Du ska férhindra eller senareléigga graviditet hos din kvinnliga partner under 6 ménader med hjélp av
ett effektivt preventivmedel.

B Tala med lgkaren om effektiva preventivmedel

B Informera I&karen om din partner blir gravid

B Donera inte sperma under 6 manader efter att du har tagit ROCTAVIAN®

Blodproppar

ROCTAVIAN® kan 6ka FVIlI-nivaerna éver det normala under en tid. Dessa nivéer éver det normala
kan &ka risken fér att utveckla blodproppar.
Innan du tar ROCTAVIAN®:

Lakaren tar upp eventuella riskfaktorer fér blodproppar eller hjartkarlsjukdom som kan péverka din

majlighet att fa ROCTAVIAN®.

Efter att du har tagit ROCTAVIAN®:

Lakaren kontrollerar dina FVIlI-nivéer i blodet och ger dig rdd om behandling om dina nivaer &r dver
det normala, baserat pé eventuella riskfaktorer som du kan ha.

Informera lékaren omedelbart om du fér tecken eller symptom pé blodproppar, sésom, men inte
begransat till, tecken pa stroke (t.ex. svaghet, talsvarigheter, ansiktet hénger), tecken pé en hjértinfarkt
(t.ex. obehag i bréstet, smarta i kdken, andnéd, kallsvettning, yrsel, svullet ben). Sék sjukvard akut om
detta intréffar.

FVIII-hGmmare

Blodprover tas fér att bedéma om du utvecklar hémmare (neutraliserande antikroppar) mot FVIII.

Cancerrisk som méjligen ér férknippad med ROCTAVIAN®

ROCTAVIAN® f6rs in i humant lever-DNA och kan &ven féra in DNA i andra humana kroppsceller. Som
en fslid av detta kan ROCTAVIAN® bidra fill en risk fér cancer. Aven om det inte finns nagra bevis for
det i kliniska prévningar &n sé lénge, @r det fortfarande méjligt pé grund av hur ldkemedlet
ROCTAVIAN® fungerar. Om cancer bildas kan lékaren ta ett prov fér ytterligare utvérdering.

Langvariga effekter

En langvarig uppfsliningsstudie har upprattats fér att félja patienter som behandlats med ROCTAVIAN®.
Lakaren kommer att informera/diskutera hur du kan skrivas in i uppféljningsstudien fér att béttre kunna

férsta langgidseffekterna av ROCTAVIAN®.
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RAPPORTERING AV BIVERKNINGAR

Rapportera eventuella biverkningar direkt till BioMarin via drugsafety@bmrn.com;
tel: +1-415-506-6179 eller fax: +1-415-532-3144.

Na&r du rapporterar eventuella biverkningar, ska du bifoga lékemedlets batch/lotnummer som finns
pa patientkortet.

Rapportering av biverkningar

Om du far biverkningar, tala med lékare, apotekspersonal eller sjukskéterska. Detta géller dven
eventuella biverkningar som inte némns i denna information. Du kan ocksé rapportera biverkningar
direkt fill:

Sakerhets- och utvecklingscentret fér [dkemedelsomrédet Fimea

Biverkningsregistret

PB 55

00034 FIMEA

Webbplats: www.fimea.fi
Genom att rapportera biverkningar kan du bidra till att 6ka informationen om |ékemedels sékerhet.

For mer information, maila: info_nordic@bmrn.com

Né&r du rapporterar eventuella biverkningar ska du bifoga l&kemedlets batch/lotnummer som finns p&

patientvarningskortet.
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B:OMARIN

EN PATIENTGUIDE — ROCTAVIAN®

(valoktokogen-roxaparvovek)

Denna patientguide &r en obligatorisk del av férsaljningsgodkannandet.

Den &r avsedd som en riskminimeringséatgard, for att sakerstalla att patienter kénner till hur man
anvénder ROCTAVIAN® och dérmed minskar den méjliga risken fér biverkningar.

V Detta ladkemedel ar féremal for utokad évervakning. Detta kommer att géra det méjligt att snabbt identifiera
ny sdikerhetsinformation. Genom att rapportera biverkningar, kan du ge mer information om hur sékert detta
ladkemedel &r.
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OM PATIENT-GUIDEN

Las hela patientguiden noggrant innan du tar detta ldkemedel, eftersom den innehéller viktig information.
Lakaren informerar om och diskuterar risker, nytta och osékerheter med behandling med ROCTAVIAN®
innan beslut om behandling fattas.

Innan det beslutas om ROCTAVIAN® é&r rétt behandling fér dig, ska du ta upp féljande punkter med
l&karen:

B Alla patienter kanske inte har nytta av behandling med ROCTAVIAN® och orsakerna till detta har inte
faststéllts. Patienter som inte svarar pa behandling utsétts andd fér langtidsrisker

B | de flesta fall krévs en tilléggsbehandling till ROCTAVIAN® med kortikosteroider fér att hantera den
leverskada som ROCTAVIAN kan ge. Lékaren ser fill att du regelbundet tar blodprov fér att kontrollera
hur ROCTAVIAN® fungerar och f&r att bedéma leverns hélsa. Du ska informera vardgivaren om du
anvénder kortikosteroider eller andra |ékemedel som p&verkar immunférsvaret. Om du inte kan ta
kortikosteroider, kan lékaren rekommendera alternativa lékemedel fér att hantera problem med levern

B ROCTAVIAN® har en viral vektorkomponent, och den kan férknippas med en 8kad risk fér malign
tumor

F&lj Iakarens anvisningar fér att kontrollera och minimera biverkningar

B Du méste gdra en del nddvéndiga tester som lékaren rekommenderar fér att sékerstélla att du &r
lédmplig fér behandlingen

B Du kommer att tillfrégas om att ingd i en uppféliningsstudie under 15 ar efter behandlingen sa att
l&ngtidseffekter av ROCTAVIAN® kan kontrolleras

Spara denna guide sé att du kan lésa den igen senare. Tala med din lékare eller sjukskéterska om du fér
ndgra biverkningar. Detta innefattar &ven biverkningar som inte finns angivna i patientguiden. Las i slutet
av guiden hur du rapporterar biverkningar.

Efter att du har fatt ROCTAVIANE® far du ett patientkort. Du méste alltid ha med dig patientkortet sa att du
kan informera sjukvardpersonal om att du har behandlats med ROCTAVIAN®.
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OVERSIKT OVER ROCTAVIAN®

Kroppen bestar av manga celler och varije cell innehaller instruktioner som kallas gener. Dessa gener
hjalper cellerna att tillverka proteiner som behévs fér att kroppen ska fungera som den ska. Ibland saknas
en gen, eller &r felaktig, och d& uppstdr ett problem med produktionen av eller funktionen hos proteinet.
Hemofili A uppstér nér ett protein, Faktor VIII, som behévs fér att blodet ska koagulera, inte tillverkas p&
grund av att genen saknas eller inte fungerar korrekt. Genterapi kallas den behandling dér felaktiga gener
byts ut mot friska.

ROCTAVIAN® é&r en genterapi som innehéller den rétta genen fér att kroppen ska kunna tillverka egen
FVIII, som sedan férhindrar blddning eller minskar blédningsepisoder.

For att dirigera genen till levercellerna, dér FVIII produceras, férses genen med ett yttre skal frén ett virus
(som kallas vektor). Vektorn som anvénds i studien ér en adeno-associerad virus typ 5-vektor (AAVS5), ett
litet virus som inte &r kant for att ge sjukdom. Detta lékemedel anvénds fér behandling av érfilig, allvarlig
hemofili A hos vuxna som inte har eller har haft hémmare mot faktor VIII och som inte har antikroppar mot
viruset, AAVS.

BEHANDLING MED ROCTAVIAN®

ROCTAVIANE® Infusion

ROCTAVIAN® administreras via dropp (intravenés infusion) i en ven. Infusionen kan ta flera timmar.
Vissa biverkningar kan férekomma under eller strax efter infusion med ROCTAVIAN®. Om du kénner
néagot av féljande, ska du informera sjukskéterskan eller |ékaren omedelbart:

Utslag (nasselutslag eller andra utslag), klada

Andningssvarigheter, nysningar, hosta, rinnande nésa, vattniga gon, kittlingar i halsen
lllam&ende, diarré

Hagt eller lagt blodtryck, snabb hjartklappning, yrsel (svimningskénsla)

Muskelsmérta, ryggsmdrta

Feber, frossa

Leverhalsa

ROCTAVIAN® verkar genom att tillhandahdlla rétt gen fér att tillverka FVII till dina leverceller. Lakaren
kommer att ge dig r&d om hur du kan férbéttra din leverhélsa.
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Innan du tar ROCTAVIAN®:

Du kan inte behandlas med ROCTAVIAN® om du har avancerad kronisk leversjukdom eller har haft
levercancer. Lékaren kan réda dig att inte behandlas med ROCTAVIAN® om du har en annan
leversjukdom som kan férhindra att ROCTAVIAN® fungerar pé ett bra sétt. Darfér méste du genomgé
en del nédvéndiga tester som din lakare rekommenderar fér att sdkerstdlla att det ar sakert att

behandla dig.

Din levers och din allménna hélsa, inklusive alla nya eller pdgdende ldkemedel som du tar, kommer att
beddmas for att se om du kan behandlas med ROCTAVIAN®.

Ménga patienter i kliniska prévningar av ROCTAVIAN® fick milda till mattliga ékningar av enzymer
som produceras av levern och som kan paverka produktionen av FVIII. D& kan kortikosterioder
behévas. Tank pé att efter att du har tagit ROCTAVIAN® kommer du att ga pé regelbundna kontroller
och blodprovstagningar fér att kontrollera din levers hélsa. Vid bedémningen av om du kan ta
ROCTAVIAN®, utvarderar lékaren ocksé om du kan ta kortikosteroider under en léngre tid. Efter detta
kan lékaren rada dig att undvika eller senarelégga behandlingen med ROCTAVIAN®.

Efter att du har tagit ROCTAVIAN®:

Efter att du har tagit ROCTAVIAN® kontrolleras din leverhélsa och FVIII-aktivitet regelbundet, s& det &r
viktigt att du samarbetar med |gkaren sé att alla nédvéndiga blodprover kan tas.

Om leverenzymet 8kar, kan lgkaren féresla att du bérjar behandlas med kortikosterioder under

2 manader. Behandlingen kan paga léngre beroende pd hur du svarar pé den. Det é&r viktigt att du
diskuterar biverkningar av kortikosteroider och vad man kan géra fér att férebygga eller hantera dem.
Det ér viktigt att du féljer lékarens doseringsschema och inte slutar ta kortikosteroider utan att tala med
|&karen férst. Lakaren kan éven ge dig ett annat |ékemedel fér att hantera 8kningen av leverenzymer
om kortikosteroider inte kan ges.

Det &r viktigt att du talar med |gkaren innan du &ndrar eller bérjar med négra nya lékemedel eller
tillskott. Ldkemedel som isotretinoin (anvénds ofta fér att behandla akne) rekommenderas inte. Du ska
undvika alkohol i minst ett &r och tala med lékaren om hur mycket alkohol som accepteras dérefter.

Donationer av blod och kroppsvatskor, samt donationer fér transplantation

Komponenter i lakemedlet ROCTAVIAN® kan dyka upp i kroppsvétskor som sperma, urin, saliv,
avféring och blod. Dessa ska férsvinna fran kroppsvétskorna efter en tid, men hur l&ng den tiden &r
skiljer sig fran person till person.

B Donera inte blod, organ, vévnader och celler fér transplantation efter att du har tagit

ROCTAVIAN®
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