Indleegsseddel: Information til brugeren

Zolgensma® 2 x 10* vektorgenomer/ml infusionsveeske, oplgsning
onasemnogene abeparvovec

W Dette leegemiddel er underlagt supplerende overvagning. Dermed kan der hurtigt tilvejebringes nye
oplysninger om sikkerheden. Du kan hjzlpe ved at indberette alle de bivirkninger, dit barn far. Se sidst
i afsnit 4, hvordan du indberetter bivirkninger.

Laes denne indleegsseddel grundigt, inden dit barn far dette leegemiddel, da den indeholder

vigtige oplysninger.

- Gem indlaegssedlen. Du kan fa brug for at lzese den igen.

- Sparg barnets laege eller sygeplejersken, hvis der er mere, du vil vide.

- Kontakt barnets leege eller sygeplejersken, hvis dit barn far bivirkninger, herunder bivirkninger,
som ikke er naevnt i denne indleegsseddel. Se afsnit 4.

Se den nyeste indlegsseddel pa www.indlaegsseddel.dk.

Oversigt over indlaegssedlen
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1. Virkning og anvendelse

Hvad er Zolgensma?
Zolgensma er en type medicin, der kaldes for genterapi”. Den indeholder det aktive stof
onasemnogene abeparvovec, som indeholder humant genetisk materiale.

Hvad bruges Zolgensma til?
Zolgensma bruges til at behandle spaedbgrn og smabgrn, som har en sjelden, alvorlig, nedarvet
tilstand, der kaldes for ”’spinal muskelatrofi” (SMA).

Hvordan virker Zolgensma?

SMA opstar, nar der mangler eller findes en unormal version af et gen, som skal bruges til at
producere et vigtigt protein, der hedder ‘survival motor neuron” (SMN)-protein. Mangel pa SMN-
protein medfarer, at nerver, som kontrollerer musklerne (motorneuroner), der. Dette medfarer, at
musklerne gradvist sveekkes og svinder ind med tab af beveaegelsesevnen til sidst.

Zolgensma virker ved at tilfgre en fuldt funktionsdygtig kopi af SMN-genet, som derefter hjelper
kroppen med at producere tilstreekkeligt SMN-protein. Genet tilfagres i de celler, hvor der er behov for
det, med anvendelse af en modificeret virus, som ikke forarsager sygdom hos mennesker.

2. Det skal du vide, for dit barn begynder at fa Zolgensma

Brug IKKE Zolgensma
Dit barn ma IKKE fa Zolgensma, hvis det er allergisk over for onasemnogene abeparvovec eller et af
de gvrige indholdsstoffer i dette legemiddel (angivet i afsnit 6).

Advarsler og forsigtighedsregler
Dit barns leege vil udfare antistoftests inden behandlingen for at kunne beslutte, om dette leegemiddel
er egnet til barnet.


http://www.indlaegsseddel.dk/

Leverproblemer
Forteel det til barnets laege eller sygeplejerske, inden barnet far dette leegemiddel, hvis barnet har haft

problemer med sin lever. Zolgensma kan medfgre en immunreaktion, som kan fare til en stigning i
enzymer, der produceres af leveren.

Dit barn vil fa taget en blodprgve for at kontrollere leverfunktionen, inden behandling med Zolgensma
gar i gang. Barnet vil ogsa regelmassigt fa taget blodpraver i mindst 3 maneder efter behandlingen for
at holde gje med eventuelle stigninger i leverenzymer.

Luftvejsinfektion

Hvis dit barn far en luftvejsinfektion (fx en forkelelse, influenza eller bronchiolitis) far eller efter
behandling med Zolgensma, kan det muligvis fare til andre og mere alvorlige komplikationer. De tegn
pa en eventuel virusinfektion i luftvejene, du skal holde gje med hos barnet, er blandt andet hoste,
hveesende vejrtraekning, nysen, nase, der lgber, gmhed i halsen eller feber. Forteal det straks til barnets
leege, hvis du bemaerker et eller flere af disse symptomer hos barnet.

Regelmaessige blodprgver

Zolgensma kan sanke antallet af blodplader (thrombocytopeni). De mulige tegn pa et lavt antal
blodplader, du skal holde gje med, efter at dit barn har faet Zolgensma, er blandt andet unormale bla
meerker eller blgdning (se afsnit 4 for mere information).

Zolgensma kan medfgre forhgjede niveauer af et hjert/kar specifikt protein, der kaldes for troponin-
I”, og som kan veere tegn pa beskadigelse af hjertet. De mulige tegn, du skal holde gje med, efter at dit
barn har faet Zolgensma, er blandt andet en svagt gra/bla hudfarve, vejrtreekningsbesveer, hevede
lemmer eller udspilet mave (se afsnit 4 for mere information).

Dit barn vil fa taget en blodpreve for at kontrollere niveauet af blodplader og troponin-I, inden
behandling med Zolgensma gar i gang. Barnet vil ogsa regelmassigt fa taget blodpraver i et stykke tid
efter behandlingen for at holde gje med eventuelle &ndringer i niveauerne af blodplader og troponin-I.

Brug af anden medicin sammen med Zolgensma
Fortael det altid til dit barns lzege eller sygeplejersken, hvis barnet tager anden medicin, for nylig har
taget anden medicin eller planleegger at tage anden medicin.

Prednisolon

Dit barn vil ogsa fa et legemiddel, der hedder prednisolon, i et stykke tid (se ogsa afsnit 3) som en del
af behandlingen med Zolgensma. Dette er en type medicin, der kaldes for et "kortikosteroid’, og som
vil afhjaelpe en eventuel stigning i leverenzymer, som barnet kan udvikle efter at have faet Zolgensma.
Barnets lzege vil beslutte, om barnet skal have prednisolon eller et andet kortikosteroid.

Vaccinationer

Da kortikosteroider kan pavirke kroppens immunsystem, vil dit barns la&ege muligvis beslutte at
udseette nogle vaccinationer af barnet, mens det far behandling med prednisolon/kortikosteroider.
Sperg barnets laege eller sygeplejersken, hvis der er noget, du er i tvivl om.

Zolgensma indeholder natrium

Dette leegemiddel indeholder 4,6 mg natrium pr. ml, svarende til 0,23% af den af WHO anbefalede
maksimale daglige indtagelse af 2 g natrium for en voksen. Hvert 5,5 ml heatteglas indeholder 25,3 mg
natrium, og hvert 8,3 ml hatteglas indeholder 38,2 mg natrium.

Ekstra information til forseldre/omsorgsperson

Fremskreden SMA

Zolgensma kan redde levedygtige motorneuroner, men redder ikke dgde motorneuroner. Bgrn med
mindre alvorlige symptomer pd SMA (for eksempel mangel pa reflekser eller nedsat muskeltonus) kan
have nok levende motorneuroner til at opna en betydelig fordel af behandling med Zolgensma.




Zolgensma virker muligvis ikke sa godt hos bgrn med sveer muskelsveaekkelse, lammelse eller
vejrtraekningsproblemer, eller som ikke kan synke, eller hos bgrn, der har en markant misdannelse (for
eksempel hjertefejl), herunder patienter med SMA type 0, da disse symptomer indebeerer begranset
potentiel forbedring efter behandling med Zolgensma. Dit barns laege vil beslutte, om barnet skal have
dette leegemiddel.

Grundig hygiejne

Det aktive stof i Zolgensma kan midlertidigt udskilles gennem affaldsstoffer fra barnets krop.
Foreeldre og omsorgspersoner skal falge god handhygiejne i op til 1 maned, efter at barnet har faet
Zolgensma. Brug beskyttelseshandsker ved direkte kontakt med barnets kropsvasker eller
affaldsstoffer, og vask haenderne grundigt bagefter med sabe og rindende varmt vand eller spritbaseret
handdesinfektionsmiddel. Der bar bruges dobbelte poser til brugte bleer og andet affald. Engangsbleer
kan kasseres sammen med husholdningsaffaldet.

Du skal fglge disse instruktioner i mindst 1 maned efter barnets behandling med Zolgensma. Sperg
barnets laege eller sygeplejersken, hvis der er noget, du er i tvivl om.

3. Sadan gives Zolgensma

Zolgensma vil blive givet til dit barn af en laege eller sygeplejerske, som er uddannet i behandlingen af
barnets tilstand.

Barnets laege vil beregne, hvilken maéngde Zolgensma barnet skal have, afhangigt af barnets veegt.
Dosen males i enheder, som kaldes for vektorgenomer.

Den anbefalede dosis er 1,1 x 10 vektorgenomer pr. kilo legemsvagt. Barnet vil fa dosen intravengst
(i en blodare) som en enkelt infusion (drop) i et tidsrum pa cirka 1 time.

Dit barn vil kun fa Zolgensma EN gang.

Dit barn vil ogsa fa behandling med prednisolon (eller et andet kortikosteroid) gennem munden, der
starter 24 timer inden behandlingen med Zolgensma. Dosis af kortikosteroidet vil ogsa afhange af
barnets veegt. Den anbefalede dosis prednisolon er 1 mg pr. kilo legemsvaegt pr. dag. Barnets leege vil
beregne den samlede dosis, som skal gives.

Dit barn vil fa behandling med et kortikosteroid dagligt i cirka 2 maneder efter doseringen med
Zolgensma, eller indtil barnets forhgjede niveau af leverenzymer falder til et acceptabelt niveau. Den
dosis kortikosteroid, dit barn far, vil blive reduceret langsomt, indtil behandlingen kan ophgre helt.
Barnets lzege vil forklare, hvornar og hvordan denne behandling af barnet afbrydes.

Sparg barnets leege eller sygeplejersken, hvis du har spargsmal vedrgrende behandlingen med
Zolgensma eller prednisolon.

4. Bivirkninger
Dette leegemiddel kan som alle andre leegemidler give bivirkninger, men ikke alle far bivirkninger.

Sag straks lege, hvis dit barn far en eller flere af fglgende alvorlige bivirkninger, som er almindelige

(dvs. kan ramme op til 1 ud af 10 patienter):

o bla maerker eller blgdning i lzengere tid end normalt, hvis barnet er kommet til skade. Det kan
veere tegn pa et lavt niveau af blodplader

o svagt gra eller bla hudfarve, vejrtraekningsbesveer (fx hurtig vejrtreekning, stakandethed),
haevede lemmer eller udspilet mave. Dette kan alt sammen veere tegn pa mulige problemer med
hjertet



Forteel det til barnets laege eller sygeplejersken, hvis dit barn far andre bivirkninger. Disse kan omfatte:

Meget almindelig (kan ramme mere end 1 ud af 10 personer)
o stigninger i leverenzymer (transaminaser), som kan pavises i blodpraver

Almindelig (kan ramme op til 1 ud af 10 personer):
o stigninger i leverenzymer (aspartataminotransferase, alaninaminotransferase), som kan pavises i

blodpraver
o opkastning
o feber

Indberetning af bivirkninger

Huvis dit barn oplever bivirkninger, bar du tale med barnets leege eller sygeplejersken. Dette geelder
ogsa mulige bivirkninger, som ikke er medtaget i denne indlaegsseddel. Du kan ogsa indberette
bivirkninger direkte til Leegemiddelstyrelsen via de oplysninger, der fremgar herunder.

Leegemiddelstyrelsen

Axel Heides Gade 1

DK-2300 Kgbenhavn S

Websted: www.meldenbivirkning.dk

Ved at indrapportere bivirkninger kan du hjelpe med at fremskaffe mere information om sikkerheden
af dette leegemiddel.

5. Opbevaring

Brug ikke leegemidlet efter den udlgbsdato, der star pa hetteglassets etiket og kartonen efter EXP.
Udlgbsdatoen er den sidste dag i den naevnte maned.

Haetteglassene vil blive transporteret nedfrosset (ved eller under -60 °C).

Efter modtagelse skal hatteglassene straks seettes i kaleskab ved 2 °C til 8 °C i den originale karton.
Behandling med Zolgensma skal starte inden for 14 dage efter modtagelse af hatteglassene.

6. Pakningsstarrelser og yderligere oplysninger

Zolgensma indeholder:

- Aktivt stof: onasemnogene abeparvovec. Hvert hatteglas indeholder onasemnogene
abeparvovec med en nominel koncentration pa 2 x 10 vg/ml.

- @vrige indholdsstoffer: tromethamin, magnesiumchlorid, natriumchlorid, poloxamer 188,
saltsyre (til justering af pH) og vand til injektionsveesker.

Udseende og pakningsstarrelser
Zolgensma er en klar til let uigennemsigtig, farvelgs til svagt hvid infusionsvaske, oplgsning.

Zolgensma fas i hatteglas med en nominel pafyldningsvolumen pa enten 5,5 ml eller 8,3 ml. Hvert
haetteglas er kun til engangsbrug.

Hver karton indeholder mellem 2 og 14 heetteglas.

Indehaver af markedsfaringstilladelsen
Novartis Gene Therapies EU Limited
Block B, The Crescent Building
Northwood, Santry

Dublin 9


http://www.meldenbivirkning.dk/

D09 C6X8
Irland
TIf.:+353 (1) 566-2364

Fremstiller

Almac Pharma Services Limited
Finnabair Industrial Estate
Dundalk, Co. Louth

A91 POKD

Irland

Hvis du gnsker yderligere oplysninger om dette leegemiddel, skal du henvende dig til indehaveren af
markedsfaringstilladelsen.

Denne indleegsseddel blev senest eendret 10/2020

Dette laegemiddel er godkendt under “betingede omstendigheder”. Det betyder, at der forventes
yderligere dokumentation for lsegemidlet. Det Europziske Laegemiddelagentur vil mindst en gang om
aret vurdere nye oplysninger om leegemidlet, og denne indleegsseddel vil om ngdvendigt blive
ajourfart.

Andre informationskilder
Du kan finde yderligere oplysninger om dette leegemiddel pa Det Europeiske Legemiddelagenturs

hjemmeside http://www.ema.europa.eu. Der er ogsa links til andre websteder om sjeldne sygdomme
og om, hvordan de behandles.

Nedenstaende oplysninger er til laeger og sundhedspersonale:
Vigtigt: Laes produktresuméet inden anvendelse.
Hvert heetteglas er kun til engangsbrug.

Dette legemiddel indeholder genetisk modificerede organismer. De lokale retningslinjer for
handtering af biologisk affald skal falges.

Handtering
o Zolgensma skal handteres aseptisk under sterile betingelser.

o Personligt beskyttelsesudstyr (der skal omfatte handsker, beskyttelsesbriller, laboratoriekittel og
@rmer) skal anvendes under handtering og administration af Zolgensma. Personale med rifter
eller snitsar pa huden ma ikke arbejde med Zolgensma.

o Alle spild af Zolgensma skal aftarres med absorberende gaze, og spildomradet skal desinficeres
med en blegemiddeloplgsning efterfulgt af alkoholveedede servietter. Alle rengaringsmaterialer
skal dobbeltemballeres og bortskaffes i overensstemmelse med lokale retningslinjer for
handtering af biologisk affald.

o Alle materialer, der kan have veret i kontakt med Zolgensma (fx hetteglas, alle
injektionsmaterialer, herunder sterile afdeekninger og kanyler) skal bortskaffes i
overensstemmelse med de lokale retningslinjer for handtering af biologisk affald.

Utilsigtet eksponering
Utilsigtet eksponering for onasemnogene abeparvovec skal undgas.

Hvis produktet kommer pa huden, skal det bergrte omrade renggres grundigt med saebe og vand i
mindst 15 minutter. Hvis produktet kommer i gjnene, skal det berarte omrade skylles grundigt med
vand i mindst 15 minutter


http://www.ema.europa.eu/

Opbevaring
Heetteglassene vil blive transporteret nedfrosset (ved eller under -60 °C). Efter modtagelse skal

haetteglassene straks seettes i kgleskab ved 2 °C til 8 °C i den originale karton. Behandling med
Zolgensma skal starte inden for 14 dage efter modtagelse af heetteglassene. Datoen for modtagelse skal
markeres pa den originale karton, inden produktet settes i kaleskab.

Klargering
Heetteglassene skal optas inden brug:

o Pakninger med op til 9 haetteglas skal optgs i cirka 12 timer i kagleskab (2°C til 8°C) eller 4 timer
ved stuetemperatur (20°C til 25°C).

o Pakninger med op til 14 hetteglas skal optes i cirka 16 timer i kaleskab (2°C til 8°C) eller
6 timer ved stuetemperatur (20°C til 25°C).

Zolgensma ma ikke anvendes, medmindre det er optget.
Dette leegemiddel ma ikke genfryses, efter at det er opteet.
Zolgensma svinges forsigtigt rundt efter optening. Ma IKKE omrystes.

Brug ikke dette leegemiddel, hvis du kan se partikler eller misfarvning, nar det frosne produkt er optget
og inden administration.

Efter optgning skal Zolgensma administreres hurtigst muligt.

Administration ]
Zolgensma ma kun gives EN gang til patienterne.

Dosis af Zolgensma og det pracise antal haetteglas, der skal bruges til hver patient, beregnes efter
patientens vaegt (se produktresuméets punkt 4.2 og 6.5).

Treek hele dosismangden ind i injektionsspragjten, nar Zolgensma skal administreres. Nar
dosismengden er trukket op i injektionssprgjten, skal den administreres inden for 8 timer. Fjern
eventuel luft i injektionssprajten, og klarger infusionsposen inden administration til patienten via den
intravengse infusion gennem et venekateter. Indfering af et sekundert kateter (‘reservekateter”)
anbefales i tilfeelde af, at der opstar blokering i det primzre kateter.

Zolgensma skal administreres med sprgjtepumpen som en enkelt langsomintravengs infusion i cirka
60 minutter. Det ma kun administreres som en intravengs infusion. Det ma ikke administreres som en
hurtig intravengs injektion eller bolus. Slangen skal skylles med saltvand, nar infusionen er ferdig.

Bortskaffelse
Ikke anvendt leegemiddel samt affald heraf skal bortskaffes i henhold til lokale retningslinjer for
handtering af biologisk affald.

Der kan forekomme midlertidig udskillelse af Zolgensma, fortrinsvis gennem kroppens affaldsstoffer.

Omsorgspersoner og patientens familie skal informeres om falgende instruktioner til korrekt

handtering af patientens kropsvesker og affaldsstoffer:

o God handhygiejne (brug af beskyttelseshandsker og grundig vask af haeenderne med sabe og
rindende varmt vand eller spritbaseret handdesinfektionsmiddel bagefter) er pakraevet i tilfelde
af direkte kontakt med patientens kropsvasker og affaldsstoffer. Dette gar sig geeldende i
mindst 1 maned efter behandling med Zolgensma.

o Engangsbleer skal forsegles i dobbelte plastposer og kan kasseres sammen med
husholdningsaffaldet.



