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建议是如何制定的？
来自美国和西欧的医务人员工作组召开了会议，回顾了自 2018 年脊髓性肌萎缩症 (SMA) 诊疗护理建议提出以来获准 SMA 治
疗方案的发展情况。此外，一组 SMA 社区成员分享了他们的经历以及对治疗、资源和知情共享决策所需信息的见解。根据两组
的研究结果提出新版建议，这些建议是为 SMA 社区制定和发布的

我们鼓励患者和家属与他们的医疗保健团队合作，为其关于 SMA 的问题寻求解答，并讨论可用的治疗方案，例如药物的作用方
式、给药方式和频率、安全性问题、潜在副作用和必要的监测，以及治疗反应的时间表期望。可从多个其他来源获得治疗信息，包
括 www.curesma.org。对您在接受治疗后遵守要求的能力进行开放式讨论至关重要，这可能有助于确定最佳治疗方案。问题可能
包括医疗访视的频率和所需出行情况，以及将进行哪些长期检测以监测治疗反应和副作用。每种治疗方案都需要持续进行门诊
随访和评估。总体而言，这些治疗方案可以改善病情，但目前没有任何一种治疗方案可以治愈 SMA。

新诊断（新生儿筛查或出现症状） 非新诊断 青少年和成人

影响治疗选择的因素

开始治疗
	• SMN2 拷贝数
	• 诊断时年龄
	• 出现 SMA 症状时年龄
	• 筛查实验室检测结果 

尽快开始任何 SMN 增强治疗，
以获得最佳结局

开始、更改或添加治疗：
	• 当前临床状态和其他 
医疗问题，例如复杂的脊柱解剖结构
或肝脏疾病
	• 治疗稳定后的功能丧失（可能是接受
治疗但未预防进一步衰竭而引发的缓
慢功能丧失导致的）

	• 治疗不耐受
	• 生活质量
	• 获益与负担
	• 治疗副作用
	• 功能丧失
	• 生殖问题
	• 妊娠
	• 治疗后仍出现疾病进展
	• 患者意见

治疗计划（该计划为合作
成果，旨在确定患者的治
疗目标以及治疗或管理 

SMA 所需资源）

监测 6-12 个月，除非：

预期结局 	• 与未治疗 SMA 相比，运动功能和生存率
改善

	• 会有区别，可能包括 SMA 疾病进展减缓、可维持当前运动功能或恢复或增强某
些功能以完成日常活动，且自理能力得到提高

其他护理 
建议

	• 出现患者或医务人员不可接受的副作用
或对药物不耐受
	• 不耐受药物的给药方式，例如鞘内、口服
或静脉给药

	• 由医务人员和患者/看护者确定的显著
疾病进展
	• 婴儿或幼儿运动能力里程碑丧失：
	• 监测实验室检测结果发现异常副作用

	• 妊娠

	• 运动发育和力量
	• 脊柱和髋骨

	• 呼吸
	• 营养

支持性多学科护理：
	• 诊疗协调
	• 精神和情感健康

基于患者特征的治疗考虑因素

核心建议 
在作出开始、改变或中止 SMA 治疗的决定时，患者和家属意见、治疗安全性和副作用是必要的考虑
因素。



更多资源

您或您认识的人是否被诊断患有 SMA？ 请发送电子邮
件至 infopack@curesma.org 并提供您的姓名和邮寄地
址，以便我们直接向您发送关于 SMA 的无偏倚全面资
讯包。资讯包包括我们的 SMA 护理系列小册子，涵盖
做出治疗和护理决策所需的一系列话题和信息。还包括
遗传学和检测、当前研究进展、日常生活管理等内容。发
送电子邮件后，我们的团队成员将联系您提供资源和支
持，帮助您顺利完成就诊。

www.cureSMA.org | 800.886.1762 | info@cureSMA.org

谁可以帮助指导诊疗护理？
获得诊疗协调和跨学科/多学科护理对于使用运动神经元存活蛋白 (SMN) 增强疗法治疗 SMA 患者的成功至关重要。持续接
受多学科医疗护理与接受治疗对 SMA 治疗同样重要。诊疗协调是确保家庭和医疗保健团队共同努力追踪进展并解决可能
出现的任何医疗问题的基本环节。支持性多学科诊疗护理是优化治疗结局所必需的，包括物理疗法、职业疗法、语言疗法、呼
吸评估和支持、骨骼健康和营养支持等医疗服务。此外，及时了解所有疫苗接种最新情况对于保持健康也非常重要。

如需更多信息，请查看以下附加资源。
资源指南申请表
了解 SMA

最佳实践总结更新报告
有关 SMA 治疗的信息
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https://www.curesma.org/wp-content/uploads/2024/10/schroth-et-al-2024-SMA-update-in-best-practices_treatment_considerations_NCP.pdf
https://survey.alchemer.com/s3/7604215/Cure-SMA-Resource-Request-Form
https://www.curesma.org/about/#understanding-sma
https://www.curesma.org/care-series-booklets/
https://www.curesma.org/spinal-muscular-atrophy-treatment/

