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Zolgensma® (Onasemnogen-Abeparvovec)

Zolgensma® (Onasemnogen-
Abeparvovec)

Informationen zur sicheren Anwendung

Die hier zur Verfugung gestellten Informationen sollen eine sichere und effektive
Anwendung von Zolgensma unterstitzen und sicherstellen, dass Arzte und Apotheker sowie
Patienten die besonderen Anforderungen fur die Anwendung des Arzneimittels kennen und
bertcksichtigen.

Dabei stellt das Educational Material, das auch als behordlich beauflagtes
Schulungsmaterial bezeichnet wird, eine wichtige Erganzung zur Fach- und
Gebrauchsinformation dar. Das Educational Material ist mit dem ,,Blaue Hand” Logo
gekennzeichnet und im Risikomanagementplan von Zolgensma beschrieben.

Die kostenfreie Bestellung des Educational Material ist moéglich Uber:
Telefon: +43 1 86657-0 oder
Mail: genetherapies.novartis@novartis.com

Information fur Patienten
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Gebrauchsinformation: Information fir Anwender

Lolgensma®™ 2 = 10" Vekiorgenome/ml Infusionsbisung
Omasemnogen-Abeparvovee

'Dicses Armcimine] unterlicgt ciner zusitlichen Uberwachung. Dics ermbglich cine schnelle
ldentifizierung neuer Erkenninisse dber dic Sicherheit. Sie kinnen dabei helfen, indem Sie jede bei
Ihrem Kind aufiretende Nebenwirkung melden. Himweise zur Meldung von Nebenwirkungen, siche
Ende Abschnite 4,

Lesen Sie die gesamie Packungsbeilage sorgfiltig durch, bevor die Anwendung dieses

Aremeimittels bei lhrem Kind beginni, denn sie enthill wichtige Informationen.

- Heben Sie dic Packungsbeilage aufl. Vielleicht michicn Sie diese spiter nochmals lesen,

- Wenn Sic weitere Fragen haben, wenden Sie sich an den Aret Thres Kindes oder das
medizinische Fachpersonal.

- Wenn Sie bei Threm Kind Mebenwirkungen bemerken, wenden Sie sich an den Arzt Thres
Kindes oder das medizinische Fachpersonal. Dics gilt auch filr Mebenwirkungen, die nicht in
digser Packungshelage angegeben sind. Siche Abschmit 4,

Was in dieser Packungsbeilnge steht

Was ist Zolpenama und woliis wird s angewendet?

Was solleen Sic vor der Anwendung von Zolgensma bei Threm Kind beachien?
Wie ist Zolgensma anaawenden?

Welche Mebenwirkungen sind méglich?

Wie ist Zolgensma aufaubeswahren’

Inhalt der Packung und weitere Informationen

BBA e e b

1. Was ist Lolgensma wnd woliir wird es angewendet?

Was st Zolgensma?
Zolgensma ist ¢in sogenannics _gentherapeutisches™ Arenciminel. Es enthili den Wirkstoff
Onasemnogen-Abeparvovee, der genctisches Material vom Menschen enthilt,

Walilr wird Zolgensma angewendet?
Lolgersma wird zur Behandlung der spinaben Muskelatrophic (3% A) angewendel, ciner s¢ltenen,
schwerwicgenden Erbkrankhen.

Wie wirkt Zolgensma?

Eine SMA it auf, wenn ein bestimmites Gen zur Herstellung cines essenticllen Proteins (das
sogenannie , Survival Motor Meuron™ (SMN) Protein} fehit oder eine Anomalie aufweist. Der Mangel
an SMMN-Protein fithm dazu, dass die Nervenzellen zur Kontrolle der Muskeln {Motoncuronen)
absierben. Infolgedessen werden die Muskeln schwach und verkimmern, was schhieBlich zum Verlust
der Bewegungsfihigke fithe,

Mheses Areneinuttel liefert eine vall furﬂ-cli-onsﬁhiy l{wlc des SMN-Gens, sodass der Hijq'icr
penilgend SMM-Protcin produzieren kann. Das Gen wird mithilfe eincs verindencen Virus, das keine
Krankheiten beim Menschen verursacht, in die Zellen cingebeacht, wo es bendtigt wird.

2. Was sallten Sie vor der Anwendung von Zolgensma bei Ihrem Kind beachten?
Folgensma darf XICHT angewendet werden,

. wenn lhr Kind allergisch gegen Onasemnogen-Abeparvovee oder einen der in Abschnin &
genannien sonstigen Bestandecile dieses Arancimittels ist {aufgefihn in Abschnin 6).

Gebrauchsinformation - Zolgensma®
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Diesser Leitfaden wurde als verpllichlender Teil der Zulassung dieses
Arzneimittels erstelit und mit dem Bundesamt fir Sicherheit im
Gesundheitswesen (BASG) abgestimmt. Er soll als zusitzliche
risikominimierende Malnahme sicherstelien, dass Ellemn uwnd
Belrewungspersonen mit den Besonderhesten der Amwendung ven
Zolgensma™ vertraut sind und dadurch das rmdgliche Risiko fir besbimemie
Mebenwirkungen reduziert wird,

Leitfaden fiir die sichere Anwendung - Eltern und
Betreuungspersonen

Bitte beachien Sie auch die Gebrauchsinformation zu Zolgensma®.

Zolgensma®™
{Onasemnogen-Abeparvovec)

W Dieses Arzneirnitiel unteregl einer Zusstrlichen Uberwachung. Dies ermigicht eine
schnalle identifizierung neuer Erkenninisse (ber die Sicherheit. Sie kénnen dabei helfen,
inder Sie jede aufiretende MNeberwirkung melden. Hinweise zur Meldung von
Mebenwirkungen finden Sie auf der Rilickseile dieses Leitladans.

Lesen Sie die Gabrauchsinformation wor der Behandiung gul durch und heben Sie diese
zusammen mit diesem Leitfaden auf, fals Sie wahrend der Bahandiung etwas nachsehen
rredehben,

Wenn Sie Fragen zur Erkrankung und der Behandlung mit Zolgensma® haben, wenden
Sie sich bitte an den behandelnden Arzt lhres Kindes (Kontaktdaten siche niichste
Seite).

“zolgensma-¥

Tigenama® AP Leistacten fir Etern urd Batimarsgioanonen Veman 10 Ganahmagung 000004

Zolgensma® Leitfaden fur die sichere Anwendung
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https://www.pro.novartis.com/at-de/sites/pro_novartis_com_at/files/2025-03/46056_nov_20240801_edumat_v3_0_zolgensma_leitfaden-eltern-und-betreuungspersonen_final.pdf

‘Dimm Arencinitel unterlicgt ciner ausitelichen Oberwachung, Dics ermiiglicht cine schinclle
Identifizserung never Erkenninisse Gber die Sicherheit. Angebbrige von Gesundheitsherufen sind
aulfpefordern, jeden Vierdachisfall ciner Mebenwirkung zu melden. Hinweise sur Meldung von
Mebenwirkungen, siche Abschnin 4.8,

1. BEZEICHNUNG DES ARZNEIMITTELS

Zolgensma® 2 = 10" Vektorgenome/m| Infusionsiisung

2, QUALITATIVE UND QUANTITATIVE ZUSAMMENSETELUNG

L1 Allgemeine Beschreibung

Onasemnogen-Abeparvavee ist ein Gentherapeutikum, das das hunane Survival-Moloncuron-
(SMN-1Protem exprimiert, Es handelt sich um ¢anen micht replizerenden rekombinanten adeno-
assoxierien Vekoor aufl der Basis des Vins-Serotyps 9 (AAVS), der die eDNA des humanen SMN-
Giens unter der Konrolle des Cytomegalievirus-Enhancers Hihner-[i- Akiin-Hybod-Promotors enthaly.

Onasempogen-Abeparvovee wird durch DNA-Rekombinationstechnologic in mensehlichen
embryonaben Mierenzellen gebilder.

L1 Qualitative und quantitative Lusammenselzung

Jeder ml enthilt Onasemnogen-Abeparvoves mit ciner nominalen Konzentration von

2 = 10" Vekiorgenomen (vg). Dic Durchstechflaschen enthalien cin extrahierbares Volumen von
mindestens 5,5 ml baw, 8.3 ml, Dic Gesamtzabl der Durchstechiflaschen und dic Kombination der
Fiillvolumina in einer Fertigpackung werden in Abhlingigkeit vom Kbapergewicht an die
Dasseranforderungen der eimazelnen Patienten angepasst (siche Abschnitie 4.2 und 6.5).

Sonstiger | il mi nter Wik
[eses Aremeimitel enchdl 0.2 mmol Natrmem pro ml.

Yolludndige Auflistung der sonstigen Bestandicile, siche Abschmite 6,1,

L3 DARREICHUNGSFORM

InfusionslBsung.

Eine klare bis leicht opake, farblose bis beicht weiBe Lisung.

4, KLINISCHE ANGABEN

4.1 Anwendungsgehicte

Folgensmn 15t indiziert rur Behandhung von:

- Patienten mir Sq-assoziterter spenaler Muskelarophie (SMA) mit einer biallelischen Mutation
im SN Gen und emer klinisch diagnostizierien Typ-1-5MA, oder

- Patienten mit Sg-nssociterter SMA mi einer biallelischen Mutation im SWN-Gien und bis zu
3 Kopien des SMNV2-Gens,

4.2 Dosierung und Art der Anwendung

Eine Behandlung sollte in klinischen Zentren erfolgen und von cinem Ara iberwacht werden, der
ither Erfahrung in der Therapic von Patienten mit SMA verfilgr.

1
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Diesser Leitfaden wurde als verpllichlender Teil der Zulassung in Absirmmung
mif dem Bundesamt fir Sicherheit im Gesundheitswesen (BASG) arstellt und
als zusatzliche risikominimigrende Malnahme beauflagt. Daduch soll
sicharpestell werden, dass Angehtnge der Gesundheiabende, die
Zelgensma® verschreiben und zur Anwendung bringen, die besonderen
Sicherneiisanforderungen kennen und berbcksichigen,

Leitfaden zur Verringerung von Arzneimittel- und
Anwendungsrisiken — Arzte

Bitte beachten Sie auch die Fachinfermation zu Zolgensma®,

Zolgensma®
{Onasemnogen-Abeparvovec)

W Dieses Arzneimitiel unteriegl einer zusatzichen Ubervachung. Dies ermaglcht eine
schnelle Iderlifizierung never Evkenninisse Ober die Sicherheit Angehrige von
Gesundheitsberufen sind aufgefordert, jeden Verdachisfall einer Mabenwirkung zu
melden. Hirweise zur Meldung von Mebensirkungen finden Sie auf der Ricksaite dieses
Leitfadens.

Bitte hindigan Sie den ERem whd Betreuungsparsonan, deren Kind mit Zolgensma®
behandeit wird, den Leitfaden fir Eltern wund Betreuungspersonan aus.
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Toigenama® AP Leitacien fir opte Varsion 2 Genabmgueg: 002024

Zolgensma® Leitfaden fur Arztinnen und Arzte
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