CSL Behring

Guide for
patient/vardare

HEMGENIX® (etranakogen-dezaparvovek)

Detta Iakemedel ar féremal for utdékad évervakning. Detta kommer att géra det
mojligt att snabbt identifiera ny sdkerhetsinformation. Du kan hjdlpa till genom att
rapportera de biverkningar du eventuellt fdr.

Denna guide dr en obligatorisk del i godkdnnandet av Hemgenix och ér éverenskommen
med Fimea.

L&s noga igenom denna guide fér patient/vardare innan du fér HEMGENIX®.
Den innehdller information som dr viktig for dig.
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Férutom denna guide fér patient/vardare, kommer din I8kare att ge dig
ett patientkort. Las det noggrant och félj de angivna instruktionerna.

Patientkort

HEMGENIX®
(etranakogen-dezaparvovek)

£000-XOH-NI4

Patientens namn:

Datum dd& HEMGENIX®-behandlingen erhdlls:

Bdr alltid med dig det har kortet efter du har fatt HEMGENIX®
och visa det for alla personer som kan ge dig sjukvard,
sdsom lékare och/eller sjukskéterskor.

Ha alltid patientkortet med dig och visa det vid all kontakt med sjukvdrden:
kortet innehdller viktig information som hélso- och sjukvdrdspersonalen
behdéver veta innan de tar hand om dig. Det ar viktigt for din sdkerhet
i samband med uppféljningen av detta Idkemedel.
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1. Vad HEMGENIX® éar och vad det anvdnds for?

HEMGENIX® &r ett genterapi-ldkemedel sominnehdller den aktiva substansen
etranakogen-dezaparvovek.

Personer med hemofili B ér fddda med en férdndring i den gen som be-
hovs for att bilda faktor IX, ett protein som dr nédvandigt for att blodet ska
levra sig och stoppa eventuella blédningar. Personer med hemofili B har
otillrackliga nivéer av faktor IX och har darfér en bendégenhet for inre eller
yttre blédningar.

HEMGENIX® anvénds fér behandling av svdr till medelsvér hemofili B (med-
fédd faktor IX-brist) hos vuxna som inte har eller har haft antikroppar mot
faktor IX-proteinet, s& kallade faktor IX-inhibitorer.

2. Hur fungerar HEMGENIX®?

Den aktiva substansen i HEMGENIX® dr baserad pd ett virus som inte orsa-
kar sjukdom hos mdnniska. Viruset har édndrats sé att det inte kan spridasii
kroppen, men det kan leverera en kopia av faktor IX-genen till levercellerna.
Detta gor det méjligt for levercellerna att framstdlla faktor IX-protein och
hoja nivéerna av fungerande faktor IX i blodet. Detta hjélper i sin tur blodet
att levra sig mer normalt och férhindrar blédningar och minskar antalet
blédningstillfallen.

3. Vad du behover veta innan du far HEMGENIX®

Det ar viktigt att du till fullo férstdr férdelar och risker med HEMGENIX®-
behandling, vad som &r ként och dnnu ej kéint om l&ngtidseffekter avseende
bdde sdkerhet och effekt. Viktig information om HEMGENIX®-behandling
finns i avsnitten nedan. Las det noga och fréiga din Iékare eller sjukskoterska
om du har ytterligare frégor.
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a. Leverstatus

INNAN HEMGENIX®-BEHANDLING

For att avgdéra om detta ldkemedel ar Idmpligt fér dig, kommer Idkaren
att underséka din lever fére eventuell behandling med HEMGENIX®, och
kommer att utféra:

- Blodprover fér att kontrollera nivéin av leverenzymer i ditt blod.
« Ultraljud av levern

- Elastografi-test for att undersdka arrbildning eller fértjockning av din lever.

EFTER HEMGENIX®-BEHANDLING

Efter behandling med HEMGENIX® kommer IGkaren att fortsdtta kontrollera
din hdlsa. Det ar viktigt att du diskuterar tidplan fér blodprover med
l&karen, s& att nédvandiga prover kan utféras enligt behov.

Ditt immunsystem kommer att reagera p& HEMGENIX®, vilket kan leda till
6kade nivder av vissa leverenzymer i blodet som kallas transaminaser
(transaminit). Lékaren kommer att underséka dina leverenzymer regel-
bundet for att sdkerstdlla att Idkemedlet fungerar som det ska:

Under de forsta Frdn ménad 4 upp Andra dret: Efter andra dret:

3 mdnaderna: till ett ar: Var En gdng om dret i

Minst en géing Var 3:e ménad 6:e méanad minst 5 &r
per vecka

« Om du har 6kade nivaer av leverenzymer kan du behéva lamna blodprov oftare,
tills leverenzymerna atergadtt till normala nivder.

» Du kan ocks@ behdva ta annat lakemedel (t.ex. kortikosteroid) for att behandla
dessa biverkningar.

« Informera halso- och sjukvdrdspersonal om pdgdende anvandning av kortiko-
steroider eller andra immunsupprimerande Idkemedel. Om du inte kan ta
kortikosteroider kan Iékaren rekommendera andra alternativa Iikemedel for
att hantera problem med levern.

« Din lakare kan ocksd utféra ytterligare tester for att utesluta andra orsaker till for-
héjda leverenzymer, och vid behov éverlégga med en |I&kare som har erfarenhet
av leversjukdomar.
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Bd&de fore och efter behandlingen rekommenderas att du undviker att
ta ladkemedel som kan orsaka leverskador. Tala om fér Idkare eller
sjukskoterska om du tar, nyligen har tagit eller kan ténkas ta andra
Ikemedel. Om du tar ldkemedel med kénd skadlig effekt p& levern
(hepatotoxisk behandling), ska Iékaren avgéra om du behéver avsluta
den behandlingen fér att kunna f& behandling med HEMGENIX®.

b. Onormal blodlevring (tromboemboliska héndelser)

Som patient med hemofili B har du vanligtvis en mindre risk fér tromboem-
bolisk handelser (t.ex. pulmonell tromboembolism eller djup ventrombos),
beroende pd den medfédda bristen i koagulationskaskaden.

Aterstallande av faktor IX-aktiviteten kan utsétta dig fér potentiell risk
for tromboembolism, sdsom observerats i den allménna, icke-hemofila
befolkningen.

Om du har existerande riskfaktorer for tromboemboliska hdndelser sGsom
anamnes pd kardiovaskuldr eller kardiometabolisk sjukdom, arterioskleros,
hypertoni, diabetes och hég dlder, kan den potentiella risken fér tromboem-
boliska hdndelser vara hogre.

Var uppmarksam pé tecken p& onormal blodlevring:

Om du observerar tecken

Tecken p& onormal blodlevring

kan vara:

pa onormal blodlevring:

Plétslig bréstsmarta, andnéd, plétsligt

uppkommen muskelsvaghet, férlust Kontakta

av kansel och/eller balansproblem,

minskad medvetandegrad, talsvarig- O“n‘edelba rt
heter eller svullnad i ett eller bdda Ia kq re

benen.
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c. Risk fér malignitet som kan ha samband med HEMGENIX®

HEMGENIX® kommer att trdnga in i leverceller och kan eventuellt trdnga
in i levercellernas DNA eller DNA i andra celler i kroppen. Till féljd av detta
skulle HEMGENIX® kunna bidra till risk for cancer, sGsom levercancer
(hepatocellulart karcinom). Aven om det inte finns ndgra belagg fér detta
i de kliniska studier som utférts hittills, kvarstdr en méjlig risk p& grund av
detta IGkemedels egenskaper. Du boér darfér diskutera detta med Iékare.

+ Om du dr en patient som har vissa riskfaktorer fér hepatocelluldrt karcinom
kommer din Idkare att regelbundet (exempelvis drligen) évervaka din
langsiktiga leverhdlsa i minst 5 ar efter att du fatt HEMGENIX®. Foljande
tester kommer att utféras:

- Arligt ultraljud av levern

- Arliga blodprover fér att se om det skett
en 6kning av sd kallat alfa-fetoprotein

Vissa riskfaktorer fér hepatocelluldrt karcinom ér:

- leverfibros (@rrbildning och fértjockning av levern)
- anamnes pd hepatit B, hepatit C

- fettlever (inte alkoholberoende)

« om du dricker mycket alkohol

« Vid eventuell cancer kommer Iéikaren att ta ett prov pé din cancer (biopsi)
for att se om HEMGENIX® finns i cellernas DNA.
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d. Overfoéring av HEMGENIX®

Den aktiva substansen i HEMGENIX® kan tillfalligt utséndras i blod, sperma,
bréstmjolk eller annat "kroppsavfall”, en process som kallas utséndring.

For att skerstdlla att personer som inte har hemofili B inte utsdatts féor DNA
frdn HEMGENIX® via utsdndringsprocessen i din kropp och/eller sperma fér
du inte donera blod, sperma, organ, véavnad eller celler fér transplan-
tation efter att du behandlats med HEMGENIX®.

Efter att en manlig patient har behandlats med HEMGENIX®, ska patienten
och en kvinnlig partner i fertil dlder undvika graviditet i 12 manader.
Effektiva preventivmedel ska anvandas (t.ex. en preventivmetod med
barriérfunktion som kondom eller pessar) fér att undvika den teoretiska
risken att faktor IX-genen frédn faderns HEMGENIX®-behandling éverférs
till barnet med okénda konsekvenser. Av samma anledning fér manliga
patienter inte donera sperma. Tala med ldkare om vilken preventivmetod
som ar mest Iadmplig for dig.

HEMGENIX® rekommmenderas inte till kvinnor som &r gravida eller kan bli
gravida.
e. Utveckling av inhibitorer mot faktor IX

Neutraliserande antikroppar mot faktor IX-proteiner, s& kallade faktor
IX-inhibitorer, kan hindra HEMGENIX® fréin att fungera som det ska.

Lakaren kommer att kontrollera ditt blod med avseende pd dessa anti-
kroppar, om dina blédningar inte ér under kontroll eller om de dterkommer
efter att du har behandlats med HEMGENIX®.

f. Befintligimmunitet mot vektorn

Vissa manniskor kan ha befintlig naturlig “immunitet” (dvs antikroppar)
mot adenoassocierade virus (AVV)-vektorer som anvénds fér genterapi
— detta kan hindra effektiv dverféring av den genetiska informationen.

Hog niva av befintlig immunitet mot vektorn kan reducera effekten av
behandling med HEMGENIX®.

Darfor férvéntas du undersokas med avseende pd halt av neutralise-
rande anti-AAV5-antikroppar fére HEMGENIX®-behandling.
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g. Behandlingssvar
Det finns enrisk att inte alla patienter svarar pd behandling med HEMGENIX®.
Patienter som inte svarar utsétts andd for Idngsiktiga risker.

Det finns inga planer pd att administrera HEMGENIX® igen om du inte svarar
pd behandlingen eller om svaret avtar.

4. Langtidsuppfoljning efter administrering av
HEMGENIX®

Langtidseffekt och -sékerhet for HEMGENIX® dr fortfarande okénd.

Efter behandling med HEMGENIX® forvéntas du déarfér delta i en upp-
foljningsstudie for att studera langsiktiga séikerhetseffekter for denna
behandling i 15 ar, hur vél behandlingen fortsatt fungerar och om det
férekommer biverkningar som kan ha att géra med behandlingen.

Du uppmanas att tala med din Idkare fér ytterligare information om
uppféljningsstudien fore behandling med HEMGENIX®.
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5. Vad anvénds patientkortet till?

Patientkortet innehdller viktig sékerhetsinformation som du och eventuell
halso- och sjukvdrdspersonal kan behéva kédnna till efter behandling
med HEMGENIX®.

Som férklaras i denna guide mdste vissa rekommendationer féljas for
sdker anvandning av HEMGENIX® och det ar darfér viktigt att dela denna
information med all hélso- och sjukvdrdspersonal som du kan behéva
konsultera. Detta ar patientkortets roll.

- Din I&kare ska ge dig ett HEMGENIX® patientkort den dag du fér HEMGENIX®
- Bar det med dig hela tiden, du kan ha det i din plénbok eller handvéska

« Visa patientkortet for en Idkare eller sjukskéterska i samband med sjuk-
vérdsbesok

« Om du behdver dka till en akutmottagning, visa den sé snart du anlénder

- Berditta for din vardgivare eller ndgon néra dig om din behandling och
visa dem patientkortet eftersom de kan mdrka biverkningar som du inte
ar medveten om

Detta kort pdminner dig ocks& om viktig information du behéver veta om
betydande risker som kan uppsta.

Patientkort

HEMGENIX®
(etranakogen-dezaparvovek)

£000-XOH-NI4

Patientens namn:

Datum dd& HEMGENIX®-behandlingen erhdlls:
Bdr alltid med dig det har kortet efter du har fatt HEMGENIX®

och visa det for alla personer som kan ge dig sjukvard,
sdsom lékare och/eller sjukskéterskor.
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6. Vad ska jag géra om jag missténker
en biverkning?

Om du fér biverkningar, tala med Iakare eller sjukskodterska. Detta gdller
aven eventuella biverkningar som inte nédmns i denna guide fér patient/
vérdare. Du kan ocksé rapportera biverkningar direkt till:

www.fimea.fi

Sakerhets- och utvecklingscentret for Idkemedelsomrddet Fimea
Biverkningsregistret

PB 55

00034 FIMEA

Genom att rapportera biverkningar kan du bidra till att 6ka informationen
om ldkemedlets sdkerhet.

7. Ytterligare information

Denna guide och andra dokument framtagna som en del i HEMGENIX®
riskhanteringsplan kan laddas ned via CSL Behring Finlands hemsida:
https://www.cslbehring.fi/valmisteemme/hemgenix/koulutusmateriaali

For ytterligare information se HEMGENIX® Bipacksedel som finns
tillganglig via Europeiska Idkemedelsmyndighetens webbplats

(https://www.ema.europa.eu)
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Anteckningar:

CSL Behring AB,

Box 712 SE-182 17 Danderyd
telefonnummer: + 46 (0) 8 544 966 70
e-mail: info@cslbehring.se
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