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Um die Wirkungen des Arzneimittels Zolgensma® fiir
die Gesundheit des Kindes optimal nutzen zu kénnen,
seine ordnungsgemaifBe Anwendung sicherzustellen und
seine Nebenwirkungen zu begrenzen, sind bestimmte
MaBnahmen/Sicherheitsvorkehrungen zu treffen,
dieindieser Broschiire beschrieben und erldutert werden
(RMA Version 11/2024).

ZOLGENSMA®
(onasemnogene
abeparvovec)
Leitfaden fiir
Betreuungspersonen

VDieses Arzneimittel unterliegt einer zusitzlichen
Uberwachung.

Lesen Sie die Packungsbeilage sorgféltig durch, bevor
Sie das Kind das Arzneimittel Zolgensma® erhilt. Der
volistandige und aktualisierte Text dieser Packungsbeilage
ist auf der Website www.fagg.be, Rubrik “Zoek informatie
over een vergund geneesmiddel” verfiigbar.
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Der Arzt Ihres Kindes hat Ihnen diese Broschuire gegeben, da lhrem Kind Zolgensma®

verordnet wurde.

Dieser Leitfaden enthéalt hilfreiche Informationen, um Sie beim Gesprach mit Ihrem Arzt

zuunterstitzen.

Wenn Sie Fragen oder Bedenken zu Zolgensma® haben, wenden Sie sich
an den Arzt, das Pflegepersonal oder den Apotheker lhres Kindes/anderen

Gesundheitsdienstleister
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Uber Spinale Muskelatrophie (SMA)

* Wasist SMA?

«  Was sind die verschiedenen SMA-Typen?
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Wasist SMA?

Die spinale Muskelatrophie (SMA) ist eine seltene genetische Erkrankung, bei der es zu
Nervenverlust und Muskelschwund kommt. Dies geschieht, weil spezielle Nervenzellen
im Korper, die die Muskelbewegungen steuern, so genannte Motoneuronen, sich
verschlechtern und nicht mehr funktionieren.

Signale werden vom Gehirn gesendet

Auch bei Menschen mit SMA sendet das Gehirn
noch die Signale, die die Muskeln zur Bewegung
anregen.

Motoneuronen stellen ihre Funktion
ein

\ Ein defektes Gen flihrt jedoch dazu, dass
spezielle Nervenzellen, die sogenannten
Motoneuronen, nicht mehr funktionieren. Diese
senden eigentlich Signale vom Riickenmark
andie Muskeln. Das bedeutet, dass die flr

die Bewegung verantwortlichen Signale des
Gehirns die Muskeln nicht erreichen kénnen.

e ———
.- ~~
~—— g

Geschwiachte Muskeln

Wenn Muskeln keine Bewegungssignale mehr
empfangen, werden sie zunehmend schwéacher
(atrophiert).

Was sind die Symptome von SMA?

SMA hat eine Reihe von Symptomen, die sich je nach Person und Auspragung
unterschiedlich auBern. SMA kann alltagliche Aktivitaten wie Atmen, Essen,
Sitzen, Krabbeln und Gehen beeintrachtigen. Je friiher die Symptome der SMA
auftreten, desto wahrscheinlicher ist ein schwerer Krankheitsverlauf.

SMA, Spinale Muskelatrophie

UBERSMA|5

Was sind die verschiedenen SMA-Typen?

Bei der Diagnosestellung kdénnen Menschen mit SMA je nach ihrem Alter bei
Krankheitsbeginn und ihrem maximalen Funktionsvermdgen, dem sogenannten
~,motorischen Meilenstein®, in verschiedene Typen eingeteilt werden. Zu den motorischen
Meilensteinen, anhand derer sich der SMA-Typ bei einem Kind bestimmen lasst, zahlen die
folgenden motorischen Fahigkeiten:

=

Den Kopfheben Etwasindie Krabbeln
Hand nehmen

O o L

= SN iy

@o
3

Sitzen Vom Rickenzum Stehen
Bauchrollen undgehen
Altef u Geburt s6Monate 6-18 Monate >18Monate 218 Jahre
Beginn
Funktionale  Fotus kann Kann nicht Kann sitzen Kann Selbststandi-
Fahigkeit vor der eigenstandig  und stehen, eigenstandig ge Entwick-
Geburt sitzen aber nicht laufen lung bis ins
betroffen eigenstandig Erwachsenen-
sein laufen alter

Klassifikation SMA Typ O SMA Typ 1 SMA Typ 2 SMA Typ 3 SMA Typ 4

Schweregrad
Frither, schwerwiegend Spater,

Ohne Intervention oder Behandlung haben Kinder mit schwereren Formen der SMA eine
verkurzteLebenserwartung.Beifriihzeitiger medizinischer Interventionundtherapeutischer
Behandlung kann die das Fortschreiten der Erkrankung verlangsamt werden, so dass die
Kinder oft Meilensteine erreichen kénnen, die im natlrlichen Krankheitsverlaufs selten
erreicht wurden.

SMA, Spinale Muskelatrophie FA-11297258 | Datum: November 2024

VNS H3an



6| UBER ZOLGENSMA®

Wodurch wird SMA verursacht?

Ein Protein namens SMN-Protein (Survival Motor Neuron) ist fir die ordnungs-
gemaBe Funktion der Motoneuronen unerlasslich. Ohne das SMN-Protein stel-
len die Motoneuronen im Riickenmark ihre Arbeit ein und die Muskeln werden
schwacher. Das SMN-Protein wird im Kérper aus SMN-Genen hergestellt.

Bei SMA ist das Schliisselgen SMN, bekannt als SMNT1, defekt oder fehlt. Es gibt
ein zweites SMN-Gen, das SMN2, das eher als ,Sicherungskopie® fungiert und
nur geringe Mengen an SMN-Protein produziert. Bei SMA wird nicht gentigend
SMN-Protein produziert. Infolgedessen héren die Motoneuronen auf zu arbeiten
und die Muskeln werden schwéacher.

Fehlendes oder

defektes SMN1-Gen Defektes Motoneuron SMN2-Gen
g /M S
=\ <

Unzureichende Menge
an funktionsfahigen
SMN-Proteinen (ca. 10 %)

_—

. Funktionsfahiges SMN-Protein

Muskelatrophie

(L Nicht funktionsfahiges SMN-Protein

SMA, Spinale Muskelatrophie; SMN, Survival Motor Neuron

UBERSMA|7
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Wie bekommt man SMA?

SMA wird meist vererbt, manchmal wird sie aber auch durch einen zufélligen Fehler im
SMN1-Gen verursacht.

Kinder erben zwei Kopien des SMN1-Gens, eine Kopie von jedem Elternteil. Die eine Hélfte
der genetischen Informationen eines Kindes stammt von der Mutter und die andere Hélfte
vom Vater.

Menschen mit einem gesunden und einem defekten SMN1-Gen werden als Trager
bezeichnet und zeigen in der Regel keine Anzeichen von SMA. Wenn beide Eltern Trager
sind, liegt die Wahrscheinlichkeit, dass das Kind SMA erbt und entwickelt, bei 25 Prozent.

)

Etwa 1 bis 50 O
gesunden Menschen
tragt SMA in sich.

O7’ Trager

Hat eine defekte und
eine gesunde Kopie
des SMN1-Gens

D)

3 )0

Das Kind hat von jedem Das Kind hat eine gesunde und eine

)

Gesund Trager Trager

Etwa 1von 10.000 bis 12.000
Lebendgeborenen erkrankt
an SMA. Die Erkrankung kann
bei jeder Ethnie und jedem
Geschlecht auftreten.

Q Trager

Hat eine defekte und
eine gesunde Kopie
des SMN1-Gens

O

)

Von SMA
betroffen

Das Kind hat von

Elternteil eine gesunde fehlerhafte Kopie des SMN1-Gens geerbt  jedem Elternteil eine

Kopie des SMN1-Gens
geerbt und ist daher
nicht betroffen.

SMA, Spinale Muskelatrophie; SMN, Survival Motor Neuron

und ist somit Trager von SMA.

fehlerhafte Kopie des
SMN1-Gens geerbt und
erkrankt daher an SMA.

FA-11297258 | Datum: November 2024
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Was ist Zolgensma®?

Zolgensma® ist eine Behandlungsmethode fiir Siuglinge und
Kleinkinder mit SMA. Die Behandlung mit Zolgensma® wird als
»Gentherapie“bezeichnet.

Zolgensma® besteht aus dem modifizierten Virus AAV9, das eine voll funktionsfahige
Kopie des SMN-Gens enthalt (das Gen, das bei SMA defekt ist). Mithilfe des AAV9-Virusin
Zolgensma® wird das Ersatzgenin den Koérper und die Zellen gebracht, wo es bendtigt wird.

1

Zolgensma enthalt ein SMN-Gen, das in ein modifiziertes Virus (AAV9)
eingesetzt wurde. Dieses Virus 16st bei Menschen keine Erkrankung aus.

AAV9 ohne DNA Zolgensma®

Zolgensma wird lhrem Kind in die Vene gespritzt.

_____ ’ @
Zolgensma®

Das in Zolgensma enthaltene modifizierte Virus zirkuliert durch den Kérper
und gibt das SMN-Gen an die Zellen ab, die es bendtigen.

3 ) e

Zolgensma® Zellen lhres Kindes

Indem es eine voll funktionsfahige Kopie des SMN-Gens bereitstellt, hilft
Zolgensma dem Korper dabei, ausreichend SMN-Proteine herzustellen.

SMN-Protein

AAV, adenoassoziiertes Virus; DNA, deoxyribonucleic acid, Deoxyribonucleinsaure;
SMA, Spinale Muskelatrophie ; SMN, Survival Motor Neuron

UBER ZOLGENSMA®|9

Zolgensma® bei fortgeschrittener SMA

Zolgensma®kannlebende Motoneuronenretten, jedochkeine toten Motoneurone.
Kinder mit weniger schweren SMA-Symptomen kdnnen genligend lebende
Motoneurone haben, um von einer Behandlung mit Zolgensma® signifikant zu
profitieren. Zolgensma® wirkt maoglicherweise nicht so gut bei Kindern mit
schweren Symptomen.

SMA, Spinale Muskelatrophie FA-11297258 | Datum: November 2024
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Die Risiken von Zolgensma® verstehen

Wie alle Arzneimittel kann auch Zolgensma® Nebenwirkungen haben,
die aber nicht bei jedem auftreten miissen.

WENN BEIIHREM KIND NEBENWIRKUNGEN AUFTRETEN
SPRECHEN SIE SOFORT MIT DEM ARZT IHRES KINDES,

EINER PFLEGEKRAFT, EINEM APOTHEKER ODER
MEDIZINISCHEM FACHPERSONAL.

Wichtige Sicherheitsinformationen und wann ein Arzt aufgesucht
werden muss.

Lebererkrankungen

Informieren Sie den Arzt Ihres Kindes oder das medizinische Fachpersonal
vor der Gabe dieses Arzneimittels, wenn Ihr Kind eine Lebererkrankung hatte.

In einigen Fallen kann Zolgensma® zu einer Immunreaktion und dadurch
zu einem Anstieg der von der Leber produzierten Enzyme (Proteine, die im
Korper vorkommen) oder zu einer Schadigung der Leber fiihren.

Eine Schadigung der Leber kann schwerwiegende Folgen wie
Leberversagen haben oder Ihr Kind kénnte daran sterben. Mdgliche
Anzeichen flUr eine Schadigung der Leber sind Erbrechen, Gelbsucht
(Gelbfarbung der Haut oder der weiBen Bereicheim Auge) oder verminderte
Wachsamkeit bzw. Reaktionsfahigkeit.

Informieren Sie umgehend den behandelnden Arzt, wenn Sie bei lhrem Kind
Symptome bemerken, die auf eine Leberschadigung hindeuten.

Blutgerinnungsstorungen

Zolgensma® konnte das Risiko einer Blutgerinnungsstérungen in
kleinen BlutgefaBen erhohen (thrombotische Mikroangiopathie).
Dies betrifft im Allgemeinen die ersten zwei Wochen nach
der Behandlung. Diese Blutgerinnsel kdénnen die Nieren lhres
Kindes  beeintrachtigen. Die  thrombotische  Mikroangiopathie
ist schwerwiegend und kann zum Tod flhren. Informieren Sie lhren Arzt
sofort, wenn Sie Symptome oder Anzeichen wie Bluterglsse, Anfalle
(Krampfe) oder eine Abnahme der Harnausscheidung bemerken.
Beobachten Sie diese Symptome und Anzeichen sehr genau, denn eine
abnorme Blutgerinnung (thrombotische Mikroangiopathie) ist ernst und
kann lebensbedrohlich sein, wenn sie nicht behandelt wird.

DIERISIKEN VERSTEHEN |11

Niedrige Blutplittchenzahl

Zolgensma® kann die Anzahl der Blutplattchen verringern
(Thrombozytopenie). Die Félle traten gewohnlich innerhalb der ersten
3 Wochen nach der Infusion mit Zolgensma® auf.

Mogliche Symptome einer niedrigen Thrombozytenzahl, auf die Sie
achten sollten, nachdem lhr Kind Zolgensma® erhalten hat, sind abnormale
Bluterglisse oder Blutungen. Sprechen Sie mit lhrem Arzt, wenn Sie
Symptome wie Bluterglisse oder langer als normal andauernde Blutungen
bemerken, wenn sich Ihr Kind verletzt hat.

Erhohtes Troponin-I

Zolgensma® kann zu erhoéhten Werten von Troponin-I fihren, einem im
Herzmuskel vorkommenden Protein, das auf Schadigungen des Herzens
hinweisen kann. Sie sollten nach der Verabreichung von Zolgensma® an
Ihr Kind auf méglichen Anzeichen von Herzproblemen wie blasse graue
Hautverfarbung, Atembeschwerden, (z. B.schnelle Atmung, Kurzatmigkeit),
Anschwellen der Arme und Beine oder des Bauches achten.

Vor der Behandlung mit Zolgensma® wird bei lhrem Kind eine
Blutuntersuchung durchgeftihrt, um die Leberfunktion, die

Nierenfunktion, die Anzahl der Blutzellen (einschlieBlich roter
Blutkérperchen und Blutplattchen) und die Troponin-I-Werte zu \
prufen. Uber mindestens 3 Monate nach der Therapie werden

bei lhrem Kind regelmaBige Blutuntersuchungen durchgefiihrt
zur Uberwachung der Leberfunktion und der Veranderung der
Anzahl der Blutplattchen und der Troponin-I-Werte. Abhangig von
den Werten und anderen Beschwerden und Symptomen kénnen
weitere Untersuchungen erforderlich sein. Die Dauer dieser
Untersuchungen werden von dem Arzt Ihres Kindes festgelegt .

Weitere Informationen Uber Zolgensma® finden Sie in der Packungsbeilage des
Arzneimittels Ihres Kindes. Zdgern Sie nicht, sich bei Fragen an das medizinische
Team lhres Kindes zu wenden.

FA-11297258 | Datum: November 2024

3=
m
GE]
-
m2
A
mm
22




12| DIERISIKEN VERSTEHEN

Die Risiken Zolgensma® verstehen (Fortsetzung)

Allergien

Zolgensma® darf nicht angewendet werden, wenn lhr Kind allergisch
gegen Zolgensma® oder einen der genannten sonstigen Bestandteile
dieses Arzneimittels ist (Die Inhaltsstoffe sind in Abschnitt 6 der
Packungsbeilage aufgeflihrt, die dem Arzneimittel lhres Kindes beiliegt).

Kortikosteroide

Vor und Nach der Behandlung mit Zolgensma® erhélt Ihr Kind flr einen
bestimmten Zeitraum ein Kortikosteroid, wie beispielsweise Prednisolon
oder ein Aquivalent.

Die Dauer der Kortikosteroidgabe an Ihr Kind nach der Behandlung mit
Zolgensma® hangt von den Leberenzymwerten und anderen Anzeichen
und Symptomen ab und wird vom Arzt lhres Kindes festgelegt. Dieser
Zeitraum betragt mindestens 2 Monate.

Kortikosteroide werden dabei helfen, eine moglichen Anstieg der
Leberenzyme, den |hr Kind nach einer Immunreaktion auf Zolgensma®
entwickeln kénnte, zu kontrollieren. Die Dosierung des Kortikosteroids, die
Ihr Kind erhalt, wird vom Arzt Ihres Kindes anhand des Kérpergewicht Ihres
Kindes ermittelt.

Wahrend der Behandlung mit Kortikosteroiden kann |hr Kind mit neuen
Infektionen oder andere haufige Kinderkrankheiten konfrontiert sein, die die
Anwendung anderer Arzneimittel erfordern kénnen. Vor der Behandlung mit
anderen Arzneimitteln oder wenn Sie Fragen zu Kortikosteroiden haben, ist
eswichtig, dass Sie den Arzt lhres Kindes, die medizinischen Fachkraft oder
den Apotheker/das medizinische Fachpersonal kontaktieren.

Andere Arzneimittel und Zolgensma®

Informieren Sie den Arzt Ihres Kindes oder das medizinische Fachpersonal,
wenn bei lhrem Kind andere Arzneimittel angewendet werden, kurzlich
andere Arzneimittel angewendet worden sind oder beabsichtigt wird,
andere Arzneimittel anzuwenden.

g

DIERISIKEN VERSTEHEN |13

Infektion

lhr Kind kann durch die Verabreichung von Kortikosteroiden ein
geschwachtes Immunsystem haben. Dadurch kénnen Infektionen, die
gesunde Personen abwehren kdnnen, lhr Kind schwer krank machen.

Eine Infektion (z. B. Erkaltung, Grippe oder Bronchiolitis) vor oder nach der
Behandlung mit Zolgensma® kann moglicherweise zu schwerwiegenden
Komplikationen fuhren, die maoglicherweise dringend arztliche Hilfe
erfordern.

Informieren Sie unverziiglich den Arzt Ihres Kindes, wenn Sie feststellen,
dass Ihr Kind eines dieser Symptome entwickelt:

« Husten

- Pfeifendes Atmen
* Niesen

» Laufende Nase

» Halsschmerzen

» Fieber

Vor und nach der Behandlung mit Zolgensma® ist es wichtig, Infektionen
vorzubeugen, indem Sie Situationen vermeiden, die das Risiko einer
Infektion erhéhen kdnnten. Sie und enge Kontaktpersonen lhres Kindes
kénnen dazu beitragen, Infektionen vorzubeugen, indem Sie gute
Handhygiene betreiben, sich beim Husten/Niesen angemessen verhalten
und mdgliche Kontakte einschranken.

FA-11297258 | Datum: November 2024
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Behandlung mit Zolgensma®

Die folgenden Seiten geben lhnen dariiber Auskunft, wie Sie sich auf
den Behandlungstag vorbereiten und was Sie am Behandlungstag
erwarten konnen:

@ Vor der behandlung

@ Am behandlungstag

Nach der Behandlung

FA-11297258 | Datum: November 2024
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1. Vor der behandlung

Umdie Entscheidung zu erleichtern, ob Zolgensma® fiir lhr Kind
geeignetist, fiihrt der Arzt Ihres Kindes vor der Behandlung
Antikorpertests durch.

&

Anti-AAV9-Antikorpertest

Antikérper werden vom kdrpereigenen Immunsystem produziert,
um es vor Erkrankungen zu schitzen. Das Vorkommen bestimmter
Antikorper, sogenannte AAV9- Antikorper, kann bei lhrem Kind eine
Immunreaktion auf Zolgensma® hervorrufen. Der Arzt Ihres Kindes
wird vor der Behandlung einige Tests auf Antikorper durchfiihren,um
zu entscheiden, ob dieses Arzneimittel fur Ihr Kind geeignet ist.

lhr Kind kann erhohte AAV9-Antikorper aufweisen. Bei Neuge-
borenen kann es sich um Antikérper handeln, die wahrend der
Schwangerschaft von der Mutter auf das Kind Gbertragen wurden.
Diese Erhéhungen gehen normalerweise mit der Zeit nach der
Geburt zurtick. Wenn Ihr Kind nach dem ersten Test erhohte AAV9-
Antikérperaufweist, kannes nach einer gewissen Zeiterneut getestet
werden. Sollten Sie dazu Fragen haben, wenden Sie sich bitte an den
Arzt lhres Kindes.

Blutuntersuchungen

Vor der Behandlung mit Zolgensma® wird bei lhrem Kind eine
Blutuntersuchung durchgefihrt, um die Ausgangswerte zu prufen:

« Leberfunktion
Nierenfunktion

- Zahl der Blutzellen (einschlieBlich roter Blutkdrperchen und
Blutplattchen)

 Troponin-I-Werte

Diese Ausgangswerte helfen dem Arzt lhres Kindes, die
Veranderungen der Werte nach der Behandlung zu beurteilen.

AAV, adenoassoziiertes Virus

24
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Kortikosteroide

24 Stunden vor der Anwendung von Zolgensma® erhalt Ihr Kind
Kortikosteroide (Prednisolon oder ein Aquivalent) zum Einnehmen
zur Kontrolle eines moglichen Anstiegs der Leberenzyme.

Die Kortikosteroid-Dosis hangt vom Koérpergewicht lhres Kindes
ab. Der Arzt lhres Kindes wird die erforderliche Gesamtdosis
berechnen. Um zu verhindern, dass lhr Kind die Kortikosteroid-
Dosierung versaumt, informieren Sie den Arzt Ihres Kindes, eine
Pflegekraft, einen Apotheker oder medizinisches Fachpersonal im
Falle von Erbrechen vor der Behandlung mit Zolgensma®.

Infektion

Teilen Sie dem Arzt Ihres Kindes oder dem medizinischen
Fachpersonal vor oder nach der Behandlung mit Zolgensma®
sofort mit, wenn Ihr Kind Anzeichen oder Symptome hat, die auf
eine Infektion hinweisen. Wenn Ihr Kind vor der Behandlung mit
Zolgensma® Anzeichen und Symptome einer Infektion zeigt, muss
die erste Infusion moglicherweise bis zum Abklingen der Infektion
verschoben werden. Wenn Ihr Kind nach der Behandlung mit
Zolgensma® Symptome aufweist, kann dies zu medizinischen
Komplikationen flihren, die moglicherweise dringend eine arztliche
Betreuung erfordern.

Siehe Seite 13 fir Anzeichen einer moglichen Infektion.

Allgemeiner Gesundheitszustand

Vor der Behandlung mit Zolgensma® ist es wichtig, dass der
allgemeine Gesundheitszustand lhres Kindes ausreichend
ist (z. B. Flussigkeitszufuhr und Erndhrungszustand, Abwe-
senheit von Infektionen), andernfalls muss die Behandlung
moglicherweise verschoben werden. Wenn Sie sich Uber
den allgemeinen Gesundheitszustand lhres Kindes vor der
Behandlung mit Zolgensma® Sorgen machen, wenden Sie sich
an den Arzt, das Pflegepersonal oder den Apotheker/anderen
Gesundheitsdienstleister Ihres Kindes.

FA-11297258 | Datum: November 2024
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2. Am Behandlungstag

Der Arzt lhres Kindes oder das medizinische Fachpersonal wird Sie dariiber
informieren, wie der Behandlungstag ablduft und welche Vorbereitungen getroffen
werden miissen.

EINMAL

Prednisolon

Die erste Dosis Kortikosteroide (Prednisolon oder ein Aquivalent)
wurde lhrem Kind 24 Stunden vor der Anwendung von Zolgensma®
gegeben. Siehe Seite 17 fur Informationen zur Kortikosteroidgabe vor der
Behandlung mit Zolgensma®.

Am Tag der Behandlung wird lhr Kind eine zweite Dosis Prednisolon
(oder ein anderes Kortikosteroid) zum Einnehmen erhalten.

Das Kortikosteroid-Dosierungsschema ist wichtig, um einen eventuellen
Anstieg der Leberenzyme zu kontrollieren, und wird nach der Behandlung
noch einige Zeit fortgesetzt. Informationen zur Dosierung von
Kortikosteroiden nach der Behandlung mit Zolgensma® finden Sie auf Seite
20.Umsicherzustellen,dass Ihr Kind die Einnahme des Kortikosteroids nicht
versaumt hat, sollten Sie den Arzt, das Pflegepersonal oder den Apotheker/
anderen Gesundheitsdienstleister Ihres Kindes informieren, wenn lhr Kind
nach Einnahme der Kortikosteroiddosis erbrochen hat.

Zolgensma® wird lhrem Kind nur EINMAL gegeben.
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Zolgensma®-Infusie

Zolgensma® wird lhrem Kind als einmalige, intravendse Infusion
gegeben. Dies beinhaltet das Legen eines vendsen Zugangs bei lhrem
Kind. Zur Sicherheit wird lhrem Kind ein zweiter vendser Zugang gelegt,
falls der primare Zugang blockiert ist. Zolgensma® wird Ihrem Kind von
einem Arzt oder einer medizinischen Fachkraft verabreicht, der/die in
der Behandlung der Erkrankung Ihres Kindes geschult ist. Die Infusion
wird Uber einen Zeitraum von etwa 60 Minuten gegeben.

Die Menge an Zolgensma®, die lhr Kind erhalt, wird vom Arzt anhand
des Kdrpergewichts lhres Kindes ermittelt.

FA-11297258 | Datum: November 2024
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3.Nach der Behandlung

RegelmaiBige Blutuntersuchungen

BEHANDLUNG MIT ZOLGENSMA®| 21

Wie lange lhr Kind im Anschluss an die Behandlung mit /
Zolgensma®im Krankenhaus bleiben muss, wird vom Arzt

lhres Kindesentschieden. Wenn Sie Fragen haben, sprechen

Sie mit dem Arzt lhres Kindes oder dem medizinischen

Fachpersonal.

Nach der Behandlung mit Zolgensma® werden beilhrem Kind regelméBige
/ Blutuntersuchungen durchgefuhrt:

« Leberfunktion - um zu kontrollieren, ob die Leberenzyme erhoéht sind,
werden nach der Behandlung mindestens 3 Monate lang regelmaBige

Verabreichung von Kortikosteroiden nach Zolgensma®

Ihr Kind wird nach der Verabreichung von Zolgensma® etwa zwei Monate
lang taglich mit Kortikosteroiden behandelt oder so lange, bis die erhéhten
Leberenzymwerte Ihres Kindes auf ein akzeptables Niveau gesunken sind.
Die Inrem Kind verabreichte Kortikosteroid-Dosis wird langsam reduziert, bis
die Behandlung vollstandig eingestellt werden kann.

Das medizinische Team lhres Kindes wird entscheiden und erklaren, wann
und wie es die Behandlung fir lhr Kind beendet. Um sicherzustellen, dass
Ihr Kind keine Dosis des Kortikosteroids auslasst, informieren Sie den Arzt,
das Pflegepersonal oder den Apotheker/anderen Gesundheitsdienstleister
Ihres Kindes, wenn es sich erbricht oder die Einnahme (aus welchem Grund
auch immer) nach der Behandlung mit Zolgensma® versaumt. Beenden Sie
die Behandlung mit Kortikosteroiden erst, nachdem Sie dies mit dem Arzt, der
Pflegekraft oder dem Apotheker/anderen Gesundheitsdienstleister lhres
Kindes besprochen haben.

Untersuchungen durchgefihrt. Wenn sich die Leberfunktion Ihres
Kindes nach der Behandlung mit Zolgensma® verschlechtert oder wenn
es Krankheitsanzeichen aufweist, wird lhr Kind sofort untersucht und
engmaschig von seinem Arzt Uberwacht.

 Anzahl der Blutplattchen und Troponin-I-Wert - fir einen bestimmten
Zeitraumwerden diese Werte regelmaBig auf Veranderungen Giberwacht.

Abhangig von den Ergebnissen dieser Blutuntersuchung und anderen
Anzeichen und Symptomen kénnen weitere Untersuchungen erforderlich
sein. Es ist wichtig, dass Sie den Zeitplan fir die Blutuntersuchung strikt
einhalten und alle Anzeichen und Symptome, die lhr Kind nach der
Behandlung entwickelt, unverziglich dem medizinischen Team lhres
Kindes melden.

Hygienepflege

Der Wirkstoff in Zolgensma® kann voribergehend Uber die Exkremente
Ihres Kindes ausgeschiedenwerden. Sie und weitere Betreuungspersonen
sollten nach der Behandlung mit Zolgensma® bis zu mindestens einen

MONAT

Monat lang eine gute Handhygiene befolgen, wie unten beschrieben.

Wenn Sie Fragen zu Kortikosteroiden haben, wenden Sie sich

Tragen Sie Schutzhandschuhe, wenn Sie mit den
Korperflussigkeit (Urin) oder Kérperausscheidung (Stuhl)
lhres Kindes in direkten Kontakt kommen.

anden Arzt, die Pflegekraft oder den Apotheker/anderen A
Gesundheitsdienstleister lhres Kindes.

—

e rae 2 Waschen Sie sich anschlieBend die Hande griindlich
RegelméBige Nachuntersuchungen @ mit Seife und flieBend warmem Wasser oder einem
Nach der Behandlung mit Zolgensma® wird |hr Kind weiterhin regelméaBig von Handreiniger auf Alkoholbasis.
einem erfahrenen Behandlungsteam betreut. Ihr Kind wird je nach Bedarf T
Nachsorgeuntersuchungen haben, z. B. wenn allgemeine Untersuchungen Zur Beseitigung vonverschmutzten Windelnundanderen
anstehen oder falls Ihr Kind unter Nebenwirkungen leidet oder Sie Bedenken AN Abfallensoliten Doppelbeutel benutzt werden. Einwegwindeln
oder Fragen haben. kénnen weiterhinim Hausmillentsorgt werden.

Es ist wichtig, dass Patienten mit SMA eine angemessene Versorgung und
unterstiitzende Pflege bekommen. Besprechen Sie dazu mit dem Arzt Ihres
Kindes, wie das Behandlungsteam |hr Kind weiterhin unterstitzen kann.

Wenn Sie Fragen haben zum Umgang mit den Kérperausschei-

dungenlhres Kindes, wenden Sie sich anden Arzt lhres Kindes, eine
Pflegekraft, einen Apotheker oder medizinisches Fachpersonal.

SMA, Spinale Muskelatrophie FA-11297258 | Datum: November 2024
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3. Nach der Behandlung (Fortsetzung)

Unterstiitzende Behandlung Wann Sie einen Arzt aufsuchen sollten
Zolgensma® liefert eine voll funktionsfahige Kopie des SMN-Gens, doch Ihr Kind hat
weiterhin SMA.
Folgende weitere MaBnahmen kénnen in der SMA-Therapie unterstiitzend eingesetzt
werden: .
BEGEBEN SIE SICHIN ARZTLICHE NOTFALL-
o) BEHANDLUNG, WENN EINE DER FOLGENDEN
/>\g ﬁ O SYMTOME BEIIHREM KIND AUFTRITT
Orthopédische Physiotherapeutische Ernahrungs-
Behandlungen Behandlungen unterstuitzung ¢ Blutergiisse oder Blutungen, die langer als Ublich andauern, wenn
Ihr Kind verletzt wurde: Dies kdnnen Anzeichen flr eine niedrige
Blutplattchenzahl sein (Thrombozytopenie).
% / ¢ Vermehrt auftretende Blutergiisse, Krampfanfille (Anfille),
2 s ) Abnahme der Urinausscheidung - dies kénnen Anzeichen einer
D) Blutgerinnungsstorung  in  kleinen  BlutgefaBen  (thrombotische
Beatmung, z.B. Vorbeugung von Unterstiitzung zum Mikroangiopathie) sein. Auf diesg Anzeichen und Symptome
durch eine Atemwegsinfektionen, Freimachen der ist besonders zu achten, da eine abnormale Blutgerinnung
Schlafmaske (z.B. Vorbeugung von Grippe Atemwege lebensbedrohlich sein kann, wenn sie nicht behandelt wird.
und Lungenentziindung » Erbrechen, Gelbsucht (Gelbfarbung der Haut oder der weien
durch Impfungen) Bereiche im Auge) oder verminderte Wachsamkeit - dies kdnnen

Anzeichen fir eine Schadigung der Leber sein (u. a. Leberversagen).

» Blassgraue oderblaue Hautfarbe, Atembeschwerden (z.B.schnelle
Atmung, Kurzatmigkeit), Schwellungen der Arme und Beine oder des

. . v Bauches - dies kdnnen Anzeichen fir mogliche Herzprobleme sein.
Sprechen Sie mit lhrem neuromuskulédren . .
¢ Husten, pfeifendes Atmen, Niesen, laufende Nase, Halsschmerzen

oder Fieber - dies kdnnen Anzeichen flr eine Infektion sein (z. B.
Erkaltung, Grippe oder Bronchiolitis).

Spezialisten liber die unterstiitzenden MaBnahmen,
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Kontaktdaten des Arztes Lokale Patientenvereinigungen

Ihr Kind wird auch nach der Zolgensma®-Infusion von einem medizinischen Fachteam Weltweit gibt es zahlreiche Patientenvereinigungen, die Ihnen und Ihrem Kind mit SMA
Uberwacht. Wenn Sie Bedenken haben und mit dem Arzt oder dem Behandlungsteam helfen kdnnen. Sie kdnnen Informationen Uber SMA, aktuelle Forschungsergebnisse
lhres Kindes sprechen mochten, verwenden Sie bitte das folgende Formular, um die und Unterstlitzung durch die Gemeinschaft bieten. Sprechen Sie mit dem Arzt oder dem
Kontaktdaten zu notieren. Behandlungsteam Ihres Kindes, um Informationen Gber Gruppenin lhrer Nahe zu erhalten.

Name

Funktion

Telefonnummer

E-mail

Name

Funktion

Telefonnummer

E-mail

Name

Funktion

Telefonnummer

E-mail

Name

Funktion

Telefonnummer

E-mail
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Glossar

Adenoassoziiertes Virus 9 (AAV9)

Adenoassoziiertes Virus 9 (AAV9) ist eine Virusvariante, welche beim Menschen keine
Krankheiten verursacht. Bei Zolgensma® wird das SMN-Gen in dieses veranderte Virus
(AAV9) verpackt undin die Zellen eingebracht.

Antikorper

Antikérper werden vom kérpereigenen Immunsystem produziert, um den Kdrper vor
Krankheiten zu schitzen. Jeder Antikorpertyp ist einzigartig und verteidigt den Kérper
gegen eine bestimmte Art von Krankheit.

Atrophie
Atrophie bedeutet verkimmern oder schrumpfen. Zum Beispiel wird ein Muskel, der
verkimmert, als atrophierter Muskel bezeichnet.

Desoxyribonukleinsédure (DNA)

DNA steht flr Desoxyribonukleinsaure. In Form von DNA sind die Erbinformationen des
Menschen und fast aller anderen Organismen gespeichert. Fast jede Zelle des Korpers hat
die gleiche DNA.

Gene
Gene sind eine Reihe von Anweisungen, die dem Kdérper sagen, wie er Proteine produzieren
soll. Gene treten paarweise auf: Von jedem Elternteil wird je eine Kopie vererbt.

Gentherapie

Gentherapie ist eine Moglichkeit, das Fortschreiten einer Krankheit mithilfe von Genen
zu behandeln oder zu verhindern. Es gibt verschiedene Arten der Gentherapie, die auf
unterschiedliche Weise funktionieren. Dazu gehéren das Ersetzen oder Reparieren
fehlender oder fehlerhafter Gene, das Hinzufligen eines neuen Gens, damit ein anderes
Medikament besser wirkt, oder das Stoppen des Ablesen eines Gens, das zu viel von einem
Protein produziert, das dann flr den Kérper giftig wird.

Genetische Erkrankung

Eine Erkrankung, die durch ein fehlerhaftes oder fehlendes Gen verursacht wird.
Genetische Erkrankungen werden meist vererbt. SMA ist ein Beispiel fir eine genetische
Erkrankung.

Hirnstamm

Der Hirnstamm ist ein Teil des Gehirns, der wichtige Funktionen im Korper untersttitzt, wie
etwa Atmung und Schlaf. Der Hirnstamm verbindet das Rickenmark mit dem Rest des
Gehirns.

Intravendse Infusion
Eine Infusion, welche tber einen Katheter (Kunststoffschlauch), mit einer Nadel In die Vene
eingefuhrt wird.

GLOSSAR|27

Kortikosteroide

Kortikosteroide sind eine Art von Medikamenten, die eine Immunreaktion unterdriicken.
Die Gabe von Kortikosteroiden soll einen maglichen Anstieg der Leberenzyme nach der
Behandlung mit Zolgensma® kontrollieren.

Motorneuron

Diese spezialisierten motorischen Nervenzellen leiten die Signale vom Gehirn zu den
Muskeln um Bewegungen zu kontrollieren. Man unterscheidet das obere Motoneuron,
das die Signale vom Gehirn zu Hirnstamm und Rickenmark leitet, sowie das untere
Motoneuron, das die Signale vom oberen Motoneuron zu den Muskeln leitet.

Nebenwirkungen
Eine Nebenwirkungist eine sekundare, meist unerwinschte Wirkung eines Medikaments.

Prednisolon
Prednisolonist ein Kortikosteroid, welches hilft,einenmdglichen Anstiegder Leberenzyme
nach der Behandlung mit Zolgensma® zu kontrollieren.

Protein

Proteine sind wichtige Bausteinen, die an fast jeder Funktion im Korper beteiligt sind.
Proteine helfen beim Aufbau der Koérperzellen und unterstitzen die Zellen beim Transport
und der Produktion wichtiger Substanzen, bei der Reparatur und beim Uberleben.

SMA (spinale Muskelatrophie)

Spinale Muskelatrophie (SMA) ist eine seltene Krankheit, bei der die Muskeln allméahlich
schwacher werden, weil spezialisierte Nervenzellen im Korper, die die Muskelbewegung
steuern,sogenannte Motoneuronen,aufhérenzuarbeiten. Die Motoneuronenverkiimmern
und héren auf zu arbeiten, weil nicht genug SMN-Protein zur Verfligung steht.

SMN1-Gen

Das SMN1-Gen ist das primare SMN-Gen, das SMN-Protein produziert, welches die
Motoneuronenbenétigen, umrichtig zu funktionieren. BeiMenschen mit SMA fehlen beide
Kopien dieses Gens oder sind fehlerhaft. Dies bedeutet, dass die Zellen des Kérpers nicht
inder Lage sind, genligend SMN-Protein zu produzieren.

SMN2-Gen
DasSMN2-Genfungiertals “Aushilfs-Gen““zur Unterstlitzungder SMN-Proteinproduktion.
SMN2 produziert nur geringe Mengen an funktionalem SMN-Protein.

SMN-Protein (Survival Motor Neuron)

Das SMN-Protein wird von den Motoneuronen benétigt, damit sie richtig funktionieren und
Uberleben. Ohne ausreichend SMN-Protein verkiimmern die Motoneurone und héren auf
zu arbeiten. SMN-Protein wird vom Korper aus dem SMN-Gen hergestellt.

Thrombozyten
Thrombozyten sind Blutzellen, die flr die Blutgerinnung sorgen.

FA-11297258 | Datum: November 2024
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Nebenwirkungen melden

Wenn bei lhrem Kind Nebenwirkungen auftreten, wenden

Sie sich an den Arzt oder das medizinische Fachpersonal

Ihres Kindes. Dies gilt auch fliir mégliche Nebenwirkungen,

die nicht in der Packungsbeilage aufgefiihrt sind. Sie kbnnen
Nebenwirkungen auch direkt melden (siehe Details unten). Indem
Sie Nebenwirkungen melden, kénnen Sie dazu beitragen, dass
mehr Informationen Uber die Sicherheit dieses Arzneimittels zur
Verflugung gestellt werden.

In Belgien

Foderalagentur fir Arzneimittel und Gesundheitsprodukte
www.afmps.be

Abteilung Vigilanz:

Website: www.notifieruneffetindesirable.be

e-mail: adr@fagg-afmps.be

In Luxemburg

Centre Régional de Pharmacovigilance de Nancy oder Abteilung
Pharmazie und Medikamente (Division de la pharmacie et des
médicaments) der Gesundheitsbehorde in Luxemburg

Website : www.guichet.lu/pharmakovigilanz

Dieser Leitfaden wurde von Novartis Pharma S.A. erstellt. Die bereitgestellten
Informationen dienen ausschlieBlich der Aufklarung und ersetzen nicht das Gesprach
mit Ihrem Arzt oder medizinischem Fachpersonal. Die Informationen beziehen sich
auf spinale Muskelatrophie und sind als allgemeiner Uberblick gedacht.
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