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Guia para el cuidador
sobre el tratamiento
con YZolgensma
(onasemnogén
abeparvovec)

Informacion sobre prevencion de riesgos acordada
con la Agencia Espariola de Medicamentos y Productos Sanitarios (AEMPS).

Junio 2023

Disponible en la web de la AEMPS www.aemps.gob.es

(V) Este medicamento esté sujeto a seguimiento adicional, es importante comunicar los efectos adversos
que pudiera tener el paciente. Puede consultar la forma de hacerlo en el prospecto del medicamento.



¢Qué esla AME?

La atrofia muscular espinal (AME) es una enfermedad rara, grave y hereditaria.
La AME se produce cuando falta un gen necesario para fabricar una proteina
esencial llamada «de supervivencia de la motoneurona» (SMN) o bien se tiene
una version anomala del mismo. La falta de la proteina SMN provoca la muerte
de los nervios que controlan los musculos (motoneuronas). Esto hace que los musculos
se debiliten y se desgasten, con la consiguiente pérdida de movimiento y dificultad
en funciones como la respiracion, la deglucidn, la alimentacion y el habla.

¢Como funciona Zolgensma?

Este medicamento no cambia el ADN de su

hijo, sino que sustituye la funcién del gen SMN
defectuoso o ausente. Actlia suministrando una
copia funcional del gen SMN gque ayuda al cuerpo
a producir una cantidad suficiente de proteina
SMN. La copia del gen SMN llega a las células
donde se necesita mediante un vehiculo de
entrega de genes conocido como «vector».




Riesgos de Zolgensma

SISUHIJO EXPERIMENTA ALGUN EFECTO
ADVERSO, CONSULTE INMEDIATAMENTE

AL MEDICO DE SU HIJO, ENFERMERO
U OTRO PROFESIONAL SANITARIO

Antes de ser tratado con Zolgensma, es importante que su hijo tenga un estado

de salud general adecuado; de lo contrario, es posible que sea necesario posponer
el tratamiento. Esto incluye un nivel adecuado de hidratacion, nutricion y ausencia
de infeccion activa.

Problemas hepaticos

Antes de que se administre este medicamento a su hijo, indique al
equipo médico que le atiende si tiene o ha tenido algun problema
hepatico.

En algunas circunstancias, Zolgensma puede danar el higado de
su hijo y afectar a su funcionamiento. El dafio hepatico puede llegar
a ser grave, incluso desencadenarse un fallo hepatico o la muerte.

Informe a su médico inmediatamente o busque atencion médica
urgente si su hijo presenta sintomas de dafo hepatico, como
por ejemplo:

» vOmitos

« ictericia (la piel del cuerpo o el blanco de los ojos se pone
de color amarillo)

» disminucion del estado de alerta o consciencia de su hijo

Antes de administrar Zolgensma a su hijo, le realizaran un analisis
de sangre para comprobar que su higado funciona correctamente.

A su hijo se le realizaran analiticas periodicas hasta al menos tres
meses tras la perfusion para monitorizar cualquier cambio en la
funcion hepatica. Segun el resultado de dichas analiticas, puede
que se necesite realizar otro tipo de pruebas.

Antes de iniciar el tratamiento y durante al menos 2 meses tras
la perfusion, su hijo recibira tratamiento con algin medicamento
del tipo corticosteroide (como por ejemplo la prednisolona) para
controlar los posibles efectos de Zolgensma en el higado.

Informe a su médico si su hijo vomita antes o después del
tratamiento con Zolgensma, para asegurarse que no vomita la
dosis de corticosteroide.



Coagulacion anémala

Zolgensma puede aumentar el riesgo de experimentar problemas
de coagulacion en los vasos sanguineos pequeios (su término
médico es microangiopatia trombética), que ocurren generalmente
en las dos primeras semanas después de la perfusion.

Informe a su médico inmediatamente o busque atencion médica
urgente si a su hijo:

* le aparecen moratones con facilidad
« sufre convulsiones (ataques)

« disminuye la produccién de orina (moja menos los panales
0 va menos al bafio)

Debe prestarse mucha atencion a estos signos/sintomas, ya que
la coagulacion sanguinea andémala (microangiopatia trombética)
es grave y puede poner en peligro la vida si no se trata.

Zolgensma puede bajar el recuento de plaquetas
(trombocitopenia). La trombocitopenia ocurre, generalmente, en
las dos primeras semanas tras la perfusion. Hable con su médico
si observa que, cuando su hijo se golpea o se corta, los hematomas
o sangrados duran mas de lo normal.

A su hijo se le realizaran analisis de sangre periédicos, durante
al menos 3 meses tras la perfusion, para detectar una posible
disminucion de plaquetas, que son las células encargadas del
proceso de coagulacion. Dependiendo del resultado de dichos
analisis y de otros posibles sintomas/signos, puede que a su hijo
se le realicen otro tipo de pruebas.

Infecciones

Es importante prevenir las infecciones antes y después de
administrar Zolgensma, evitando situaciones que pueden aumentar
el riesgo de que su hijo sufra una infeccion. Tanto usted, como
las personas cercanas a su hijo, pueden ayudar a prevenir las
infecciones, siguiendo normas, como por ejemplo, una buena
higiene de manos, taparse la boca al toser/estornudar, limitar

el contacto con otras personas.

Informe al médico de su hijo de inmediato si advierte que el

nino presenta alguno de estos sintomas/signos de cualquier
tipo de infeccion: tos, pitos al respirar/falta de aire, estornudos,
rinitis, dolor de garganta, fiebre u otros sintomas compatibles de
infeccion antes de la perfusion ya que es posible que haya que
retrasar la perfusion hasta que la infeccién haya desaparecido.

Informe al médico también si dichos sintomas/signos ocurren
tras la administracion de Zolgensma ya que puede dar lugar a
complicaciones que pueden requerir atencion médica inmediata.



Datos de contacto del médico Asociaciones locales

Un equipo de profesionales sanitarios seguira monitorizando a su hijo tras la Existen numerosos grupos de asociaciones de pacientes en
perfusion. Si tiene alguna duda y desea hablar con el médico o equipo médico todo el mundo que pueden ayudar a pacientes con AME. Pueden
de su hijo, puede utilizar el siguiente formulario para anotar sus datos de proporcionarle informacion sobre la atrofia muscular espinal, las
contacto: investigaciones mas recientes y darle apoyo. Hable con el médico

o con el equipo médico para que le proporcione informacion sobre
las asociaciones locales.

Nombre

Cargo

Para mas informacion visite la pagina web
de la Fundacion Atrofia Muscular Espinal (AME) - FUNDAME

https://www.fundame.net/

Nombre

Cargo

Numero

Nombre

Cargo

Numero

e-mail

Nombre

Cargo
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Comunicacion de efectos adversos

Si su hijo experimenta cualquier tipo de efecto adverso, consulte a su meédico o farmaceéutico, incluso
sisetratade posibles efectosadversos que noaparecenenestaguiaoenelprospecto. Tambiénpuede
comunicarlos directamente a través del Sistema Espafnol de Farmacovigilancia de Medicamentos
de Uso Humano (www.notificaRAM.es).
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