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Doporudeni p¥i 16¢b& Onasemnogene abeparvovec (Zolgensma®) platna k 15.
¢ervnu 2020

Postup je vypracovan na zakladé informaci z probéhlych klinickych studii, na zakladé publikovanych dat a
mezinarodnich doporuceni. Tato kritéria nejsou konecn4, s vysokou pravdépodobnosti se budou ve
vztahu novych informaci v budoucnu ménit.

Indikacni kritéria Iécby Zolgensmou (je nutné splnit viechna niZe uveden4 kriteria):

- Geneticky potvrzena diagndza 5qSMA (homozygotni delece ¢i heterozygotni delece a mutace
v genu SMIN1).

- Stanoveni poctu kopii SMIN2 genu — prikaz maximalné 3 kopii.

- Zahdjeni lécby u vSech presymptomatickych i symptomatickych détskych pacient(i ve véku do 2+ let
(vék 2 let definovan jako vék do dne pred tfetimi narozeninami) a s vahou do 13,5 kg.

- Klinicky stav pacienta je v souladu s kritérii Ié¢by uvedenych v Iékopisu Zolgensma.

Vylucujici kritéria 1écby Zolgensmou:
- Permanentni ventilacni podpora (vice jak 16 hodin denné) nejméné po dobu poslednich 2 tydn(.
- Symptomaticka |é¢ba, kterd neodpovida mezinarodnim standardiim péce™.
- Nespolupracujici rodina pacienta — vZzdy zvazovano individualné tymem konsilidrnich Iékar.

- Celkovy interni stav i jiné zavaZné interni onemocnéni nesouvisejici se zakladni diagndzou které by
nedmeérné zvySovalo rizika [é¢by ve srovnani s jejim moznym benefitem — vidy zvazovano
individudlné tymem konsiliarnich 1ékar{.

Prozatim nejsou dostupna klinicka data, ktera by opravriovala ke kombinované Ié¢bé Zolgensmou a
Spinrazou. U pacient( lIé¢enych Spinrazou se proto tato Iécba po podani Zolgensmy ukonéi. Vhodnou
|éCbu pro daného pacienta (Zolgensmu nebo Spinrazu) urci oSettujici Iékaf nebo tym konsilidrnich lékaru.

Ukoncujici kritéria Iécby Zolgensmou:

- Vyhodnoceni efektu Ié¢by probéhne s odstupem 6 mésicli po podani. Neucinnost l1écby je
definovana jako takovy pribéh klinického stavu, ktery je ve shodé s pfirozenym priilbéhem nemoci
ve vztahu k pocatku obtizi, délce trvani nemoci i poctu kopii SMN2 genu.

- Klinické hodnoceni |é¢by je nutné provadét pred nasazenim lécby a nasledné od podani kazdych 6
mésicl skalou CHOP INTEND, HFMSE - vybér skaly dle tiZe obtizi a véku pacienta.

Lécba Zolgensmou je centrova, nebot vyZaduje dodrzeni mezinarodnich standardd péce véetné komplexni
mezioborové |écby a schopnost daného zdravotnického zafizeni feSit mozné nezadouci Ucinky IéCby. Pred
|é¢bou doporucujeme podat pasivni imunizaci proti RS viru.
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