Informacni letak pro rodic¢e a opatrovniky

Dulezité informace pro minimalizaci rizik pfi nasledném sledovani déti po lécbé
genovou terapii pfipravkem STRIMVELIS®VY (autologni buiiky CD34+ transdukované
pro expresi ADA)

Nové Iéky jsou oznageny symbolem obraceného €erného trojuhelniku ('), ktery poukazuje
na skute€nost, Ze tyto I1éky podléhaji dalSimu sledovani, coz umoziuje rychlé ziskani novych
informaci o bezpecnosti. Mlzete byt napomocni tim, Ze nahlasite veSkera podezieni na
vedlejsi ucinky nebo priznaky, které u svého ditéte zaznamenate — kontaktni udaje naleznete
na konci tohoto letaku.

Informace v tomto letaku

Informace uvedené v tomto letaku jsou nezbytné pro zajisténi efektivniho prabéhu sledovani
Vaseho ditéte s ADA-SCID po genové terapii pfipravkem Strimvelis® a popisuiji, pro¢ a jak by
toto sledovani mélo probihat. Pfectéte si prosim tento letak pozorné a kontaktujte svého
Iékare, pokud budete mit jakékoli dotazy.

OSetfujici lékaf bude v pribéhu Casu pravidelné sledovat zdravotni stav VasSeho ditéte
ohledné vybranych rizik vysvétlenych v tomto letaku a pfipadnych dalSich pfiznakd. Mél/a
byste jej/ji informovat o veSkerych pfiznacich &i obavach.

Genova terapie ADA-SCID a riziko nadorového onemocnéni krve

Zpusob, jakym je pracovni kopie genu pro ADA vloZzena do bunék kostni dfené Vaseho
ditéte, mize potencialné poskodit geneticky material v téchto bunkach. To mize Vase dité
vystavit riziku leukemie, druhu nadorového onemocnéni postihujiciho bilé krvinky. U
zadného z déti, které bylo Iéceno pripravkem Strimvelis®, nedoslo ke vzniku leukemie,
existuje vS8ak malé riziko, ze by k tomu mohlo dojit v budoucnu. Je proto dllezité sledovat
Vas$e dité, zda se u néj pfiznaky leukemie neobjevi.

Mezi pfiznaky leukemie patfi horecka, dusnost, bledost, noéni poceni, unava, zvétSeni
lymfatickych uzlin, ¢asté infekce a sklon k snadnému krvaceni a/nebo vzniku modfin Ci
malych c&ervenych nebo purpurovych teéek pod kuzi. Pokud se u Vaseho ditéte objevi
néktery z téchto priznakl, méli byste prosim neprodlené kontaktovat Vaseho oSetfujiciho
lékafe a v pfipadé, Ze jste souhlasili se zafazenim do registru pacientd, prosime kontaktujte
také osobu, na niz je uvedeno spojeni na konci tohoto letaku.

Bé&hem pravidelnych kazdoro¢nich kontrol, které budou probihat po dobu minimalné nékolika
let a mozna i déle po provedeni |éCby, bude oSetfujici I€kaf ovéfovat, zda krev Vaseho ditéte
nevykazuje znamky leukemie.
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Autoimunita

Jedna se o stav, kdy imunitni systém organismu povazuje vlastni tkané a buriky za cizi a
napada je, pfestoze jsou zdravé. Protoze u déti s ADA-SCID nefunguje imunitni systém
spravné, mivaji ¢asto autoimunitni poruchy jesté pred Ié€bou. Autoimunitni poruchy se také
mohou objevit po 1éEbé&, zejména v prvnich tfech letech, kdy se rozviji imunitni systém ditéte.

Projevy autoimunity mohou byt mirné jako napfiklad pozitivita vySetfeni krve na antinuklearni
protilatky bez jakychkoliv pfiznakl a klinickych znamek nebo se mohou projevit pfiznaky
autoimunitniho onemocnéni riizné zavaznosti, jako je napfiklad anémie nebo porucha funkce
jater. Pravdépodobnost autoimunitnich problému po genové terapii je vyssi, pokud Vase dité
tyto problémy mélo uz pred Ié€bou nebo pokud se autoimunita objevila v rodinné anamnéze.

Mezi pfiznaky patfi vysoka teplota, vyrazka, bolest kloub(, bolest nebo slabost svalu, pocit
unavy nebo nevolnosti pfetrvavajici po vétsinu €asu. OSetfujici IékaF se pfi nasledné kontrole
VaSeho ditéte zaméfi na znamky autoimunity. Vy sami muzete pomoci tim, Ze mu
neprodlené oznamite veskeré priznaky a Ze je také nahlasite prostfednictvim kontaktnich
udajd uvedenych na konci tohoto letaku.

Nedostatec¢na odpovéd na lécbu

Genova terapie slouzi k Ié€bé imunologickych projevd ADA-SCID véetné &astych tézkych
infekci, neni vS8ak pravdépodobné, Ze by pomohla feSit neimunologické projevy, jako je
ztuénéni jater (steatéza), zhorSeny sluch & poruchy chovani. Nicméné vyskyt
neimunologickych pfiznakd nemusi nutné znamenat, Zze organismus Vaseho dité vykazuje
nedostate¢nou reakci na genovou terapii. Vas Iékar pfi pravidelnych naslednych kontrolach
dité vysetfi ohledné obou aspektli ADA-SCID.

Mél/a byste neprodlené kontaktovat oSetfujiciho Iékafe, mate-li podezfeni, ze se reakce
Vaseho ditéte na genovou terapii sniZila (napf. se objevily pfiznaky infekce, jako je horecka,
kaSel, prujem, pfipadné bolest pfi moceni). Mély by byt provedeny krevni a dalsi testy
s cilem ovéfit stav imunitniho systému a to, zda funkce enzymu ADA navozena pfipravkem
Strimvelis® je dostatec¢na. Pokud tyto testy potvrdi, Ze je reakce nedostatecna, muze stale u
Vaseho ditéte pfipadat v uvahu substitu¢ni enzymaticka Ié€ba nebo transplantace kostni
dfené.

Téhotenstvi

Po lécbé pripravkem Strimvelis® se doporuCuje zabyvat se v nalezité dobé otazkami
planovani rodiCovstvi, protoZze tento pfipravek neslouzi k napravé genetické vady
v reprodukénich bunkach Vaseho ditéte a jeho ucinky na té€hotenstvi nejsou dosud znamy.
OSetfujici lekaf Vam bude moci poskytnout poradenstvi v otazkach planovani rodiCovstvi, az
podle Vas nebo Vaseho ditéte s ohledem na jeho vék nastane vhodny Cas.

Za ucelem dlouhodobého sbéru informaci o bezpecénosti od lékarl a
rodiét/opatrovnikl déti, které byly lééeny pFipravkem Strimvelis®, vznikl samostatny
registr, o kterém jste jiz byl/a informovan/a; pokud jste o tomto registru neslysel/a,
zeptejte se na néj prosim osSetiujiciho Iékare.



Hlaseni podezreni na nezadouci ucinky lécby

Jakékoli podezieni na zavazny nebo neoCekavany nezadouci ucinek a jiné skuteCnosti
zavazné pro zdravi léCenych osob musi byt hlaSeny Statnimu ustavu pro kontrolu IéCiv.
Podrobnosti o hlaSeni najdete na: http://www.olecich.cz/hlasenipro-sukl/nahlasit-nezadouci-
ucinek. Adresa pro zasilani je: Statni ustav pro kontrolu Ié¢iv, oddéleni farmakovigilance,
Srobarova 48, Praha 10, 100 41, email: farmakovigilance@sukl.cz.

<Pokud se u Vaseho ditete vyskytne kterykoli z nezadoucich ucinku, sdélte to svéemu lékari
nebo lékarnikovi. Stejné postupujte i v pripadé jakychkoli nezadoucich ucinkii, které nejsou
uvedeny v pribalové informaci. Nezadouci ucinky miizete hlasit také primo prostiednictvim
narodniho systému hlaseni nezadoucich ucinkii. Podrobnosti o hlaseni najdete na:
http://'www.olecich.cz/hlaseni-pro-sukl/nahlasit-nezadouci-ucinek

Adresa pro zasilani je Statni tistav pro kontrolu 1éciv, oddéleni farmakovigilance, Srobdrova
48, Praha 10, 100 41, email: farmakovigilance@sukl.cz.

Je vhodné doplnit i presny obchodni nazev a cislo Sarze. Nahlasenim neZadoucich ucinkii
miizete prispét k ziskani vice informaci o bezpecnosti tohoto pripravku.

Doporucuje se, aby toto hlaseni bylo zajisténo Iékafem, prosime informujte se, zda Iékar
hiasil.

Podezieni na jakoukoliv nezadouci pfihody mulzete také hlasit spole¢nosti GlaxoSmithKline
prostfednictvim mailboxu cz.safety@gsk.com.

Tento material byl pfipraven na zakladé poZzadavku SUKL a Evropské lékové agentury
GlaxoSmithKline s.r.o., Hvézdova 1734/2¢c, 140 00 Praha 4; tel.: 222 001 111,
fax: 222 001 444; e-mail: cz.info@gsk.com; www.gsk.cz.
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