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POTILAAN JA VANHEMMAN/HUOLTAJAN OPAS

LIBMELDY™Y 2 - 10 x 10° solua/ml infuusioneste, dispersio

(atidarsagene autotemcel)

Tarkeaa tietoa riskien minimoinnista ja opas Libmeldy-geeniterapiaa saaneille
potilaille ja heidan huoltajilleen (Libmeldy on autologisilla CD34+-soluilla rikastettu
solupopulaatio, joka sisaltda hematopoieettisia kanta- ja esisoluja (HSPC), jotka on transdusoitu
ex vivo kayttamalla ihmisen aryylisulfataasi A -geenia (ARSA) koodaavaa lentivirusvektoria).

Lue tama pakkausseloste huolellisesti ennen kuin lapsellesi (tai sinulle) annetaan
tata laaketts, silla se sisaltaa sinulle tarkeita tietoja.

V¥ Tahan laakevalmisteeseen kohdistuu lisaseuranta. Talla tavalla voidaan havaita nopeasti
turvallisuutta koskevaa uutta tietoa. Ilmoittamalla haittavaikutuksista voit auttaa saamaan
enemman tietoa taman laakevalmisteen turvallisuudesta. Kun ilmoitat mahdollisista
haittavaikutuksista, liitd mukaan potilaskortissa oleva laakkeen eranumero.

Jos havaitset lapsellasi haittavaikutuksia, kerro niista Iaakarille tai sairaanhoitajalle. Tama
koskee myds kaikkia mahdollisia haittavaikutuksia, joita ei ole mainittu pakkausselosteessa.
Katso tdman oppaan lopusta, miten voit ilmoittaa haittavaikutuksista.

Tietoja tasta oppaasta

Taman oppaan tiedot ovat oleellisia lapsesi metakromaattiseen leukodystrofiaan (MLD)
tarkoitetun Libmeldy-geeniterapian tehokkaan seurannan varmistamiseksi. Tiedoissa
kuvataan, miksi ja miten tama tulisi tehda. Lue tdma opas huolellisesti ja ota yhteytta
lapsesi erikoisladkariin, jos sinulla on kysyttavaa.
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Geeniterapia MLD:n hoitoon ja verisyovan riski

Tapa, jolla ARSA-geenin toiminnallinen kopio liitetddn lapsesi kantasoluihin, voi
mahdollisesti muuttaa ndiden solujen geneettista materiaalia. Tama voi aiheuttaa lapsellesi
leukemia- tai lymfoomariskin. Leukemia ja lymfooma ovat sy6patyyppeja, jotka vaikuttavat
valkosoluihin. Yhdellekdan Libmeldy-valmistetta kliinisissa tutkimuksissa saaneelle
potilaalle ei ole kehittynyt leukemiaa tai lymfoomaa, mutta on olemassa pieni riski, etta
nain saattaa tapahtua tulevaisuudessa. Siksi on tarkeda seurata leukemian tai lymfooman
oireita.

Leukemian tai lymfooman oireita voivat olla esimerkiksi kuume, hengenahdistus, kalpeus,
yohikoilu, vasymys, turvonneet imusolmukkeet, toistuvat infektiot, herkasti syntyvat
verenvuodot ja/tai mustelmat tai pienet punaiset tai violetit ihonalaiset ldiskat. Jos
lapsellesi kehittyy jokin ndista oireista, ota valittbmasti yhteytta erikoislaakariin, ja ilmoita
nama tiedot myds kayttamalla tdaman oppaan lopussa annettuja yhteystietoja.

Erikoisladkari tarkistaa, onko lapsesi veressa merkkeja leukemiasta tai lymfoomasta
rutiininomaisissa vuositarkastuksissa. Naiden tarkastuksen tulee jatkua hoidon jalkeen.

Potilaskortti
Kun lastasi on hoidettu Libmeldy-valmisteella, han saa potilaskortin, joka sisaltaa erittain
tarkeaa tietoa. Libmeldy-valmistetta saaneen henkilon tai hanen

vanhempansa/huoltajansa on kannettava mukanaan potilaskorttia, niin ettd
terveydenhuollon ammattilaiset saavat tietdad, ettd henkil6d on hoidettu Libmeldy-
valmisteella.

Saannollisen seurannan tarkeys

Erikoisladkari seuraa lapsesi edistymistda ajan mittaan tarkistaakseen tdssda oppaassa
kuvatut riskit ja mahdolliset muut oireet. Joidenkin potilaiden voi olla vaikea ilmaista
vointiaan. Ala epardi ilmoittaa mahdollisista oireista tai huolenaiheista erikoisladkarille.

Osallistuminen pitkaaikaiseen seurantatutkimukseen

Libmeldy-hoitoa saaneille potilaille on aloitettu pitkdaikainen seurantatutkimus, jotta
taman ladkkeen pitkdaikaisvaikutukset ymmarrettaisiin paremmin. Lapsesi hoitava laakari
ilmoittaa sinulle tasta.

Haittavaikutusten raportointi

Jos havaitset lapsellasi haittavaikutuksia, kerro niista ladkarille tai sairaanhoitajalle. Tama
koskee myds kaikkia ~mahdollisia haittavaikutuksia, joita ei ole mainittu
pakkausselosteessa.

IImoita haittavaikutuksista seuraavalle taholle: Laakealan turvallisuus- ja kehittamiskeskus
Fimea, www-sivusto: www.fimea.fi, Ladkealan turvallisuus- ja kehittamiskeskus Fimea,
Ladkkeiden haittavaikutusrekisteri, PL 55, 00034 FIMEA.

IImoita haittavaikutuksista myos Orchard Therapeuticsille:
sahkoposti: drugsafety@orchard-tx.com

IImoittaessasi haittavaikutuksista litd mukaan potilaskortissa oleva ladkkeen eranumero.

Fimean hyvaksymispadivamaara: 30.11.2021.
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