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VAGLEDNING FOR PATIENTER OCH
FORALDRAR/VARDGIVARE

LIBMELDY™Y 2 - 10 x 10° celler/ml infusionsvatska,
dispersion

(atidarsagene autotemcel)

Viktig uppfoljningsinformation med avseende pa riskminimering och utbildande
vagledning for patienter och vardgivare till patienter som har fatt genterapi med
Libmeldy (en autolog CD34*-cellberikad population som innehdller hematopoetiska stam- och
progenitorceller (HSPC) transducerade ex vivo med en lentiviral vektor som kodar fér den
humana arylsulfatas A-genen (ARSA)).

L3as noga igenom denna bipacksedel innan ditt barn (eller du) far detta lakemedel.
Den innehadller information som &r viktig for dig.

V¥ Detta lakemedel ar foremal for utékad 6vervakning. Detta gor det mojligt att snabbt
identifiera ny sakerhetsinformation. Genom att rapportera biverkningar kan du bidra till att 6ka
informationen om ldkemedels sdkerhet. Vid rapportering av eventuella biverkningar ska det
enskilda lakemedlets satsnummer som finns pd patientkortet anges.

Om ditt barn far biverkningar, tala med lakare eller sjukskoterska. Detta géller aven eventuella
biverkningar som inte namns i denna information. Se slutet av denna vagledning for
information om hur du rapporterar biverkningar.

Om denna vagledning

Informationen i denna vagledning ar viktig for att sakerstalla effektiv uppféljning efter
ditt barns genterapibehandling med Libmeldy mot metakromatisk leukodystrofi (MLD)
och beskriver varfor och hur detta ska utféras. Las denna vagledning noggrant och
kontakta ditt barns specialistldkare om du har nagra fragor.
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Genterapi mot MLD och risk for blodcancer

Sattet pa vilket den fungerande ARSA-genen placeras i ditt barns stamceller kan potentiellt
modifiera det genetiska materialet i dessa celler. Detta kan innebara en risk for ditt barn
att utveckla leukemi eller lymfom, vilka &r typer av cancer som pdverkar de vita
blodkropparna. Ingen av de patienter som fatt Libmeldy i kliniska prévningar har utvecklat
leukemi eller lymfom, men det finns en liten risk for att detta skulle kunna intraffa i
framtiden. Darfor ar det viktigt att 6vervaka med avseende pd symtom pd leukemi eller
lymfom.

Symtom pad leukemi eller lymfom kan inkludera feber, andfadddhet, blekhet, nattliga
svettningar, trotthet, svullna lymfkoértlar, dterkommande infektioner, en tendens till att
bloda och/eller latt f& bldmarken, eller sméa roda eller lila flackar under huden. Kontakta
genast din specialistldkare om ditt barn utvecklar ndgot av dessa symtom och rapportera
aven denna information med hjalp av de kontaktuppgifter som finns i slutet av denna
vagledning.

Specialistiakaren kommer att kontrollera ditt barns blod efter eventuella tecken pa leukemi
eller lymfom under de arliga rutinkontrollerna, som sker efter behandlingen.

Patientvarningskort

Efter att ditt barn har behandlats med Libmeldy kommer hen att fa ett patientvarningskort
som innehdller mycket viktig information. Patientvarningskortet maste baras av den
person som har fatt Libmeldy eller av deras foralder/vardgivare for att informera all
behandlande hélso- och sjukvardspersonal om att de har behandlats med Libmeldy.

Vikten av regelbunden 6vervakning

En specialistlékare kommer att folja ditt barns framsteg fortsattningsvis med avseende pa
de utvalda riskerna som férklaras i denna vagledning och eventuella andra symtom. Det
kan vara svart for vissa patienter att uttrycka hur de mar. Tveka inte att rapportera
eventuella symtom eller farhdgor till specialistlékaren.

Rekrytering till en ldngsiktig uppfoljningsstudie

En langsiktig uppfoljningsstudie har uppréttats for att folja de patienter som behandlats
med Libmeldy for att 6ka kunskapen om de l&dngvariga effekterna av detta lakemedel. Ditt
barns behandlande |dkare kommer att informera dig om detta.

Rapportering av biverkningar

Om ditt barn far biverkningar, tala med ditt barns lékare eller sjukskoterska. Detta galler
aven eventuella biverkningar som inte namns i denna information.

Rapportera biverkningar till Sékerhets- och utvecklingscentret for lakemedelsomrddet
Fimea, Biverkningsregistret, PB 55, 00034 FIMEA,webbplats: www.fimea.fi.

Rapportera aven biverkningar till:
Orchard Therapeutics, E-post: drugsafety@orchard-tx.com

Vid rapportering av biverkningar ska det enskilda lakemedlets satsnummer som star pa
patientvarningskortet anges.

Senast granskad av Fimea 30.11.2021.
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