Délezité nasledné informacie tykajice sa minimalizacie rizik urené
pre deti, ktoré podstupili génovu terapiu liekom STRIMVELIS® V¥ (autolégne
CD34* bunky transdukované na expresiu ADA)

— vzdelavaci letak pre rodicov/opatrovatelov

Nové lieky su oznacCené Ciernym symbolom v tvare obrateného
trojuholnika (¥), ktory znamena, Ze su predmetom dalSieho monitorovania, aby
sa umoznilo rychle ziskanie novych informacii o bezpecnosti.

Mozete pomOoct tym, Ze nahlasite akékolvek vedlajsie Ucinky alebo priznaky,
ktoré spozorujete u vasho dietata — kontaktné Udaje su uvedené

na konci tohto letaka.
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O tomto letaku

Informacie v tomto letaku sd nevyhnutné na zaistenie efektivneho sledovania
vasho dietata po génovej terapii ADA-SCID liekom Strimvelis®.

Strimvelis je indikovany na liecbu pacientov s tazkym kombinovanym
imunodeficitom spbsobenym deficitom adenozindeaminazy (ADA-SCID), pre
ktorych nie je k dispozicii vhodny pokrvne pribuzny darca kmenovych buniek,
ktory méa zhodu v ludskych leukocytovych antigénoch (human leukocyte
antigens, HLA). Pozorne si precitajte, prosim, tento letak a obratte sa na

osetrujuceho lekara Specialistu, ak mate akékolvek otazky.

Osetrujuci lekar specialista bude pravidelne sledovat, ako sa stav vasho dietata
vyvija v priebehu Casu, pricom ho bude kontrolovat kvéli vybranym rizikam
vysvetlenymi v tomto letaku a kvoli akymkolvek inym priznakom. Je tiez
potrebné, aby ste osetrujlceho lekara Specialistu informovali o akychkolvek

priznakoch alebo obavach.

Génova terapia ADA-SCID a riziko rakoviny krvi

Spbsob, akym je funkéna képia génu zodpovedného za tvorbu ADA vloZzena do
buniek z kostnej drene dietata, moze potencialne poskodit' geneticky material v
tychto bunkach. To moze dieta vystavit' riziku vzniku leukémie, typu rakoviny,
ktora postihuje biele krvinky. U Ziadneho z deti, ktorym bol podany Strimvelis®,
sa nerozvinula leukémia, ale existuje malé riziko, ze by sa mohla vyskytnut v

buducnosti. Preto je ddlezité sledovat vase dieta kvoli priznakom leukémie.

Priznaky leukémie mézu zahffhat hordcku, dychavicnost, bledost, nocné potenie,
Unavu, opuch lymfatickych uzlin, Casté infekcie, nachylnost na krvacanie a/alebo
lahkUd tvorbu modrin, alebo drobné cervené alebo fialové bodky pod kozou. Ak

sa u vasho dietata objavi ktorykolvek z tychto priznakov, ihned’ sa obratte na
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osetrujuceho lekara Specialistu a tiez to nahlaste na kontaktné miesta uvedené

na konci tohto letaka.

Osetrujuci lekar specialista bude kontrolovat krv vasho dietata na pritomnost
akychkolvek prejavov leukémie pocas pravidelnych kazdorocnych prehliadok, v
ktorych sa bude pokracovat na neurcity ¢as po liecbe. Tiez bol zriadeny
samostatny register na zhromazdovanie informacii o dlhodobej bezpecnosti
od lekarov a rodicov/opatrovatelov deti, ktoré podstupili liecbu liekom
Strimvelis® a mali by ste byt o nom osobitne upovedomeny(a). Ak ste o tomto

registri nepoculi, opytajte sa nan, prosim, svojho osetrujuceho lekara Specialistu.

Autoimunita

Je to stav, ked imunitny systém tela povazuje svoje vlastné tkaniva a bunky za
cudzie a tieto zdravé bunky napada. Kedze u deti s ADA-SCID imunitny systém
nefunguje spravne, autoimunita sa u nich casto vyskytuje uz pred lieCbou a
problémy suvisiace s autoimunitou mézu vzniknut aj po liecbe, zvycajne v

priebehu prvych troch rokov, ked' sa imunitny systém dietata stava silnejSim.

Autoimunita sa mdZze prejavovat od miernej imunitnej reakcie az po
autoimunitné ochorenia, akymi su anémia alebo probléemy s pecenou.
Pravdepodobnost vzniku problemov s autoimunitou po genove;j terapii je
u vasho dietata vyssia, ak tieto problémy malo uz pred lie¢bou alebo ak sa

autoimunita vyskytuje v rodinnej anamnéze (t. j. u pokrvne pribuzného).

Priznaky mozu zahfhat vysoku teplotu, vyrazku, bolest klbov, bolest svalov
alebo svalovu slabost, alebo pocit Unavy alebo choroby pritomny po vacsinu
Casu. OSetrujuci lekar Specialista bude pocas sledovania vasho dietata aktivne

vyhladavat prejavy autoimunity a mézete pomaoct tym, ze mu ihned nahlasite
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akékolvek priznaky, ktoré spozorujete, a tym, Ze ich tiez nahlasite na kontaktné

miesta uvedené na konci tohto letaka.

Nedostatocna odpoved na liecbu

Génova terapia je urcena na liecbu prejavov ADA-SCID imunologického pévodu
vratane Castych zavaznych infekcii, ale pravdepodobne

nepomo&ze odstranit’ typické prejavy neimunologického povodu, akymi su
stukovatenie pecCene, zhorseny sluch alebo behavioralne (t. j. svisiace

so spravanim) problémy. Pritomnost’ priznakov neimunologického pévodu vsak
nemusi nevyhnutne znamenat, ze vase dieta dosiahlo nedostatocnu odpoved
na génovu terapiu. OSetrujuci lekar bude vySetrovat vase dieta s ohladom na

obidva aspekty ADA-SCID pocas pravidelnych kontrolnych prehliadok.

Ak budete mat’ podozrenie, Ze odpoved vasho dietata na génovu terapiu
zoslabla (napriklad, ak ma priznaky svedciace o infekcii, akymi su horucka, kasel,
riedka stolica, bolest pri moceni), ihned sa obratte na oSetrujuceho lekara
Specialistu. Mali by sa vykonat krvné testy a dalSie vySetrenia, aby sa
skontrolovala sila imunitného systému a aby sa ziskal dékaz o tom, Ze enzym
ADA zaisteny lie¢bou liekom Strimvelis® stale funguje.

Ak tieto vysetrenia potvrdia, Ze odpoved' je nedostatocna, u vasho dietata sa
eSte stale mdze zvazit enzymova substitucna liecba alebo transplantacia kostnej

drene.

Tehotenstvo

Po lie¢be liekom Strimvelis® sa odporuca planované rodi¢ovstvo vo vhodnom
Case, pretoze tento liek nie je urCeny na opravu genetickej chyby

v reprodukcénych bunkach vasho dietata a jeho vplyv na tehotenstvo doteraz nie

je znamy. Osetrujuci lekar Specialista vam bude vediet poradit’ ohladom
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planovania rodiCovstva, ked'si vy alebo vase dieta budete mysliet, Ze na to

dosiahlo vhodny vek.

Podozrenia na vedlajsie Gcinky alebo priznaky, ktoré spozorujete u vasho
dietata mozete okrem lekara hlasit aj vy.

Kontaktné udaje pre hlasenie su:

Statny Ustav pre kontrolu lieciv

Sekcia bezpecnosti liekov a klinického skdsania,

Kvetna 11, 825 08 Bratislava 26,

tel: + 4212 507 01 206,

internetova stranka: http://www.sukl.sk/sk/bezpecnost-liekov ,

e-mail: neziaduce.ucinky@sukl.sk.

Formular na elektronické podavanie hlaseni: https://portal.sukl.sk/eskadra/

Hlasenia je mozné posielat’ aj spoloc¢nosti GSK na e-mailovu adresu:

sk-safety@qgsk.com

P& do more
feel better
live longer
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