Podrobné informacie o tomto lieku su dostupné na
internetovej stranke Statneho Ustavu pre kontrolu liegiv
www.sukl.sk po zadani nazvu lieku do vyhladavaca a na
internetovej stranke eurdpskej medicinskej agentury:
www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/
zolgensma#product-information-sections

Tuto prirucku pripravila spolo¢nost Novartis Slovakia s.r.o. Uvedené informacie
su ucené iba na vzdelavacie Ucely a nie je ich cielom nahradit rozhovory

s lekarom alebo s lekarskym timom. Informacie sa tykaju spinalnej svalovej
atrofie a si myslené ako vSeobecny prehlad.
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