Terapia genética ELEVIDYS
para la distrofia muscular

de Duchenne

ACERCA DEL PROCESO
DE TRATAMIENTO

INFORMACION IMPORTANTE DE SEGURIDAD
:Cudl es la informacién mds importante
que debo saber sobre ELEVIDYS?

Lesion hepdatica grave rapida e insuficiencia

hepatica rapida.
ELEVIDYS puede aumentar ciertos niveles de
andlisis de laboratorio relacionados con el
higado y causar una lesion hepatica grave
rapida, insuficiencia hepdatica rapida y muerte.
Los pacientes con problemas hepdaticos
preexistentes pueden correr un mayor riesgo.

Se ha producido una complicaciéon de codagulos
sanguineos en el vaso sanguineo del abdomen
que ayuda a transportar la sangre desde los
intestinos hasta el higado.

Los pacientes recibirdn medicamentos
corticoesteroides orales antes y después de

la infusién de ELEVIDYS y necesitardn hacerse
andlisis de sangre semanales para controlar la
funciéon hepdtica durante 3 meses o mds después
del tratamiento.

Durante al menos 2 meses después de la
infusién de ELEVIDYS, permanezca cerca de
un establecimiento de atencién médica que el
médico le recomiende.

Péngase en contacto con un médico
inmediatamente si la piel/el blanco de los ojos del
paciente se ve amarillento o si el paciente omite o
vomita una dosis de corticoesteroides.

¢Qué es ELEVIDYS?

ELEVIDYS es una terapia
genética de venta con receta
que se usa para tratar a
pacientes ambulatorios de

al menos 4 afios de edad con
distrofia muscular de Duchenne
(DMD) que tienen una mutacion
confirmada en el gen DMD.

ELEVIDYS no se recomienda
para personas con:

Problemas hepdticos
preexistentes o infeccién
hepdtica, debido al alto
riesgo de lesidn hepdatica
grave rapida e insuficiencia
hepdtica rapida

Vacunacién reciente

(dentro de las 4 semanas del
tratamiento con ELEVIDYS)

Infecciones actuales o
recientes (dentro de las

4 semanas del tratamiento
con ELEVIDYS)
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Una actualizacion sobre

Como sabrd, nuestro hijo tiene distrofia muscular de Duchenne, una enfermedad rara que hace que
los musculos del cuerpo se debiliten y dafien con el tiempo.

Después de completar las pruebas necesarias para confirmar que es elegible, nuestro hijo pronto
recibird un tratamiento llamado ELEVIDYS, una terapia genética de venta con receta que se usa para
tratar a pacientes ambulatorios de al menos 4 afios con distrofia muscular de Duchenne que tienen
una mutacién confirmada en el gen de la distrofina.

Esta es una gran decisién y un momento emocionante para nuestra familia. Como usted es un adulto
importante en la vida de nuestro hijo, queriamos compartir informacién sobre qué esperar durante el
proceso de tratamiento de ELEVIDYS.

a Qué hay que saber sobre ELEVIDYS

ELEVIDYS es una terapia genética disefiada para proporcionar instrucciones genéticas

a los musculos de nuestro hijo que él no tiene debido a la enfermedad de Duchenne
ELEVIDYS es un tratamiento de una sola vez que permite al cuerpo producir un tipo de
proteina que puede ayudar a los musculos en personas con Duchenne. Se administra una
infusién en 1 dia seguida de citas semanales durante al menos 3 meses para seguimiento
de seguridad*

Nuestro hijo recibirad ELEVIDYS en un centro de tratamiento especial. El dia del tratamiento
serd un gran dia para nuestra familia

FINALIZACION ANTICIPADA
DiA DEL TRATAMIENTO: DE VISITAS SEMANALES™:

o Qué hay que saber sobre el proceso de tratamiento de ELEVIDYS

ANTES del dia de tratamiento con DURANTE el periodo de seguimiento de
ELEVIDYS, nuestro hijo deberd hacer 3 meses después del tratamiento, nuestro
lo siguiente: hijo debera hacer lo siguiente:
Asistir a las citas con el médico para Tomar los medicamentos esteroides
prepararse para el tratamiento diarios que se requieren para el

tratamiento con ELEVIDYS

Tener cuidado de no enfermarse, ya que (ademds del uso actual de esteroides)

esto puede retrasar el tratamiento
Asistir a las citas de seguimiento

Practicar un lavado de manos adecuado semanales*

y tal vez tomar otras precauciones para

mantenerse saludable Continuar practicando los hdbitos

de un lavado de manos adecuado y
posiblemente otras precauciones para
mantenerse saludable

Tomar medicamentos esteroides
diariamente (de 1dia a 1semana antes
del tratamiento), ademas del uso actual
de esteroides

*Nuestro médico puede decidir controlar a nuestro hijo durante un periodo mds largo o con mayor frecuencia.
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° Coémo usted puede ayudar

Este tratamiento es un compromiso para nuestro hijo y nuestra familia. Implicard
algunas faltas a la escuela y es posible que no respondamos como de costumbre.
A continuacién, se presentan algunas formas en las que usted puede ayudar

en los préoximos meses:

\ 4

Apoédyenos para mantenernos al dia con sus medicamentos y sus citas.
Haremos todo lo posible para planificar de manera proactiva con usted
en torno a las necesidades y los plazos.

Refuerce una buena higiene lavdndose las manos con regularidad,
tanto usted como nuestro hijo.

Si nota que nuestro hijo no se siente bien, inférmenos como lo haria
normalmente. Dado que nuestro hijo tomard medicamentos esteroides
diarios como parte del tratamiento con ELEVIDYS, esto puede reducir la
capacidad de su sistema inmunitario para combatir las infecciones y facilitar
la aparicion de infecciones. Contraer una infeccién (como un resfriado, gripe,
virus estomacal, infeccién de oido, infeccion del pecho) antes o después de
la infusién de ELEVIDYS podria provocar problemas de salud mds graves,
incluida la muerte.

También puede obtener mds informacién sobre los posibles efectos
secundarios relacionados con ELEVIDYS y qué debe tener en cuenta
en la siguiente Informacién importante de seguridad.

Demuestre mas paciencia, apoyo y flexibilidad.

USE ESTE ESPACIO PARA CUALQUIER OTRA NOTA SOBRE COMO AYUDAR
(comidas, transporte compartido, cuidado de mascotas, etc.):

Consulte la Informacién importante de seguridad adicional en las paginas

jEstamos agradecidos por su apoyo durante este momento

emocionante para nuestra familia!

Para obtener mds informacién o acceder a otros recursos
relacionados con el tratamiento con ELEVIDYS, visite ELEVIDYS.com
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Informacion importante de seguridad

¢Cudl es la informaciéon mas importante que debo saber sobre ELEVIDYS?
Lesién hepdtica grave rapida e insuficiencia hepatica rapida.
ELEVIDYS puede aumentar ciertos niveles de andlisis de laboratorio relacionados
con el higado y causar una lesién hepdtica grave rapida, insuficiencia hepatica
rapida y muerte. Los pacientes con problemas hepdticos preexistentes pueden correr
un Mmayor riesgo.

Se ha producido una complicaciéon de codgulos sanguineos en el vaso sanguineo del
abdomen que ayuda a transportar la sangre desde los intestinos hasta el higado.

Los pacientes recibirdn medicamentos corticoesteroides orales antes y después de la
infusién de ELEVIDYS y necesitardn hacerse andlisis de sangre semanales para controlar la
funciéon hepdtica durante 3 meses o mds después del tratamiento.

Durante al menos 2 meses después de la infusién de ELEVIDYS, permanezca cerca de un
establecimiento de atencidén médica que el médico le recomiende.

Péngase en contacto con un médico inmediatamente si la piel/el blanco de los ojos del paciente
se ve amairillento o si el paciente omite o vomita una dosis de corticoesteroides.

Infeccién grave
Dado que los pacientes tomardn corticoesteroides como parte del tratamiento con ELEVIDYS, esto
puede reducir la capacidad de su sistema inmunitario para combatir las infecciones y facilitar la
aparicién de infecciones. Contraer una infeccion (como un resfriado, gripe, virus estomacal, infeccion
de oido, infeccién del pecho) antes o después de la infusion de ELEVIDYS podria provocar problemas de
salud mds graves, incluida la muerte.

Péngase en contacto con un médico de inmediato si nota signos de infeccién, como tos, sibilancias,
estornudos, goteo nasal, dolor de garganta o fiebre.

La vacunacion debe completarse al menos 4 semanas antes de iniciar los corticoesteroides que forman
parte del tratamiento con ELEVIDYS.

ELEVIDYS no debe administrarse a pacientes con infeccion.

Inflamacién del musculo cardiaco
Se ha producido inflamacién grave y potencialmente mortal del musculo cardiaco después de la
infusidon de ELEVIDYS.

Los pacientes necesitardn hacerse andlisis de sangre semanales de una proteina cardiaca que puede
detectar dafios en las células musculares del corazén durante el primer mes después del tratamiento.

Péngase en contacto con un médico de inmediato si el paciente comienza a sentir dolor en el pecho y/o
dificultad para respirar o falta de aliento.

Reacciones relacionadas con la infusién
Se produjeron reacciones relacionadas con la infusién, incluidas hipersensibilidad y reacciones alérgicas
graves (anafilaxia), durante y después de la infusion de ELEVIDYS.

Péngase en contacto con un médico de inmediato si nota frecuencia cardiaca rdpida, respiraciéon
rdpida, labios hinchados, falta de aliento, ensanchamiento de las fosas nasales, urticaria, piel enrojecida
y con manchas, picazén o inflamacion de los labios, erupcidn, vomitos, nduseas, escalofrios y fiebre.

El médico lo controlard durante la infusidon de ELEVIDYS y al menos 3 horas después. Si se produce una
reaccion relacionada con la infusién, el médico puede desacelerar o detener la infusién de ELEVIDYS y
proporcionar tratamiento médico adicional segun sea necesario.
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Informacion importante de seguridad
(continuacion)

¢Cudl es la informacién mds importante que debo saber sobre ELEVIDYS? (cont.)

Respuesta inmunitaria que afecta los musculos (miositis inmunomediada)
Hay pacientes que han tenido una respuesta inmunitaria que afecta a los musculos, lo que incluye
reacciones graves y potencialmente mortales, aproximadamente 1 mes después de recibir la
infusiéon de ELEVIDYS.

Péngase en contacto con un médico inmediatamente si el paciente experimenta un aumento
inexplicable del dolor muscular, sensibilidad o debilidad, incluidos dificultad para tragar,
respirar o hablar.

Anticuerpos contra ELEVIDYS
Los pacientes necesitan hacerse andlisis de sangre para asegurarse de que no tienen anticuerpos
que puedan impedirles recibir ELEVIDYS. Los niveles altos de anticuerpos pueden impedir que el
medicamento actue como se espera.

El tratamiento con ELEVIDYS no se recomienda para pacientes que tengan anticuerpos altos contra
el vector, la parte de la terapia genética utilizada para administrar ELEVIDYS.

Debe analizar los posibles beneficios y riesgos de ELEVIDYS con su médico.

¢Quién no debe recibir ELEVIDYS?
Las personas con un determinado tipo de mutacién genética, llamada delecién, que afecta a cualquier
parte o a todo el exén 8 y/o el exdn 9 del gen DMD, no deben recibir ELEVIDYS.

¢Hay que tener algo en cuenta para la programacion de la vacunacion y de ELEVIDYS?

Las vacunas de los pacientes deben estar actualizadas segun las pautas de vacunaciéon actuales.

La vacunacién debe completarse al menos 4 semanas antes de iniciar los corticoesteroides que forman
parte del tratamiento con ELEVIDYS.

¢Hay que tener en cuenta alguna precaucién al manipular los desechos corporales de

un paciente?

La eliminacion del vector de ELEVIDYS se produce principalmente a través de los desechos corporales.

Los pacientes y los cuidadores deben mantener una higiene de manos adecuada, como lavarse las manos,
cuando entren en contacto directo con los desechos corporales del paciente. Coloque los materiales
potencialmente contaminados que puedan contener los liquidos/desechos corporales del paciente en

una bolsa con cierre hermético y deséchelos en la basura normal. Estas precauciones deben tomarse
hasta 1 mes después de la infusién de ELEVIDYS.

¢Cudles son los efectos secundarios mds frecuentes de ELEVIDYS?

Los efectos secundarios mds frecuentes que se produjeron en pacientes tratados con ELEVIDYS fueron
vomitos, nduseas, lesidon hepdtica, fiebre, menor nimero de plaquetas, que son un tipo de célula sanguinea
que ayudan a detener el sangrado, y niveles mds altos de proteina cardiaca, que puede detectar dafios en
las células musculares del corazén.

La informaciéon de seguridad proporcionada aqui no es completa. Hable con el médico del paciente sobre
cualquier efecto secundario que le preocupe al paciente o que no desaparezca.

Le animamos a que notifique a la FDA los efectos secundarios negativos de los fdrmacos con receta. Visite
www.fda.gov/medwatch o llame al 1-800-FDA-1088. También puede informar efectos secundarios a Sarepta
Therapeutics al 1-888-SAREPTA (1-888-727-3782).

Consulte la Informacién importante de seguridad adicional en la pagina 4 y la Informacién de prescripcion
completaq, incluido el recuadro de advertencia y la Guia del medicamento.
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