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Zolgensma (onasemnogene abeparvovec)
O6bw nperneg Ha Zolgensma n ocHoBaHMA 3a pa3pewaBaHe B EC

KakBo npeacrasnsBa Zolgensma v 3a KakBoO ce usnonssa?

Zolgensma e nekapcTBO 3a reHHa Tepanus 3a NIeYeHne Ha CrmMHasHa MyCcKyHa atpodus, TEXKO
3abonsiBaHe Ha HEpPBUTE, KOETO NMpuUYMHSABa 3aryba Ha MycKyJsiHa Maca 1 cnabocr.

MpenHa3HayeHo e 3@ NauneHTn C HacneaeHn MyTauum, 3acsralm reH, nssecteH kato SMN1, KonTo ca
anarHoctuumpanm cbc CMA oT Tvn 1 (Hal-TeXbK) am nmat A0 3 KONUS Ha APYr reH, n3BecTeH KaTto
SMN2.

MyckynHaTa aTpodusa ce cumTta 3a psaako 3abonseaHe n Zolgensma e onpeaeneH KaTo ,J1IeKapCcTBO
cupak® (nekapcTBo, M3MoA3BaHO Npu peakn 3abonasaHunsa) Ha 19 toHu 2015 r. JonbaHuTenHa
nHdopMaums 3a nekapcreaTa cMmpauu MOXeTe Aa HaMepuTe TyK:
ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3151509.

Zolgensma CbAbp>XXa aKTUBHOTO BEWECTBO OHAaCEMHOIeH a6er|apBOBe|< (onasemnogene abeparvovec).

Kak ce nanonssa Zolgensma?

Zolgensma ce npunara Kato MHGY3uUs (BIMBaHE) BbB BEHA B NPoAb/IXXEHME Ha okono 1 yac. UHdysuaTa
Tpsi6Ba Aa ce M3BbLPLUBA B KIMHUKA UM 60MHMLA Noa HabMloAeHNETO Ha fiekap C ONWUT B OBMIaAsiBAHETO
Ha CruHanHa MycKysHa aTpodws.

Mpeaun n cnep MHDY3MATa NALUNEHTLT NPEMMHABA HAKOMIKO U3CeABaHNs, BKIOYUTEHO YepHOAPO6HU 1
KPbBHM TECTOBE, U1 We My 6bae npeanncaHn KOPTUKOCTEPOUAHU NeKapcTBa, 3a Aa Ce HaManu pUCKbT OT
HeXenaHu peakumn. JlekapCTBEHUAT NPOAYKT Ce OTryCcKa No JSIeKapcKo npeanncaHune. 3a nosede
nHdopMaumsa OTHOCHO ynoTpebaTta Ha Zolgensma BMXTE SIMCTOBKATa UM Ce CBbPXKETE C Ballusa fiekap
wnn dapmauesT.

Kak pencrBa Zolgensma?

MaumMeHTUTe CbC CNMHANHa MyCcKynHa atpodus umat aedekT B reH, no3HaT kato SMN1, c noMoLlTa Ha
KOMTO OpraHM3MbT NpouM3Bexaa NpoTenH, HEO6X0AMM 3a HOopManHaTa GyHKUMS Ha OTFOBOPHUTE 3a
MYCKYnnTe HepBu. AKTMBHOTO BelecTBo B Zolgensma, oHaceMHoreH abenapBoBeK, CbAbpXa
(bYHKLMOHANHO KOMWe Ha To3u reH. KoraTto ce MHXEKTMpa, TO NPOHNKBA B HEPBUTE, OTKBLAETO
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ocurypsiea npaBWIHWUS FeH, 3a Aa Ce Npou3Bese A0CTaTbyHO OT NMpoTeMHa, M Mo TO3M HaUWUH Aa ce
Bb3CTaHOBW HepBHaTa yHKLMS.

KakBu nonsmu ot Zolgensma ca yctaHOBEHM B nNpoy4yBaHusaTa?

EnHO OCHOBHO Mpoy4BaHe nokassa, Yye Zolgensma HaMansiBa Heo6XoAMMOCTTa OT U3KYCTBEHaA
BEHTUMaumMs npn 6ebeTa cbC CNMHaNHa MycKyiHa atpodus. B ToBa npoyuBaHe 20 oT 0o6wo 22 6ebeTa,
KOWTO ca npuveManun Zolgensma, ca xuBu 1 guwat 6€3 NoCTosIHHA HyXAaa oT pecnupaTtop cneg 14
Meceua, Npu ycnosmne Yye 06MKHOBEHO CaMO eAHa YEeTBbPT OT HeleKyBaHMUTe NauMeHTu ouensasar, 6e3 aa
Ce Hy>XAasiT OT pecnuparop.

lMpoy4yBaHETO CbLO Taka Nokasea, Ye Zolgensma Moxe fa nomorHe Ha 6ebertaTta ga ceagat 6e3 nomouwy B
npoab/KeHne Ha Ha-Manko 30 cekyHau. 14 ot obuwo 22 6ebeta, Ha KOUTO e 6u NpUNoXeH
Zolgensma, ca Mornu ga HanpassAT ToBa cnes 18 meceua — eTan, KOMTO HUKOra He ce foCcTura npwm
HenekyBaHu 6ebeta c Texkun ¢popmm Ha HGonecTTa.

KakBu ca puckoBeTe, cCBbp3aHu cbc Zolgensma?

Hali-yecTnte HexenaHu peakumn nNpu Zolgensma ca NOBULIEHU YEPHOAPOOHU €H3MMUK, yBpeXAaHe Ha
yepHus apob (XenaToTOKCUYHOCT), HUCKM HMBa Ha TpoMbounTuTe B KpbBTa (TpoMbounToneHums),
MOBMLLEHN HMBA Ha TPOMOHWH (MsipKa, KOSITO NOKa3Ba yBpeXAaHEe Ha CbpAeYHUS MYCKY), NOBULLEHA
TeMmnepaTypa v NoBpbLUaHE.

3a NbJHUSA CMUCBK Ha OrpaHNU4YeHnATa N HEXENaHUTE peakummn npu Zolgensma BUXXTE NIMCTOBKATA.

3auwo Zolgensma e pa3speweH 3a ynorpeba B EC?

OCHOBHOTO Npoy4BaHe Ha Zolgensma nokasBa, Ye egHOKpaTHa MHQY3Msa Moxe Aa nosobpu
NpeXunBsieMOCTTa NpU Te3M NauMeHTn 1 Aa HaManam HeobxoAUMOCTTa OT MOCTOSIHEH pecnupaTop npu
AnwaHe. TS MOXe Cblo Taka Aa MM NMOMOrHe Aa NOCTUIrHaT eTanHUMTE Lenn No OTHOWEHME Ha
pa3BuTueTo. Mo OTHOWEHME Ha 6e30MacHOCTTa HexXenaHuTe peakuuu npu Zolgensma ce cumTaT 3a
yrnpaBnsemMu; 3a Ha-yectaTa HexeNlaHa peakuus B U3C/eABaHETO, MNOBULIEHN YePHOAPOOHM eH3UMK, ce
M3MCKBa JleyeHne cbC cTepomna. MNopaaun ToBa EBponeickaTa areHUMs No nekapcrBaTa pewu, ye
nonsuTte oT Zolgensma ca No-ronemMm OT PUCKOBETE M TO3M NMPOAYKT MOXe Aa 6bae pa3spelleH 3a
ynoTtpeba B EC.

MbpBoHavanHo Zolgensma e pa3pelleH 3a ynotpeba no T.Hap. cxema ,pa3pellaBaHe noj ycnosme".
ToBa 03HayaBa, 4Yye Ce O4YaKBaT AOMbJIHUTENHW AAaHHW 3a NEKapCTBOTO. Tbi KaTo upmaTa e
npeaocTasunia HeobxoaumaTa AONbAHUTENHA MHMOPMaLUNS, pa3pelleHNeTo e NPOMEeHEeHo OT , YC/I0BHO"
Ha ,6e3ycnoBHO".

KakBu Mepku ce npeanpuvemMar, 3a Aa ce rapaHTupa 6e3onacHata u
ecdexkTuBHa ynoTtpeba Ha Zolgensma?

dupmarta, KoaTo npeanara Zolgensma, we npegoctaBu o6yunTesnHM MaTepmanu 3a 6onHorneaaudmTe C
MHbOopMaLMa Kak Ja ce M3MoJi3Ba JIeKkapCTBOTO 6e30MacHo, KakBM Ca PUCKOBETE, CBbP3aHu C Hero, u
KaK Aa ce naeHTMduumMpaT 1 CbobLlaBaT HexenaHn peakuun. OCBEH ToBa T4 e NpoBeae Npoy4yBaHe Ha
6e3onacHoCTTa M e(heKTUBHOCTTa Ha JIEKapCTBOTO B AbJIFOCPOYEH MaH.

MpenopbkuTte 1 NpeanasHMTe Mepku 3a 6e3onacHaTa v edekTuBHA ynoTpeba Ha Zolgensma, konto
cneaBa Aa ce cnassaT OT MeAUUMHCKUTE CReLnanmcT M naumMeHTUTe, ca BKIOYEHM CbLLO B KpaTKaTa
XapaKTepucTMka Ha npoayKTa v B JIMCTOBKaTa.
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KakTo npu BCMYKKM nekapcTBa, AaHHUTE BbB Bpb3Ka C ynotpebarta Ha Zolgensma HenpekbcHaTo ce
npocnepasat. CbobuieHUTe HexenaHu peakummn, cBbp3aHu ¢ ynotpebaTta Ha Zolgensma, BHMMATENHO ce
oueHsBaT M ce npeanpuemMaT BCUUYKM HeOb6X0ANMMM MepKM 3a 3aluTa Ha naunmeHTuTe.

AonbnHutenHa mHdopmauma 3a Zolgensma:

Zolgensma nony4aBa pa3pelleHune 3a ynotpeba nog ycnosue, sanngHo B EC, Ha 18 main 2020 r.
PaspeweHuneTo ctaBa 6e3ycnosHo Ha 17 man 2022 r.

JonbnHuTtenHa nHdopMauus 3a Zolgensma MoxeTe Aa HaMepuTe Ha yebcanTa Ha AreHuumsaTa:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/zolgensma

[JaTa Ha nocnenHo akTyanusMpaHe Ha TekcTta 08-2022.
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