Naispuolisen kumppanisi on véltettéva tai lykattava raskaaksi tulemista kuuden kuukauden ajan
kayttamalla tehokasta ehkaisyd.

B Keskustele la&karin kanssa tehokkaista ehkdisymenetelmisté.
B Kerro laékarille, jos kumppanisi tulee raskaaksi.

B Alé luovuta siemennestettd kuuden kuukauden kuluessa ROCTAVIAN®-hoidon jalkeen.

Verihyytymét
ROCTAVIAN® voi nostaa tekijén VIII pitoisuuksia tavallista suuremmiksi joksikin aikaa. Tavallista

korkeammat pitoisuudet voivat lisété tahattoman verihyytyman riskid.

Ennen kuin otat ROCTAVIAN®-valmistetta:

Lackari keskustelee kanssasi mahdollisista verihyytymien tai sydén- ja verisuonitautien riskitekijsistd,
jotka voisivat vaikuttaa mahdollisuuteesi saada ROCTAVIAN®-hoitoa.

ROCTAVIAN®-valmisteen saamisen jalkeen:

Laakari seuraa tekijén VIl pitoisuuksia veressési ja kertoo sinulle, jos tarvitset hoitoa tavallista
korkeampien pitoisuuksien takia omien riskitekijoidesi perusteella.

Kerro laakarille valittémasti, jos sinulle tulee verihyytymdén viittaavia merkkejd tai oireita, kuten mm.
aivohalvauksen merkkej@ (esim. voimattomuus, puhevaikeudet, roikkuva suupieli) tai sydénkohtauksen
merkkeja (kuten rintakipu, leukakipu, hengenahdistus, kylmé hiki, heikotus, alaraajaturvotus) ja hakeudu
viipymétta laakéarinhoitoon.

Tekijan VIII estajat

Sinulle tehdaan verikokeita, jotta voidaan seurata mahdollisten tekijan VIII estdjien (neutraloivien
vasta-aineiden) kehittymisté.

ROCTAVIAN®-hoitoon mahdollisesti liittyva pahanlaatuisten kasvainten riski

ROCTAVIAN® voi liitt&d itsensd maksasolujen DNA:han, ja on mahdollista, ettéd se liittad itsensé myds
elimistén muiden solujen DNA:han. Siksi ROCTAVIAN®-hoitoon saattaa liittyé sydvan riski. Kliinisisté
tutkimuksista ei ole toistaiseksi saatu tata tukevaa néyttéd, mutta ROCTAVIAN®-valmisteen luonteen
takia t&dmd mahdollisuus on silti olemassa. Jos sinulle kehittyy syépd, laékéri saattaa ottaa ndytteen
jatkotutkimuksia varten.

Pitkdaikaiset vaikutukset

Pitkéin aikavélin seurantatutkimuksen (rekisteri) avulla seurataan ROCTAVIAN®-hoitoa saaneita
potilaita. Ladkéri kertoo sinulle / keskustelee kanssasi siitd, miten voit kirjautua rekisteriin, jonka avulla
keratadn lisgtietoa ROCTAVIAN®-valmisteen pitkdaikaisvaikutuksista.
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HAITTAVAIKUTUKSISTA ILMOITTAMINEN

lImoita mahdollisista haittavaikutuksista suoraan BioMarinille séhk&postitse: drugsafety@bmrn.com;
puhelimitse: +1-415-506-6179 tai faksilla: +1-415-532-3144.

Kun ilmoitat mahdollisista haittavaikutuksista, kerro my&s laékevalmisteen erénumero, joka l8ytyy
Potilaskortista.

Haittavaikutuksista ilmoittaminen

Jos havaitset haittavaikutuksia, kerro niisté laékérille tai apteekkihenkildkunnalle. Téméa koskee myés
sellaisia mahdollisia haittavaikutuksia, joita ei ole mainittu téssé pakkausselosteessa. Voit ilmoittaa
haittavaikutuksista my&s suoraan (ks. yhteystiedot alla). llmoittamalla haittavaikutuksista voit auttaa
saamaan enemman tietoa t&man laékevalmisteen turvallisuudesta.

www-sivusto: www.fimea.fi

Ladkealan turvallisuus- ja kehittdmiskeskus Fimea
Lackkeiden haittavaikutusrekisteri

PL55

00034 FIMEA

Lisétietoja saa lghettamalla séhkdpostia osoitteeseen info_nordic@bmrn.com

Kun ilmoitat mahdollisista haittavaikutuksista, kerro my&s laékevalmisteen erénumero, joka [8ytyy
Potilaskortista.
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POTILASOPAS — ROCTAVIAN®

(valoktokogeeniroksaparvoveekki)

Témé potilasopas on pakollinen osa taman valmisten myyntilupaa.

Opas on tarkoitettu riskienminimoinnin lisatoimenpiteend varmistamaan, ettd potilaat ovat tietoisia
ROCTAVIAN®-hoitoon liittyvista erityispiirteistd ja siten minimoivat tiettyjen haittavaikutusten riskid.

V Tahan laakevalmisteeseen kohdistuu liséseuranta. Talla tavalla voidaan havaita nopeasti turvallisuutta koskevaa
uutta tietoa. limoittamalla haittavaikutuksista voit auttaa saamaan uutta tietoa taman laakkeen turvallisuudesta.
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TIETOA TASTA POTILASOPPAASTA

Lue koko potilasopas huolellisesti ennen kuin sinulle annetaan téta ladkettd, silléd oppaassa on tarkeité
tietoja. Ladkari kertoo sinulle ROCTAVIAN®-hoitoon liittyvistd riskeistd, hyddyistd ja epévarmuustekijdisté
ja keskustelee niista kanssasi ennen hoitopaatéksen tekemistd.

Keskustele seuraavista asioista laakarin kanssa, kun sinulle harkitaan ROCTAVIAN®-hoitoa:

B Kaikki potilaat eivat valttamatta hyddy ROCTAVIANC®-hoidosta, ja syité tahén ei ole vield varmistettu.
Myds potilaat, jotka eivat saavuta hoitovastetta, altistuvat pitkaaikaisille riskeille.

B ROCTAVIAN®-hoidon rinnalle vaaditaan useimmiten samanaikaista kortikosteroidihoitoa mahdollisten
|adékkeen aiheuttamien maksavaurioiden hoitamiseksi. Laékéri varmistaa, ettd padset saéanndllisesti
verikokeisiin ROCTAVIAN®-hoitovasteen ja maksan terveyden arviointia varten. On tarkedd kertoa
terveydenhuollon ammattilaiselle, jos kaytét parhaillaan kortikosteroideja tai muita immuunivastetta
véhentavid ladkkeitd. Jos et voi kayttaa kortikosteroideja, 16akari saattaa suositella sinulle muita
lackkeitd maksaongelmien hallitsemiseksi.

B ROCTAVIAN®-valmiste siséltaa virusvektoriosan, johon saattaa liittyé pahanlaatuisten kasvainten
suurentunut riski.

Noudata ladkarilté saamiasi ohjeita haittavaikutusten seuraamiseksi ja minimoimiseksi.

B Sinulle tehdadn tarvittavat, ladkarisi suosittelemat kokeet sen varmistamiseksi, etté sovellut saamaan
hoitoa.

B Sinua pyydetdén kirjautumaan rekisteriin, johon kerataén tietoa ROCTAVIAN®-valmisteen
pitkdaikaisista vaikutuksista 15 vuoden ajan.

Sailyté tdma opas, jotta voit palata siihen tarvittaessa myshemmin. Jos sinulle tulee mité tahansa
haittavaikutuksia, kerro niisté ladkérille tai sairaanhoitajalle. Téma koskee myés sellaisia mahdollisia
haittavaikutuksia, joita ei ole lueteltu Potilasoppaassa. Katso tdmén oppaan lopusta, miten voit ilmoittaa
haittavaikutuksista.

Kun sinulle annetaan ROCTAVIAN®-valmistetta, saat Potilaskortin. Pidd Potilaskorttia aina mukanasi, sillé se
sis@ltad terveydenhuollon ammattilaisille tarkoitettuja tietoja saamastasi ROCTAVIAN®-hoidosta.
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YLEISTIETOA ROCTAVIAN®-VALMISTEESTA

Elimistd koostuu lukemattomista soluista, ja jokainen solu sisélt&d rakennusohieet, joita kutsutaan geeneiksi.

Geenit auttavat soluja valmistamaan eri valkuaisaineita, joita elimistd tarvitsee toimiakseen kunnolla.
Joskus ohje (geeni) voi puuttua tai siing voi olla virhe. Tasta seuraa ongelmia kyseisen valkuaisaineen
tuotannossa tai toiminnassa. Hemofilia A aiheutuu, kun veren hyytymiseen tarvittavaa proteiinia, tekijaé
VIII, ei valmistu geenin puuttuessa tai sen toimiessa virheellisesti. Geeniterapia on prosessi, jossa
virheellinen geeni korvataan terveellé.

ROCTAVIAN® on oikean geenin sisdltévé geeniterapiavalmiste, joka auttaa elimistédsi tuottamaan itse
verenvuotoa ehkéisevéd ja verenvuotoja véhentévad tekijaa VL.

Jotta geeni voidaan ohjata tekijaa VIl tuottaviin maksasoluihin, se pakataan virukseen (jota kutsutaan
vektoriksi). Téssé tutkimuksessa kdytetdén adenoassosioidun viruksen serotyypin 5 (AAV5) vektoria. Se on
pieni virus, jonka ei tiedetd aiheuttavan sairauksia. Taté laakettd kéytetaén vaikean hemofolia A:n hoitoon
aikuisille, joilla ei ole aiemmin ollut tekijan VIII estdjia tai havaittavia vasta-aineita adenoassosioidun
viruksen serotyypille 5.

ROCTAVIAN®-HOITO

ROCTAVIAN®-infuusio

ROCTAVIAN® annetaan tiputuksena (laskimoinfuusiona) suoneen. Infuusion antaminen voi kestdé useita
tunteja.

ROCTAVIAN®-infuusion aikana tai vélittémasti sen jalkeen voi esiintyd joitakin haittavaikutuksia. Kerro
laskérille tai sairaanhoitajalle vélittémasti, jos sinulla esiintyy mitd tahansa seuraavia oireita:

B ihottuma (nokkosihottuma tai muunlaiset ihottumat), kutina

hengitysvaikeudet, aivastelu, ysk&, nendn vuotaminen, silmien vetistdminen, kutiava kurkku
pahoinvointi, ripuli

korkea tai matala verenpaine, nopea syke, huimaus (léhes pydrtyminen)

lihaskipu, selkakipu

kuume, vilunvéristykset, véring.

Maksan terveys

ROCTAVIAN® vaikuttaa kuljettamalla maksaan toimivan geenin, joka saa maksasolut valmistamaan
tekijaa VIII. Lagkéari neuvoo, miten voit parantaa maksasi terveytté.
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Ennen kuin otat ROCTAVIAN®-valmistetta:

Et voi saada ROCTAVIAN®-hoitoq, jos sinulla on edennyt krooninen maksasairaus tai jos sinulla on ollut
maksasyépé. Ladkari ei suosittele ROCTAVIANC®-hoitog, jos sinulla on maksasairaus, joka est&a
ROCTAVIAN®-valmistetta toimimasta hyvin. Siksi laékéri saattaa tehdé sinulle kokeita, joiden avulla
voidaan varmistaq, etté hoidon aloittaminen on sinulle turvallista.

Maksasi terveys, yleinen terveydentilasi sekd kaikki uudet ja pitkéaikaisessa kéaytdssa olevat laékityksesi
arvioidaan, jotta voidaan maérittad, sopiiko ROCTAVIAN®-hoito sinulle.

Kliinisissa tutkimuksissa useilla potilailla havaittin maksaentsyymien lievéd tai kohtalaista nousua
ROCTAVIAN®-hoidon yhteydessd. Maksaentsyymien nousu saattaa vaikuttaa tekijan VIII tuotantoon ja
vaatia kortikosteroidihoitoa. Huomioi, ettd sinulle tehd&én ROCTAVIAN®-hoidon jalkeen saannéllisia
tarkastuksia ja verikokeita maksasi terveydentilan seuraamiseksi. Laakari arvioi myds, voitko ottaa
kortikosteroideja pitkéaikaisesti, kun hén arvioi soveltuvuuttasi ROCTAVIAN®-hoitoon. Tulosten
perusteella laakari saattaa suositella, ettd sinulle ei anneta ROCTAVIAN®-hoitoa tai ettd hoitoa lykataan.

ROCTAVIAN®

-valmisteen saamisen jélkeen:

Kun olet saanut ROCTAVIAN®-valmistetta, maksasi terveyttd ja tekijén VI aktiviteettia seurataan
sadnnollisesti. On tarkead, ettd kaikki tarvittavat verikokeet voidaan tehdé.

Jos maksaentsyymisi nousevat, laékari voi ehdottaa kortikosteroidihoitoa ensin kahden kuukauden
ajaksi. Vasteestasi riippuen hoitoa saatetaan jatkaa témdn jalkeen. On tarkedd keskustella laékérin
kanssa kortikosteroidien haittavaikutuksista ja siitd, miten niité voidaan ehkéisté ja hallita. On térkedd,
ettéd noudatat laékérin antamaa annosteluohijetta ja ettet lopeta kortikosteroidien ottamista
keskustelematta asiasta l&akérin kanssa. Ladkari voi myss antaa sinulle toista laékettd kohonneiden
maksaentsyymien hallintaan, jos et voi ottaa kortikosteroideja.

On tarkead keskustella 1aakarin kanssa ennen kuin aloitat mink& tahansa uvuden ladkkeen tai
liséravinteen kaytdn. Tiettyjd ladkkeitd, kuten isotretioniinia (jota kéytetédn aknen hoitoon), ei suositella.
Sinun on vdltettava alkoholinkéyttydd véhintadn yhden vuoden ajan. Keskustele ladakérin kanssa siité,
kuinka paljon alkoholia voit kéyttad ensimméisen vuoden jalkeen.

Veren ja muiden ruumiinnesteiden seka elinten siirreluovutus

ROCTAVIAN®-valmisteen siséltémié ainesosia voi nékyd siemennesteessd, virtsassa, syljessd, ulosteissa
ja veressd. Ne poistuvat ruumiinnesteistd ajan myétd, mutta poistumiseen kuluva aika vaihtelee ihmisten
valilla.

B Alg luovuta verta, elimid, kudoksia tai soluja siirrettavaksi ROCTAVIAN®-hoidon jalkeen.
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