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Thi nghiém |



Cam on ban da tham gia nghién
ciu STEER.

Nghién citu nay dang thif nghiém mot liéu phap gen thi nghiém

goi la OAV101 dé xem nd c6 an toan va co thé cai thién triéu ching va kha
nang cr déng & tré em tu 2 tudi dén dudi 18 tudi cé bénh SMA loai

2 hay khéng.

Tap sach nay giai thich nhiing gi sé xay ra tai cac [an tham kham nghién
cltu. Trong nay cling cé ché tréng dé ban theo déi cac cudc hen theo lich
va théng tin hitu ich. Diéu quan trong la con ban tham du tat ca cac lan
tham kham nghién ctu d€ bac si ¢ thé giam sat stic khde clia chdu va
hiéu OAV101 c6 thé dnh hudng dén ca thé chau nhu thé nao.

Su tham gia cla ban dugc danh gia rat cao. Con ban c6 thé cé hodc khong
nhan dugc lgi ich tryc tiép tir viéc tham gia vao nghién cltu nay, nhung
théng tin tim hiéu dugc cé thé gitp nhiing tré khac bi SMA trong

tuong lai.

Nhu moi loai thuéc, c6 kha nédng xay ra tac dung phu. Con ban sé dugc
theo doéi chat ché trong toan bo thai gian nghién ciu.

Nhém nghién ctu sé vui long tra 1Gi bat ky cau hoi nao ban cé. Hay nhé,
tham gia la tu nguyén va ban ciing nhu con ban cé thé chon r&i khoi
nghién ctu bat cu ldc nao.

Tran trong,

Nhém nghién citu STEER



Thai gian nghién ctiu va cac lan tham kham

Con ban sé tham gia nghién ctru trong t6i da 72 tuan (khoang 17 thang) va c6 khoang 29
[an tham kham dé lam xét nghiém va kiém tra stic khde. Hau hét cac lan tham kham nghién
cliu c6 thé mat dén 6 gid tuy vao sé lugng va loai xét nghiém/kiém tra.

Con ban cling sé c6 2 lan nam vién khi nhan diéu tri.

Sang loc
T6i da 60 ngay | [t nhat 2 1an thdm kham

Co ban (bat dau nghién cuu)

1 ngay trudc diéu tri | 1 1an tham kham

Giai doan diéu tri 1

Nam vién

Giai doan theo do6i 1

52 tuan (1 ndam) | 18 Ian tham kham

Giai doan diéu tri 2

Nam vién

Giai doan theo do6i 2

12 tuan (3 thang) | 8 1an tham kham

Khi két thic nghién ctiu, con ban sé cé tuy chon tham gia tiép vao mét nghién ctu theo doi
dai han trong do sutic khoe clia con ban sé dugc theo doi thém trong 15 nam nita.



Diéu tri nghién cuu

OAV101 dugc cho dung bang cach tiém moét lan vao phan dudi clia cot séng. Day goi la
tiém tdy séng.

Tay
séng

Cac nhém diéu tri nghién ciu

Con ban sé dugc chi dinh ngdu nhién dé nhan liéu phap gen OAV101 hodc moét “tha thuat
gia v&”. Ban sé khong biét con ban dugc nhan phuong phap diéu tri nghién ctu nao.

Thu thuat gia vo la choc kim vao lung duéi. 0AV101 khong duoc
tiém. Tha thuat gia v& nay 6 vai tré quan trong dé so sanh véi
OAV101 nham giup bac si c6 thé hiéu tac dung cia OAV101.

Ca viéc tiém OAV101 va tha thuat gid vo déu dugc thuc hién tai bénh
vién noi con ban sé & lai qua dém mét vai ngay.
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Caclan kham sang loc

La“in kham 1 Ngay: Gio:
Léin kham 2 Ngay: Gid:

Trudc khi bat dau nghién ctu, ban sé can dua ra chap nhan cho con ban tham —
gia bdng cach doc va ky tén vao Phi€u chap thuan tham gia nghién ctu. = n
Tuy thudc vao tudi ctia con ban, chau cing c6 thé dua ra chdp nhan bang ld

cach ky Phiéu déng y tham gia nghién ctu.

Bac si nghién ctu sé thu thap théng tin va lam xét nghiém/kiém tra dé€ ddm bao nghién cdu
phu hgp véi con ban.

Cac xét nghiém va kiém tra stic khée

Xét nghiém Chis6 Xét nghiém Po vong dau Hoat déng
mau khoi co thé ho hap cla tim
— [/
e 0O ¥ & 2
7
- i = —2
Chup hinh tim Chiéu cao Bénh su Xem xét Kiém tra suc
thuéc khoe tam than*
D Y % & O
A
Kha nadng c Khéam than kinh Kham thé Kiém tra chic Xét nghiém
doéng chét nang nudt nudc tiéu
IS g2
D4au hiéu Can nang X-quang
sinh tén

*Kiém tra stc khée tam than cé thé khong ap dung (véi tré < 7 tubi)
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Lé‘n kha’m ban da‘u (B4t dau nghién ctiu)

Lan kham 1 ...

Gio:

Con ban sé nhan dugc mot thudc steroid (prednisolone) hodc gia dugc 24 gid trudc khi
nhan diéu tri nghién ctu, tuy thuéc vao nhém ma chau tham gia.

Cac xét nghiém va kiém tra siic khée

i

Chisé

Xét nghiém
méu khéi co thé
)
@
E%S
Chiéu cao Xem xét
thudc
ﬁ
Kham than kinh Kham thé
chat
Xét nghiém Déau hiéu
sinh ton

nudc tiéu

i\

Xét nghiém Do vong dau
ho hap
1
O 0
<« >
M v
L
Khd ndng cu Gidm sat c
dong dong*
Xét nghiém Xét nghiém
phan

nudc bot

K

Can nang

_\/\_

Hoat dong
cla tim

Dich ngody
mui

Kiém tra chuc
nang nuét

*Mot s6 ngudi tham gia cé thé dugc cdp mét thiét bi giong déng hé deo tay dé theo doi clr dong. Thiét bi nay sé dugc

deo & nha.
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Giai doan dlé‘u tri (N&m vién)

Ngay: Gio:
Con ban sé dugc nhan OAV101 hodc tha thuat gid vo tai bénh vién va & lai qua dém

mot vai ngay.

Cac xét nghiém va kiém tra stic khée

5 VA

| +/

+O

Xem xét Dich ngoédy Khém than kinh Khéam thé
mai chat

Xét nghiém
mau thuéc

Xét nghiém Dau hiéu

sinh ton

Xét nghiém Choc do Xét nghiém
nudc bot tdy séng phan nudc tiéu
Can nang

Con ban sé dugc theo déi lién tuc trong suét nghién ciu
vé bat ky tac dung phu nao tir thuéc nghién cuu.
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Giai doan theo d6i 1

(1 nam)

Trong thai gian nay, con ban sé c6 18 1an tham kham dé lam xét nghiém/kiém tra: mét 1an
moi tuan trong thang dau tién, mot lan méi 2 tudn ti tuan 5 dén tuan 12 va sau d6 la mét

1an moi 4 tuan.

Con ban sé khéng phai lam tat ca xét nghiém/kiém tra tai méi lan tham kham.

Cac xét nghiém va kiém tra stic khée

Xét nghiém
mau

El

Chiéu cao

—
/P
€2
T

Gidm sat cu
doéng*

®

Xét nghiém
nudc bot

Dé&u hiéu
sinh ton

O]

i

Chiso
khéi co thé

Mean
Oxw
O«

DPiém cai thién

Dich ngoay
mai

]

Xét nghiém
phan

Can
nang

Xét nghiém
hé hap

Xem xét
thuéc

v

Kham than kinh

-

Kiém tra chuc
nang nudét

—_ =

Qm
aq((

X-quang

_\/\_

Hoat dong
cla tim

Kiém tra stc khoe
tam than**

Kham thé
chat

Diém triéu
ching

Chup hinh
tim

Qo
N

Kha ndng cu
dong

Bang cau hoi

=

Xét nghiém
nudc tiéu

Con ban sé dugc theo déi lién tuc trong suét nghién ciu
vé bat ky tac dung phu nao tir thuéc nghién cuu.

*Mot s6 ngudi tham gia c6 thé dugc cdp mot thiét bi giéng déng hé deo tay dé theo dbi ci dong. Thiét bj nay sé dugc
deo & nha. **Kiém tra suic khoe tam than co thé khéng dp dung cho tré em dudi 7 tudi.



Giai doan theo doi 1 (18 14n tham kham)

St dung bang dugi day dé theo déi cac lan tham kham theo lich cia con ban va théng tin
quan trong can chia sé vai bac si nghién ctu.

Ngay/gio theo lich Ghi chu va 18i nhéac

2 2
3 3
4 4
5 6
6 8
7 10
8 12
9 16
10 20
11 24
12 28
13 32
14 36
15 40
16 44
17 48
18 52
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Giai doan diéu tri 2

Sau khi hoan thanh 1 nam cho cac 1an tham kham theo déi, con ban sé cé mét vai lan kiém
tra stic khde dé dam bado chau du diéu kién tham gia vao giai doan diéu tri 2. Nhiing tré da
diéu kién da nhan OAV101 trong giai doan diéu tri 1 sé c6 thu thuat gia vd trong giai doan
diéu tri 2. Nhiing tré du diéu kién da nhan tha thuat gia vo trong giai doan diéu tri 1 bay

gio sé dugc nhan OAV101.

Giai doan diéu tri 1

OAV101

Giai doan diéu tri 1

"

Tha thuat gia vé

Cac lan tham kham
theo doi

52 tuan

_}

Cac lan tham kham
theo doi

52 tuan

_}

Giai doan diéu tri 2

"

Tha thuat gid vo

Giai doan diéu tri 2

OAV101
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Giai doan dlé‘u tri 2 (Nimvien)

Ngay: Gio:
Con ban sé dugc nhan OAV101 hodc tha thuat giad vo tai bénh vién va sé & lai qua dém mot

vai ngay.

Cac xét nghiém va kiém tra stic khée

= VA

EX%S
Xem xét Dich ngoédy Khém than kinh Khéam thé
mai chat

Xét nghiém
mau thuéc

Xét nghiém Dau hiéu

sinh ton

Xét nghiém Choc do Xét nghiém
nudc bot tdy séngs phan nudc tiéu
Can nang

Con ban sé dugc theo déi lién tuc trong suét nghién ciu
vé bat ky tac dung phu nao tir thuéc nghién cuu.
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Giai doan theo d6i 2 (2wsn

Trong thai gian nay, con ban sé c6 8 1an tham kham dé lam xét nghiém/kiém tra: mot 1an
méi tuan, sau d6 1a mot 1an méi 2 tuan. Con ban sé khong phai lam tat ca xét nghiém/kiém

tra tai méi lan tham kham.

Cac xét nghiém va kiém tra stic khée

A S C Y

IS E—

=)o

Xét nghiém Chisé Hoat déng Chup hinh Chiéu cao
mau khdi co thé cla tim tim
— 1
Daws [\ W (—1‘—)
Oxe
O ' v]r T v
L1
Diém céi thién Xem xét Kiém tra suc khoe Kha nang c Gidm sét cr
thuéc tam than** dong dong*
« =
o=
g H o
o=
A d
Dich ngoéy Khém than kinh Khéam thé Bang cau hoi Xét nghiem
mai chat nudc bot
Xét nghiém Kiém tra chic Diém trieu Xét nghiem D4u hiéu
phan nang nuét ching nudc tieu sinh tén
Can
nang

*Mot s6 ngudi tham gia c6 thé dugc cdp mot thiét bi giéng déng hé deo tay dé theo dbi ci dong. Thiét bj nay sé dugc

deo & nha.
**Kiém tra suc khoe tam than cé thé khong dp dung cho tré em dudi 7 tudi.



Giai doan theo doi 2 (18 14n tham kham)

St dung bang dudi day dé theo déi cac lan tham kham theo lich cGia con ban va théng tin
quan trong can chia sé vai bac si nghién cudu.

Ngay/gio theo lich Ghi chu va 18i nhéac
1 53
2 54
3 55
4 56
5 58
6 60
7 62
8 64




Tén bac si nghién ctu:

S& dién thoai:

Tén diéu phdi vién nghién cifu:

S& dién thoai:

Email:

Hay lién hé nhém nghién citu néu ban c6 bat ky cau héi nao hoac néu
ban can Ién lai lich mét cudc hen.
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Bang thuat ngir

Xét nghiém mau: Cadc mau mau sé dugc 1ay dé xem xét cac t€ bao mau va thuéc
nghién ctu cé thé lam gi bén trong co thé. Xét nghiém mau c6 thé do ¢ bao nhiéu
lugng thuéc nghién cliu & trong ca thé va thudc c6 thé anh hudng dén cac bo phan
khac clia co thé nhu thé nao. Ngudi tham gia da bat dau cé kinh nguyét sé dugc lam
xét nghiém mau dé xem c6 mang thai hay khong.

Chi s6 khaéi co thé: Bac si sé tinh toan c6 bao nhiéu mé trong co thé con ban can cu
trén chiéu cao va can nang cuta chau.

Xét nghiém hé hap: Con ban sé thd vao mét cai 6ng gan véi mot may tinh dé do
lugng khéng khi chau cé thé hit vao va thd ra khoi phéi va chau c6 thé théi khong
khira nhanh dén muc nao.

Po dau: Nhém nghién clru sé quan mot cai thudc do mém quanh dau con ban dé
xem dau chau to thé nao.

Hoat déng ctia tim: Mot xét nghiém don gian goi la dién tam dé (ECG) sé dugc st
dung dé kiém tra hoat dong dién (nhip dap) cda tim con ban. D& lam xét nghiém nay,
con ban sé& nam xudng va cac miéng dan nho (dién cuc) sé dugc gén lén nguc chau.
Cac miéng dan nay dugc két ndi véi cac day dén mot may tinh.

Chup hinh tim: M6t xét nghiém khong dau goi |a siéu am tim st dung séng am dé
xem hoat d6ng bom mau va dap cla tréi tim bén trong ca thé con ban.

Chiéu cao: Bac si nghién ctiu sé sit dung moét thudc do dé do chiéu dai cdng chan
(tur dau gbi dén mat cd) chia con ban dé tinh xem chau cao bao nhiéu.

Piém cai thién: Nhém nghién cliu sé st dung mét hé théng cham diém dé danh gia
xem bénh SMA cua con ban cé cai thién khong va cai thién & mic nao.

Phi&u chdp thuan tham gia nghién ciru: Néu ban déng y cho con tham gia nghién
clu, ban sé ky cac phi€u dé thé hién su chdp nhan cta ban. Con ban ciing c6 thé dua
ra chdp nhan tham gia bang cach ky tén vao phiéu déng y tham gia nghién ctu.

Bénh sii: Bac si sé dat cau hdi vé stic khde ctia con ban, bao gém bénh SMA cla chau
va bat ky phau thuat nao chau cé thé da cé.
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Bang thuat ngir

Xem xét thudc: Bac si nghién ctiu sé dat cau hoi vé cac loai thudc con ban dang
dung va da dung trudc day.

Kiém tra sittc khée tam than: Con ban (néu trén 7 tudi) sé tra I&i mot s6 cau hdi vé
tam trang va hanh vi cia chau va liéu chau c6 cdm thay buén khong.

Kha ndng ctir ddng: Nhom nghién clu sé danh giad xem con ban ¢6 thé thyc hién moét
s6 ct dong tét nhu thé nao. Ho sé chdm diém cho con ban dua trén kha ning thé
chét cda chau.

Giam sat cir dong: Mot s6 ngudi tham gia ¢ thé dugc cdp moét may theo déi cir
déng quanh cé tay trong khi & nha dé theo déi ctt déng cla ho.

Dich ngody miii: Bac si nghién cttu sé |ldy mot mau thir bang cach dung mét cay tam
bong co nhe bén trong mii clia con ban.

Kham than kinh: Bac si nghién ciu sé kiém tra dé xem cac bo phan khac nhau cda
cd thé con ban c6 kha ndng cam giac t6t nhu thé nao.

Kham thé chat: Bac si sé kiém tra cac bo phan khac nhau cta ca thé con ban, chdng
han nhu tim, phéi, co va bung.

Bang cau héi: La ngudi cham soc ctia con ban, ban sé dién vao mot bang cau hoi vé
muc dé anh hudng ctia bénh SMA cla chau t6i dgi s6ng hang ngay cda ban.

Xét nghiém nuéc bot: Con ban sé nhé nudc bot vao mot chiéc c8c va mau thir d6 sé
dugc xét nghiém dé xem thudc diéu tri c6 thé lam gi bén trong ca thé chau.
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Choc do tily s6ng:Mot lugng nho chat dich bao quanh cét séng clia con ban sé dugc
I8y ra bang mot cay kim manh. Dich tdy sé& dugc xét nghiém dé xem co thé con ban
c6 thé dap Ung véi diéu tri nhu thé nao.

M

Xét nghiém phan: Mot mau nhé phan ctia con ban sé dugc |dy va xét nghiém dé
xem thuéc diéu tri c6 thé lam gi bén trong co thé chau.

Kiém tra kha nang nuét: Mot chuyén gia sé danh gia xem con ban cé thé an va nuét
tét nhu thé nao.

Piém triéu chiing: Nhédm nghién ciiu sé st dung mét hé théng chdm diém dé danh
gia cac triéu chiing SMA ctia con ban va chiing anh hudng thé nao dén kha nang lam
cac nhiém vy méi ngay cla chau.

Xét nghiém nudc tiéu: Mot mau nudc tiéu clia con ban sé dugc xét nghiém dé tim
moét s6 thir nhu dudng, protein va mau. Ngudi tham gia da bat dau cé kinh nguyét sé
dugc lam xét nghiém nudc tiéu dé xem c6 mang thai hay khéng.

Dau hiéu sinh tén: Bac si nghién ctiu sé kiém tra nhiét do, nhip thg, nhip tim (mach)
va huyét 4p cla con ban dé€ xem tim cia con ban bom mau nhu thé nao.

& O

Can ndng: Bac si nghién clru sé st dung mét cai can dé can con ban trong khi chau
khong di gidy va mac quan &o nhe. Ai dé sé gitip nang d& con ban trén can trong khi
chédu dugc can.

K

X-quang: X-quang dugc st dung dé chup cac buc hinh den trdng bén trong co thé.
Con ban sé dugc chup X-quang & nguc va lung.

W({m
a((



Ghi chu va 16i nhac
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