POMBILITI ¥ (SIPAGLUKOSIDAASI ALFA) KOTONA ANNETTAVA INFUUSIOHOITO

Opas terveydenhuollon
ammattilaisille sipaglukosidaasi

alfa -infuusioiden antamiseen
liittyvien riskien minimoimiseen

VERSIO 1.0

Terveydenhuollon ammattilaisten, jotka maaraavat tai osallistuvat Pombilitin (sipaglukosidaasi alfa)
antoon, tulee lukea ja ymmartaa tdssa pakkauksessa annetut tiedot.

Katso valmisteyhteenvedosta sipagklukosidaasi alfan turvallisuustiedot, saatavilla Euroopan
ldakeviraston verkkosivulla: https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/pombilit

vTéhén |aakevalmisteeseen kohdistuu lisdseuranta. Talla tavalla voidaan havaita nopeasti
turvallisuutta koskevaa uutta tietoa. Terveydenhuollon ammattilaisia pyydetaan ilmoittamaan epaillyista
lddkkeen haittavaikutuksista.

Terveydenhuollon ammattilaisia pyydetaan ilmoittamaan kaikista epaillyista haittavaikutuksista www-
sivusto: www.fimea.fi luetellun kansallisen ilmoitusjarjestelman kautta.

Haittavaikutukset tulee myds ilmoittaa Amicus Medical Informationille, puhelin: (+358) 0800 917 780;
sahkoposti: drugsafety@amicusrx.com.
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POMBILITI (SIPAGLUKOSIDAASI ALFA) OPAS TERVEYDENHUOLLON AMMATTILAISILLE

1 SISALTO JA TAVOITTEET

Sipaglukosidaasi alfa on infuusiohoito, jota kaytetaan yhdessa miglustaatin
kanssa Pompen tautia sairastavilla potilailla. Mukavuuden lisaamiseksi ja
potilaan elamanlaadun parantamiseksi laskimoon annettava hoito voidaan
antaa potilaan kotona, jos tietyt vaatimukset pystytaan tayttamaan.

Tietoja tasta oppaasta

Taman laakareille ja terveydenhuollon ammattilaisille suunnatun oppaan
tarkoituksena on minimoida kotona annettavan sipaglukosidaasi alfa-infuusion
yhteydessa tapahtuvien laakitysvirheiden riski, ja antaa selkeaa ohjausta seuraaviin:

—> Mitki potilaat soveltuvat kotona annettavaan infuusiohoitoon ja miten
kotona annettavat infuusiot jarjestetaan, mukaan lukien esilaakitys
ja infuusioreaktioiden ensiapuhoito

—> Valmisteen valmisteleminen, kayttokuntoon saattaminen ja antaminen
kotona

— Haittavaikutusten tunnistaminen ja hoito, mukaan lukien infuusioon
liittyvat reaktiot (IAR), seka mahdolliset toimenpiteet haittavaikutusten
hoitoon oireiden ilmetessa.

—> Ladkepoikkeamien tunnistaminen ja hoito

Koti-infuusio tapahtuu hoitavan laakarin vastuulla. Potilaan koulutusmateriaalin
saa antaa vain, jos hoitava laakari arvioi, etta potilas soveltuu kotona annettavaan
infuusiohoitoon.

Tassa asiakirjassa esitetyt prosessit ovat yleisluontoisia ohjeita, mutta niihin
sovelletaan paikallisia laaketieteellisia kaytantoja ja kansallisia ohjeita
ja maarayksia.
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) KOTI-INFUUSIOKELPOISUUDEN
ARVIOINTI

Paatos potilaan siirtdmisesta koti-infuusioon on tehtava arvioinnin jalkeen
ja hoitavan laakarin suosituksesta. Potilaan soveltuvuutta infuusioiden
antoon kotona arvioitaessa on otettava huomioon potilaan muut
perussairaudet ja potilaan kyky sitoutua kotona annettavien infuusioiden
vaatimuksiin. Ennen jarjestelyjen tekemista hoitavan laakarin

on maaritettava, tayttaako potilas seuraavat ensisijaiset kotona
annettavan infuusion kriteerit:

(KATSO MYOS LAAKEMAARAYSTIEDOT)

—> Potilas on sietanyt infuusiot hyvin, eika hanella ole ilmennyt
keskivaikeita tai vaikeita infuusioon liittyvia reaktioita muutaman
viimeksi kuluneen kuukauden aikana.

—> Potilas on saanut sipaglukosidaasi alfa -infuusiohoitoa muutaman kuukauden
ajan sairaalassa tai poliklinikalla Pompen taudin hoitoon perehtyneen laakarin
valvonnassa. Koti-infuusion aloittamisen edellytyksena on dokumentoidusti
hyvin siedetyt infuusiot, joihin ei liity infuusioon liittyvia reaktioita tai joihin
liittyy vain lievia infuusioon liittyvia reaktioita, jotka on pystytty hoitamaan
esilaakityksella.

—> Potilaan tilan katsotaan olevan laiketieteellisesti riittdvan vakaa. Kattava
tilanteen arviointi on suoritettava ennen koti-infuusioiden aloittamista.

—> Potilas on sitoutunut noudattamaan maarattya annostusaikataulua
ja miglustaatin edellyttamia paastovaatimuksia.

—> Potilaan taytyy suostua ja kyetd noudattamaan kotona annettaviin infuusioihin
liittyvia menettelyja.
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3 KOTONA ANNETTAVAN INFUUSION
VAATIMUKSET JA JARJESTAMINEN

3.1 Potilas

YLEISTA

—> Potilas ja/tai hanta hoitava(t) henkilo(t) on saanut / ovat saaneet hoidon
hoidosta ja siihen liittyvista riskeista (joita ovat esim. yliherkkyysreaktiot,
infuusioon liittyvat reaktiot ja laakitysvirheet). Potilaan ja/tai hanta hoitavan
henkilon / hoitavien henkiloiden on hyvaksyttava hoidon antaminen kotona.

—> Potilas ja/tai hanta hoitavat henkilot ymmartavat sairauden luonteen
ja osaavat tunnistaa haittatapahtumat, kuten yliherkkyysreaktiot
ja infuusioihin liittyvat reaktiot, seka ymmartavat, miten mahdollisten
haittatapahtumien ilmetessa on toimittava.

—> Kodin on sovelluttava kotona annettavan infuusiohoidon toteuttamiseen.
Tama tarkoittaa, etta saatavilla on oltava muun muassa puhdas tila, jossa
on sahkot, vetta, mahdollisuus puhelimen kayttoon ja jaakaappi.

—> Potilaan ja/tai hanta hoitavien henkiloiden on ymmarrettava, etta
sipaglukosidaasi alfa on aina annettava yhdessa miglustaatin kanssa, ja etta
miglustaatti on aina annettava 1 tunti ennen sipaglukosidaasi alfa -infuusiota.
Jos infuusio viivastyy, infuusion aloitusajankohta ei saa olla yli 3 tuntia
miglustaatin ottamisesta. Jos sipaglukosidaasi alfan antoa ei voida aloittaa
alle 3 tuntia miglustaatin antamisesta suun kautta, sipaglukosidaasi alfa-
ja miglustaattihoito on ajastettava tapahtumaan vahintaan 24 tunnin kuluttua
miglustaatin ottamisesta. Jos seka sipaglukosidaasi alfa- etta miglustaattiannos
ovat jaaneet antamatta, hoito tulee antaa mahdollisimman pian.

—> Potilaalle on kerrottu, ettd infuusion antaa hoitaja tai joku muu
terveydenhuollon ammattilainen.

—> Jos potilaalla ilmenee haittavaikutuksia kotona toteutettavien infuusioiden
aikana, hanen (tai potilasta hoitavan henkilon) on ilmoitettava niista
kotona annettavan infuusion antavalle terveydenhuollon ammattilaiselle /
sairaanhoitajalle tai otettava valittomasti yhteytta hoitavaan laakariin.
Myohemmat infuusiot voi olla tarpeen toteuttaa sairaalassa tai muussa
asianmukaisessa terveydenhuollon toimipaikassa.
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(jatkuu)
3.1

LAAKETIETEELLISET SEIKAT

—> Potilaan on sovelluttava seka fyysisesti etta psyykkisesti kotona annettavaan
infuusiohoitoon.

—> Potilaalla on laskimoyhteys tai keskuslaskimokatetri, joka mahdollistaa
asianmukaisen infuusion antamisen.

Potilaat, joilla on akuutti taustalla oleva hengitystiesairaus
tai heikentynyt sydamen ja/tai hengityselinten toiminta

Potilailla, joilla on akuutti taustalla oleva hengitystiesairaus tai heikentynyt
sydamen ja/tai hengityselinten toiminta, voi olla sydamen tai hengityselinten
toiminnanvajauksen pahenemisen riski infuusioiden aikana. Asianmukaisten
laaketieteellisten tuki- ja seurantatoimenpiteiden on oltava helposti toteutettavissa
sipaglukosidaasi alfa -infuusion aikana.

Potilaita, joilla on erityinen riski saada infuusioon liittyvia
reaktioita, ovat:

—> Potilaat, joilla on akuutti sairaus infuusiohoidon aikana. Tasta on keskusteltava
hoitavan laakarin kanssa ennen infuusion aloittamista, ja potilasta on
tarvittaessa seurattava pidemman aikaa. Infuusion siirtamista on harkittava,
jos potilaalla on akuutti hengitystiesairaus tai kroonisen hengitystiesairauden
akuutti pahenemisvaihe infuusion aikana.

—> Potilaat, joilla on pitkalle edennyt Pompen tauti ja joilla on heikentynyt
sydamen ja/tai hengityselinten toiminta, kuten sydamen vajaatoiminta,
akuutti hengitystiesairaus tai keuhkopohd, nailla potilailla on infuusioon
liittyvan sydamen tilavuuden ylikuormituksen ja vakavan sydamen tai
hengityselinten toiminnan heikkenemisen ja jopa sydamen ja keuhkojen
toiminnanvajauksen riski. Asianmukaiset elvytystoimenpiteet ja
laaketieteelliset tuki- ja seurantatoimenpiteet on toteutettava laakarin
antamien ohjeiden mukaisesti ja tiettyja potilaita on ehka seurattava
kauemmin laakarin harkinnan mukaan.
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(jatkuu)

3.2

Hoitava laakari
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Koti-infuusio tehdaan hoitavan ladkarin vastuulla. Koulutusmateriaalia
saa jakaa infuusiohoidon antaville terveydenhoidon ammattilaisille ja
potilaalle / hanta hoitaville henkilGille vain, jos hoidon maarannyt laakari
katsoo, etta potilas soveltuu kotona annettavaan infuusiohoitoon. Hoitavan
laakarin vastuulla on varmistaa ladkkeen turvallinen anto potilaalle,
jotta valtetaan ladkitysvirheiden ja infuusioon liittyvien reaktioiden
riskit, mukaan lukien yliherkkyysreaktiot ja anafylaktiset reaktiot.
Hoitavan laakarin on tarkistettava ja dokumentoitava tama.

Hoitava laakari paattaa, delegoidaanko kotona annettava infuusiohoito
terveydenhuollon ammattilaiselle / sairaanhoitajalle, ja jos niin toimitaan,

esilaakitys ja ensiapuhoito on suunniteltu turvallisesti.

Jos laakkeen anto delegoidaan terveydenhuollon ammattilaiselle,
hoitavan laakarin vastuulla on:

—> Kouluttaa terveydenhuollon ammattilaiset / sairaanhoitajat (tai
varmistaa, etta heilla on asianmukainen patevyys) seka potilaat
ja/tai heita hoitavat henkilot

—>  Maarittaa sipaglukosidaasi alfan oikea annostus ja infuusionopeus

—> Laatia yksilollinen hatatilannesuunnitelma, joka sisaltaa tarkat
ohjeet ja yhteystiedot

—>  Merkita tarvittavat infuusiomateriaalit ja sopivat esilaakitys-
ja hatalaakkeet

—> Kertoa terveydenhuollon ammattilaisille / sairaanhoitajille
asianmukaisesta annoksesta, infuusionopeudesta ja toimenpiteista
seka siita, etta yksilollisesti laadittua hatatilannesuunnitelmaa
ei saa muuttaa ilman hoitavan laakarin nimenomaisia ohjeita.

—>  Muutoksista on kerrottava selkeasti potilaalle ja/tai hanta hoitaville
henkilGille seka sipaglukosidaasi alfan valmistelua ja antoa valvovalle
terveydenhuollon ammattilaiselle. Hoitavan laakarin on suositeltavaa
dokumentoida kaikki nama toimenpiteet ja niiden toteutus
infuusiopaivakirjaan.

Hoitava laakari on vastuussa kaikkien tarvittavien hallinnollisten toimien
kaynnistamisesta, jotta muut osapuolet (potilas ja/tai hanta hoitavat
henkilot, infuusion antava terveydenhuollon ammattilainen / sairaanhoitaja,
apteekki) voivat jatkaa.
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Hoitavan laakarin vastuulla on antaa potilaalle ”Opas Pompen tautia
sairastaville potilaille, jotka saavat koti-infuusiona sipaglukosidaasia alfaa”,
joka sisdltaa infuusiopdivakirjan. Sipaglukosidaasi alfan infuusionopeutta,
jota potilas on aiemmin sietanyt sairaalassa tai muussa terveydenhuollon
toimipaikassa, ei saa muuttaa annettaessa valmistetta kotona, ellei tama

ole tarpeen esimerkiksi turvallisuussyista. Kaikki muutokset sipaglukosidaasin
alfan annossa on dokumentoitava selkeasti infuusiopaivakirjaan.

Jos sairaalassa tai muussa terveydenhuollon toimipaikassa annetaan

mukaisesti, ja se on kuvattava infuusiopdivakirjassa. Tata hoitoa ei
saa muuttaa kotioloissa, ellei hoidon maarannyt laakari katso sen olevan
laaketieteellisesti aiheellista.

Hatatilanteessa annettava hoito on annettava potilaskohtaisen

Hoitavan laakarin on varmistettava, etta infuusion antavan terveydenhuollon
ammattilaisen / sairaanhoitajan kaytettavissa on nopea ja luotettava
viestintdyhteys, jos koti-infuusiohoidolla hoidettavalla potilaalla ilmenee
infuusioon liittyva reaktio ja tarvitaan laaketieteellista apua.

Hoitavan laakarin vastuulla on seurata saannollisesti kotona annettavaa
infuusiohoitoa saavan potilaan sairautta.

Infuusioiden asianmukaisen aikataulun laatiminen ja seuranta ovat hoidon
maaranneen laakarin ja infuusion antavan terveydenhuollon ammattilaisen /
sairaanhoitajan vastuulla.

Hoitavan laakarin on yhdessa infuusion antavan terveydenhuollon
ammattilaisen / sairaanhoitajan kanssa ilmoitettava Amicus
Therapeuticsille kaikista epadillyista haittavaikutuksista

ja laakitysvirheista kohdassa 7 kuvatulla tavalla.

Infuusion antava terveydenhuollon ammattilainen / sairaanhoitaja

Infuusion antavalla terveydenhuollon ammattilaisella / sairaanhoitajalla
on hoitavan laakarin ja potilaan ja/tai hanta hoitavien henkildiden valista
viestintaa koskeva koordinoiva rooli hoidon jarjestamisessa kotona.

Han maarittaa yhdessa hoitavan laakarin, potilaan ja/tai hanta hoitavien
henkiloiden kanssa kotona tarvittavan tuen tason.
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Han on tiiviissa yhteydessa hoitavaan laakariin sopimuksen mukaisesti
ja tiedottaa laakaria saannollisesti hoidon etenemisesta.

Infuusion antava terveydenhuollon ammattilainen / sairaanhoitaja on

patevd antamaan suonensisdisia infuusioita, han on saanut asianmukaisen
koulutuksen sipaglukosidaasi alfan antamiseen yhdessa miglustaatin kanssa
ja han on saanut koulutuksen mahdollisten haittavaikutusten tunnistamisesta
(mukaan lukien vakavat haittavaikutukset, kuten anafylaktoidiset reaktiot)

ja toimenpiteista, joihin on ryhdyttava reaktioiden ilmetessa.

Infuusion antava terveydenhuollon ammattilainen / sairaanhoitaja noudattaa
tarkasti sipaglukosidaasi alfan ja miglustaatin yhdistelman valmistelussa

ja laakemaaraysta koskevissa tiedoissa.

Infuusiohoidon antava terveydenhuollon ammattilainen / sairaanhoitaja
noudattaa tarkasti infuusiopaivakirjaan merkittya sipaglukosidaasi alfan
maaritettya annosta ja infuusionopeutta.

Infuusioiden asianmukainen aikataulutus ja seuranta on hoitavan laakarin ja
infuusion antavan terveydenhuollon ammattilaisen / sairaanhoitajan vastuulla.

Infuusion antava terveydenhuollon ammattilainen / sairaanhoitaja kirjaa
jokaisen sipaglukosidaasi alfan annoksen infuusiopaivakirjaan.

Infuusion antava terveydenhuollon ammattilainen / sairaanhoitaja on
kaytettavissa aina kotona annettavan infuusion aikana ja maaritetyn ajan
infuusion jalkeen riippuen potilaan sietokyvysta ennen koti-infuusiohoidon
aloittamista.

Infuusioon liittyvien reaktioiden asianmukainen lievittaminen, mukaan
lukien infuusionopeuden hidastaminen, infuusion tilapainen keskeyttaminen,
oireenmukainen hoito suun kautta otettavilla antihistamiineilla tai
kuumeldakkeilld sekd asianmukaiset elvytystoimenpiteet, on infuusion
antavan terveydenhuollon ammattilaisen / sairaanhoitajan vastuulla.

Katso lisatietoja kohdasta 6.

Infuusion antava terveydenhuollon ammattilainen / sairaanhoitaja dokumentoi
jokaisen infuusion ja kuvailee potilaan terveydentilan ennen infuusiota ja
sen jalkeen, annostuksen, infuusionopeuden, mahdolliset haittavaikutukset/
hatatilanteet ja niiden hoidon.

Kaikki infuusioon liittyvat reaktiot, mukaan lukien yliherkkyysreaktiot
ja anafylaktiset reaktiot, on kirjattava infuusiopaivakirjaan.
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—> Infuusion antava terveydenhuollon ammattilainen / sairaanhoitaja keskustelee
hoitavan laakarin kanssa potilaan palaamisesta sairaalaan/poliklinikalle
myohempia infuusioita varten.

e Infuusion antavan terveydenhuollon ammattilaisen / sairaanhoitajan
on hoitavan laakarin valitykselld ilmoitettava Amicus Therapeuticsille
kaikista epaillyista haittavaikutuksista ja laakevirheista kohdassa 7
kuvatulla tavalla.

3.4 Potilaalle tehtava laakarintarkastus ennen koti-infuusion antamista
Ennen jokaisen sipaglukosidaasi alfa -infuusion antamista potilaan soveltuvuus
infuusioon
on varmistettava. Potilaan yleiskunnon ja voinnin tulee yksilollisen sairaustilanteen
mukaan olla hyva. Akuutin sairauden tai kuumeen esiintyminen on suljettava pois.
Potilaalta on kysyttava, onko hanella ilmennyt haittavaikutuksia edellisen
infuusion yhteydessa (esim. sen jalkeen, kun infuusion antava terveydenhuollon
ammattilainen / sairaanhoitaja on poistunut potilaan kodista). Verenpainetta,
syketta, hengitystaajuutta ja kehon lampotilaa on seurattava saannollisesti infuusion
alussa ja myos infuusion aikana, erityisesti ennen infuusionopeuden suurentamista.
Jos potilaalla on jokin samanaikainen sairaus tai hanella on todettu haittavaikutuksia
edellisen infuusion yhteydessa, hoitavan laakarin kanssa on keskusteltava ennen
infuusion aloittamista.

3.5 Esihoito ja ensiapuhoito

—> Lievien infuusioon liittyvien reaktioiden ja oireiden lievittamiseen voidaan
kayttaa esilaakitysta suun kautta otettavien antihistamiinien,
kuumeladakkeiden ja/tai kortikosteroidien muodossa. Asianmukainen
Sairaalassa tai muussa asianmukaisessa avohoidon toimipaikassa annettua
hoitoa ei saa muuttaa kotiymparistossa, ellei se ole laaketieteellisesti
perusteltua hoitavan laakarin harkinnan mukaan.

—> Laakkeitd on oltava saatavilla hatatilanteita varten. Hoitavan laakarin on
annettava kotona infuusion antavalle terveydenhuollon ammattilaiselle /
sairaanhoitajalle asianmukainen koulutus hatatilanteessa annettavan hoidon
laakkeiden kaytosta.
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Jos potilaalla ilmenee infuusioon liittyva reaktio, on harkittava
asianmukaista hoitoa, kuten infuusionopeuden hidastamista, infuusion
tilapaista keskeyttamistd, oireenmukaista hoitoa suun kautta otettavilla
antihistamiineilla tai kuumelaakkeilld ja asianmukaisia elvytystoimenpiteita.
Kohdassa 6 annetaan ohjeita infuusioon liittyvien reaktioiden oireiden hoitoon.
Luettelo infuusioon liittyvien reaktioiden oireista ei kuitenkaan ole kattava,

ja sen on tarkoitus toimia infuusion antavien terveydenhuollon ammattilaisten
/ sairaanhoitajien ohjeena infuusioon liittyvien reaktioiden oireiden,

mukaan lukien anafylaksian, hatahoitoon. Hoitavan laakarin harkinnan

mukaan on noudatettava hoito-ohjeita tai toteutettava hoitoprotokolla,

jota hoitolaitoksessa noudatetaan.

Jos potilaalla ilmenee anafylaksia tai vaikea allerginen reaktio infuusion
aikana tai pian sen jalkeen, infuusio on lopetettava valittomasti ja
asianmukainen ladkehoito aloitettava. Jos potilaan hoitoa jatketaan,
seuraavan infuusion on tapahduttava sairaalassa tai muussa terveydenhuollon
toimipaikassa, joka on varustettu tallaisten laaketieteellisten hatatilanteiden
varalta.

Infuusiopaivakirja

Infuusiopaivakirja toimii viestintavalineena kaikille kotona annettavaan
sipaglukosidaasi alfan ja miglustaatin yhdistelmahoitoon osallistuville.

Infuusion antava terveydenhuollon ammattilainen / sairaanhoitaja kirjaa
infuusiopaivakirjaan ensimmadisen infuusion tulokset ja toimenpiteet
seka kaikki olennaiset tiedot seuraavista infuusioista.

Potilaan ja/tai hanta hoitavien henkiloiden seka infuusion antavan
terveydenhuollon ammattilaisen / sairaanhoitajan on taytettava
hatayhteystietoluettelo, joka on saatavilla kotona olevassa
infuusiopaivakirjassa.

Infuusiopaivakirjaa on sailytettava potilaan kotona, ja infuusion antavan
terveydenhuollon ammattilaisen / sairaanhoitajan ja/tai potilaan tai
potilasta hoitavien henkildiden on paivitettava infuusiopaivakirja joka kerta,
kun sipaglukosidaasi alfaa annetaan.

Potilaan / hanta hoitavan henkilon on otettava infuusiopdivakirja mukaan
sairaalaan/ poliklinikalle jokaisella kaynnilla ja tuotava se takaisin kotiin
sen jalkeen.
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(jatkuu)

3.6
9
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Hoitava laakari merkitsee infuusiopdivakirjaan selkeasti annoksen,

mahdolliset muutokset.

Hoitava laakari kertoo selkeasti, mita on tehtava, mita esildakkeita on
annettava ja mitd laakkeita on annettava vakavan infuusioon liittyvan
reaktion ilmetessa tamanhetkisten kiireelliseen hoitoon liittyvien
laaketieteellisten standardien mukaisesti.

Infuusiopaivakirjaan on kirjattu hoitavan laakarin yhteystiedot
ja maakohtainen kansallinen hatanumero.
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4 KOTONA ANNETTAVA INFUUSIOHOITO

Hoitava laakari on vastuussa kotona annettavan infuusiohoidon
jarjestamisesta ja hanen on sovittava koti-infuusiotoimenpiteesta

ja varmistettava, etta koti-infuusion antava terveydenhuollon
ammattilainen / sairaanhoitaja on asianmukaisesti tehtavaan koulutettu.

Infuusion antava terveydenhuollon ammattilainen / sairaanhoitaja suorittaa
koko infuusiotoimenpiteen potilaan kotona. Infuusion antava terveydenhuollon
ammattilainen / sairaanhoitaja on kaytettavissa aina koti-infuusion aikana ja
maaritetyn ajan infuusion jalkeen sen mukaan, millainen potilaan siedettavyys
on ollut ennen koti-infuusion aloittamista.

Taman asiakirjan kohdassa 5 kuvattuja toimintatapoja on noudatettava
valmistettaessa ja annettaessa infuusioita, ja jokainen sipaglukosidaasi alfan
anto on kirjattava infuusiopaivakirjaan (kohta 3.6). Jos sipaglukosidaasi alfan
kayttokuntoon saattamisessa ja antamisessa ilmenee ongelmia, infuusion antavan
terveydenhuollon ammattilaisen / sairaanhoitajan on keskusteltava hoitavan
laakarin kanssa asianmukaisista toimenpiteista ennen infuusion aloittamista
uudelleen tai jatkamista.

Jos potilas kokee, etta hoito ei tehoa, hanen on otettava yhteytta hoitavaan
laakariin.
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5

5.1

5.2

SIPAGLUKOSIDAASI ALFA -INFUUSION
VALMISTELU JA ANTO

Kayttokuntoon saattamiseen, laimentamiseen ja antamiseen liittyvat
kayttdohjeet I0ytyvat valmisteyhteenvedosta.

Valmisteyhteenveto on saatavilla verkossa osoitteessa
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/Pombiliti

Hoitava laakari maarittaa ja kirjaa infuusiopaivakirjaan miglustaattiannoksen,
sipaglukosidaasi alfa -annoksen, tarvittavan kayttokuntoon saatetun tilavuuden,
infuusionopeuden, esilaakityksen, ensiapulaakityksen seka mahdolliset hoidon
muutokset. Kaikki laakemaaraykseen tehtavat muutokset on kirjattava
infuusiopaivakirjaan.

Koska sipaglukosidaasi alfan annostus perustuu potilaan painoon, on tarkeaa
tarkistaa potilaan paino saannollisesti oikean annostuksen varmistamiseksi.
Delegointitapauksessa hoitavan laakarin on paatettava, miten painonmuutos
vaikuttaa annostukseen. Laakitysvirheiden valttamiseksi tarvittavan infuusiomaaran
oikea maarittaminen on erittain tarkeaa, ja hoitavan laakarin on maaritettava

se etukateen.

Tarvikkeet

HOITOPAIVAN TARKISTUSLISTA

() TUOTTEET FJ INFUUSIOTARVIKKEET JA -LAITTEET

[] Pombiliti 105 mg injektiopullot [J Steriilia injektionesteisiin kdytettavaa vetta
(20 mg/kg joka toinen viikko) huoneenlampatilassa 20-25 °C

] Opfolda-kapselit (potilaat > 50 kg, [ Injektionesteisiin kdytettdva natriumkloridiliuos
4 kapselia [yhteensa 260 mg]; 9 mg/ml (0,9 %) huoneenlampatilassa 20-25 °C
potilaat > 40 kg - < 50 kg, - valitse pussin koko potilaan painon perusteella
3 kapselia [yhteensa 195 mg]) [J Neula, jonka ldpimitta on enintdsn 18 G

O Esilaakitys laakarin maarayksen - Al3 kayta suodatinneuloja, jotka vahentavat
mukaisesti hiukkasia valmistelun aikana

[ Lisatarvikkeet hoitolaitoksen protokollan mukaan
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5.3 Aikataulu laakkeen antoon, mukaan lukien miglustat-valmisteen anto

Sipaglukosidaasi alfa -valmistetta saa kayttaa vain yhdessa miglustatin kanssa.
Miglustatin kayttoa muiden GAA-entsyymikorvaushoitojen kanssa ei ole
tutkittu.

Miglustaatti Sipaglukosidaasi Sipaglukosidaasi
otetaan alfaalkaa* alfa paattyy
® Tyypillinen infuusioaika
2 4 tuntia e
Tuntia i :
0 1 2 s 4 5 6 1
o 4 tuntia °
Paasto Paasto
alkaa loppuu

Jos potilas vaihtaa toisesta entsyymikorvaushoidosta sipaglukosidaasi
alfa + miglustat -yhdistelmaan, hoito yhdistelmalla voidaan aloittaa
seuraavana aikataulun mukaisena antoaikana - eli noin 2 viikkoa
viimeisimman hoitokerran jalkeen. Potilaita, jotka ovat vaihtaneet
toisesta entsyymikorvaushoidosta sipaglukosidaasi alfa + miglustat -
yhdistelmaan, on neuvottava jatkamaan aiemman
entsyymikorvaushoidon kanssa mahdollisesti kaytettyjen esilaakityster
kayttoa infuusioon liittyvien reaktioiden minimoimiseksi.

TARKISTA VIELA KERRAN SEURAAVAT

« Potilas on paastonnut 2 tuntia ennen miglustat-kapselien
ottamista ja 2 tuntia niiden ottamisen jalkeen

N\

N » Potilas on ottanut miglustat-kapselit noin 1 tunti ennen

&@&@ infuusion aloittamista ja ettei miglustat-kapselien
ottamisesta ole kulunut enemman kuin 3 tuntia ennen
infuusion aloittamista
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(jatkuu)
5.3

MIGLUSTAT-KAPSELIEN OTTAMINEN

- Kapselit on otettava tyhjaan mahaan.

« Potilaan on paastottava 2 tuntia ennen miglustat-kapselien
ottamista ja 2 tuntia sen jadlkeen.

- Kapselit tulee ottaa noin 1 tunti ennen sipaglukosidaasi alfa -
infuusion aloittamista.

« Jos infuusio viivastyy, infuusion aloitusajankohta ei saa
olla yli 3 tuntia miglustatin suun kautta antamisesta.

- Taman 4 tunnin paaston aikana voi nauttia vetta, rasvatonta
(lehman) maitoa, ja kahvia tai teeta (ilman kermaa, sokeria
tai makeutusaineita).

« Potilas voi syoda ja juoda normaalisti kaksi tuntia miglustatin
ottamisen jalkeen
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Sipaglukosidaasi alfa + miglustat -valmisteiden annostus perustuu

. kehonpainoon

Jos potilaan paino on muuttunut edellisen infuusion jalkeen tai jos et ole antanut
sipaglukosidaasi alfa + miglustatiapotilaalle aiemmin, potilas on punnittava.

Delegointitapauksessa hoitavan laakarin on paatettava, miten painonmuutos
vaikuttaa annostukseen. Laakitysvirheiden valttamiseksi tarvittavan infuusiomaaran
oikea maarittaminen on erittain tarkeaa, ja hoitavan laakarin on maaritettava se
etukateen. Varmista hoitavalta laakarilta oikea annos ennen infuusion aloittamista.

Annoksen laskeminen

Sipaglukosidaasi alfa Miglustat 65 mg
annetaan potilaalle joka R kapselit annetaan joka
toinen toinen viikko Pombiliti-
viikko infuusiona laskimoon ~ laskimoinfuusion
yhdess3 suun kautta yhteydessa.

otettavan miglustat- —_—

valmisteen kanssa.

Painoon perustuva annostus

Painoon perustuva annostus .
Suositeltu annos:

Suositeltu annos: 20 mg/kg « yli 40 kg, mutta alle 50 kg = 3 kapselia
joka toinen viikko laskimoon . B .
e yli 50 kg = 4 kapselia

annettavana infuusioliuoksena.

Laskeminen Esimerkki
Annos Potilaan paino (kg) x annos 65 kg x 20 mg/kg = 1 300 mg
(20 mg/kg) kokonaisannos
Kayttokuntoon
saatettavien Potilaan annos (mg) jaettuna

. . . o 1 300/105 mg injektiopulloa kohti =
injektiopullojen 105:lla (mg/injektiopullo)

maErs /— 12,38 injektiopulloa j

Valmisteltavat Pyorista maara seuraavaan 12,38 injektiopulloa — 13
injektiopullot kokonaiseen injektiopulloon injektiopulloa

12 injektiopulloa 0,38 injektiopulloa
x7,0ml = x7,0ml =
\> 84 ml 2,7ml <

Taysien injektiopullojen
maara x 7,0 ml / pullosta
saatu tilavuus 84 ml+2,7ml-=

86,7 ml saatu tilavuus

Laske saatu
tilavuus
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55 Kayttokuntoon saattamisen valmisteleminen

Ennen kuin sipaglukosidaasi alfaa voidaan antaa potilaalle, se on
saatettava kayttokuntoon. Kun olet laskenut, kuinka monta
injektiopulloa tarvitset, ota ne jaakaapista ja anna niiden lammeta
noin puolen tunnin ajan huoneenlampotilaan (20-25 °C).

KAYTTOKUNTOON SAATTAMISEEN JA LAIMENTAMISEEN TARVITTAVAT VALINEET

Sipaglukosidaasi alfa 105 mg Steriilia
injektiopullot injektionesteisiin
kaytettavaa vetta
huoneenlammaossa
20-25 °C
Natriumkloridiliuos 9 mg/ml Neula, jonka lapimitta
: g (0,9 %) injektiota varten on enintaan 18 G
s ¥4, huoneenlammassa 20-25 °C % - Ald kayta
E - Valitse pussin koko suodatinneuloja,
potilaan painon mukaan ‘] jotka vahentavat
hiukkasia valmistelun
aikana
TARKASTA JOKAINEN INJEKTIOPULLO HUOLELLISESTI
1 Kayttokuntoon saatettuna 1
yttoku u
— nayttaa opaalinhohtoiselta, U Jos tarkastuksessa
B et hamen havaitaan vierasaineita
keltaiselta liuokselta, jossa tai jos liuoksessa
ei ole vierashiukkasia eika on varimuutoksia,
kaytannossa lainkaan valkoisia o sitd ei saa kayttaa.
- tai lapikuultavia hiukkasia.
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Kylmakuivatun jauheen kayttokuntoon saattaminen

5.6

Ota injektiopullot Saata kunkin injektiopullon Liuota jauhe varovasti

jaakaapista (2-8 °C) sisalto kayttokuntoon kallistamalla ja

ja anna niiden lammeta lisaamalla hitaasti 7,2 ml pyorittamalla kutakin

huoneenlampdisiksi steriilia injektiovetta injektiopulloa. Ala

(eli noin 30 minuuttia pisaroina seinamaa kaanna, pyorita tai

20-25 °C:n lampotilassa). pitkin kylmakuivattuun ravista. Kylmakuivatun
jauheeseen. Valta steriilin jauheen kayttokuntoon
injektionesteveden saattaminen kestaa
voimakasta osumista yleensa 2 minuuttia.

kylmakuivattuun
jauheeseen ja
vaahtoamista.

Tarkista kayttokuntoon saatetut injektiopullot liuoksessa
olevien hiukkasten ja varjaantymisen varalta. Kayttokuntoon
saatu liuos on varitonta tai vaaleankeltaista, kirkasta tai
lapikuultavaa liuosta, jossa voi nakya hiukkasia ohuina
valkoisina saikeina tai lapikuultavina kuituina.

e Jos heti tarkastuksen jalkeen havaitaan vieraita aineksia
tai liuos on varjaytynyt, ala kayta

« Jokaisen kayttokuntoon saatetun injektiopullon pitoisuuden
tulisi olla 15 mg/ml ja saadun tilavuuden 7,0 ml.

a Toista ylla olevat vaiheet laimennukseen tarvittavien injektiopullojen maaralle.
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5.7 Liuoksen laimennus

1 N

\

Poista ilmatila
infuusiopussista.

Ota pois vastaava

maara injektionesteisiin
kaytettavaa 9 mg/ml
(0,9 %) natrium-
kloridiliuosta, joka
korvataan kayttokuntoon
saatetun sipaglukosidaasi
alfan kokonaistilavuudella
(ml).

Pombiliti tulee antaa valmisteyhteenvedon mukaisesti.

Veda kayttokuntoon
saatettu liuos hitaasti
injektiopulloista,

kunnes potilaan annos
saavutetaan Valta
vaahtoamista ruiskussa.
Havita kaikki viimeisessa
injektiopullossa jaljella
oleva kayttokuntoon
saatettu liuos.

2.

s

Injektoi kayttokuntoon
saatettu sipaglukosidaasi
alfa -liuos hitaasti suoraan
injektiopussin
natriumkloridi 9 mg/ml
(0,9 %) -liuokseen.

Ala lisaa sita suoraan
ilmatilaan, joka

on saattanut jaada
infuusiopussiin.

e Kaanna pussi varovasti ylosalaisin tai hiero varovasti
pussia laimennetun liuoksen sekoittamiseksi.

« Ald ravista infuusiopussia voimakkaasti.

o Ald kdytd pneumaattista letkua infuusiopussin

kuljettamiseen.

'Q e Laskimoantosettia on kaytettava proteiinia vahan sitovan 0,2 mikronin
m inline-suodattimen kanssa. Jos laskimoletku tukkeutuu infuusion aikana,
vaihda suodatin.

e Jos infuusiota ei voida aloittaa laimennuksen jalkeen, laimennettu liuos
on stabiili 24 tuntia sailytettyna jaakapissa 2-8°C:n lampotilassa, jota
seuraa 6 tuntia huoneenlammossa 20-25°C:ssa infuusion mahdollistamiseksi.
Sailytysta huoneenlammossa ei suositella, katso valmisteyhteenveto. Ei saa

jaatya
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5.8 Infuusion anto

Infuusion voi nyt aloittaa (
Infuusio kestaa noin 4 tuntia.
——

1. Infuusioliuos on annettava huoneenlampoisena.

2. Infuusion kokonaismaara maaraytyy kehonpainon mukaan, ja se annetaan
normaalisti noin 4 tunnin aikana.

3. Sipaglukosidaasi alfa- infuusio tulee aloittaa noin 1 tunnin kuluttua miglustatin suun kautta
ottamisesta.

4. Jos infuusio viivastyy, infuusion aloitusajankohta ei saa olla yli 3 tuntia miglustatin suun
kautta antamisesta.

5. Infuusiot on annettava asteittain. On suositeltavaa, etta infuusio aloitetaan aloitusnopeudella
1 mg/kg/h 30 minuutin ajan.

6. Infuusionopeutta nostetaan asteittain 2 mg/kg/h:lla 30 minuutin valein, jos merkkeja
infuusioon liittyvista reaktioista ei ole, kunnes saavutetaan enimmaisnopeus 7 mg/kg/h.

7. Elimiston toiminnot on mitattava jokaisen vaiheen lopussa.

Suositellut infuusiotilavuudet ja -nopeudet

Potilaan Kokonais- Vaihe 1 Vaihe 2 Vaihe 3 Vaihe 4
paino infuusiotilavuus 1 mg/kg/h 3 mg/kg/h 5 mg/kg/h 7 mg/kg/h

(kg) (ml) (ml/h) (ml/h) (ml/h) (ml/h)
40-50 250 13 38 63 88
50,1-60 300 15 45 75 105
60,1-100 500 25 75 125 175
100,1-120 600 30 90 150 210
120,1-140 700 35 105 175 245
140,1-160 800 40 120 200 280
160,1-180 900 45 135 225 315
180,1-200 1000 50 150 250 350

Infuusion antonopeutta voidaan hidastaa tai infuusio voidaan keskeyttaa tilapaisesti lievien tai keskivaikeiden
infuusioon liittyvien reaktioiden yhteydessa. Jos ilmenee vaikea allerginen reaktio tai anafylaksia, lopeta infuusio
valittomasti ja aloita asianmukainen laaketieteellinen hoito.
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Suositellut infuusiokestot ja -arviointi

(ml/h))

Kumulatiivinen
Vaihe (Infuusionopeus) aika Kliininen arviointi
(minuuutteja)
Arvioi oireita ja merkkeja infuusioon liittyvista
Vaihe 1(1 mg/kg/h ml/h)) 0-30 reaktioista ja yliherkkyysreaktioista (esim.
hengitystiheys/pulssi/ihottuma ym.)
Arvioi oireita ja merkkeja infuusioon liittyvista
Vaihe 2 (3 mg/kg/h 30-60 reaktioista ja yliherkkyysreaktioista (esim.
(ml/h)) hengitystiheys/pulssi/ihottuma ym.)
Lisaa annosta 2 mg:lla/kg/h (ml/h) jos siedetaan
Arvioi oireita ja merkkeja infuusioon liittyvista
Vaihe 3 (5 mg/kg/h 60-90 reaktioista ja yliherkkyysreaktioista (esim.

hengitystiheys/pulssi/ihottuma ym.)
Lisaa annosta 2 mg:lla/ kg / h (ml/h) jos siedetaan

Vaihe 4 (7 mg/kg/h
(ml/h))

90-120

Arvioi oireita ja merkkeja infuusioon liittyvista
reaktioista ja yliherkkyysreaktioista (esim.
hengitystiheys/pulssi/ihottuma ym.)

Lisaa annosta 2 mg:lla/kg/h (ml/h) jos siedetaan
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6 LAAKITYSPOIKKEAMIEN, INFUUSIOON
LIITTYVIEN REAKTIOIDEN JA
YLIHERKKYYSREAKTIOIDEN
TUNNISTAMINEN JA HOITO

Laakityspoikkeamat

Laakityspoikkeama on laakehoitoon liittyva tahaton virhe, joka johtaa tai voi johtaa
potilaalle aiheutuvaan haittaan. Yleisimipia ovat laakkeen maaramiseen,
toimitukseen, sailyttamiseen, kayttokuntoon saattamiseen ja antoon liittyvat
virheet.

Helpottamaan infuusioon liittyvien reaktioiden ja yliherkkyysreaktioiden
tunnistamista ja hoitoa, haittavaikutusten voimakkuuden (vaikeuden) ja vakavuuden
maarittelemiseen kaytettavia termeja on maaritelty alla:

— Lieva haittavaikutus on sellainen, jonka potilas sietaa helposti, aiheuttaa vain
vahan epamukavuutta eika hairitse paivittaisia toimintoja.

— Keskivaikea haittavaikutus on sellainen, joka on riittavan epamiellyttava
hairitsemaan normaalia arkea.

— Vaikea haittavaikutus on sellainen, joka estaa normaalin arjen toiminnan.

Termia ”vaikea” ei pida sekoittaa termiin ”vakava”. ”Vaikeaa” kaytetaan
kuvaamaan tietyn tapahtuman voimakkuutta (vaikeusastetta) (lieva, keskivaikea
tai vaikea). Itse tapahtumalla voi kuitenkin olla melko vahainen laaketieteellinen
merkitys (kuten vaikea paansarky).

Infuusioon liittyvat reaktiot ja yliherkkyysreaktiot

Infuusioon liittyvia reaktioita (IAR) ja yliherkkyysreaktioita tiedetaan esiintyneen
sipaglukosidaasi alfa -infuusion ja muiden entsyymikorvaushoitojen (ERT) aikana
tai muutama tunti niiden jalkeen. Useimmat sipaglukosidaasi alfan yhteydessa
raportoidut infuusioon liittyvat reaktiot olivat lievia tai keskivaikeita ja ohimenevia,
ja niihin kuuluivat vatsan turvotus, vilunvaristykset ja huimaus, makuaistin
hairiot (dysgeusia), hengenahdistus, punoitus, kutina, kuume ja ihottuma.
Vaikeita infuusioon liittyvia reaktioita, kuten anafylaksiaa, on raportoitu myos
sipaglukosidaasia alfaa saaneilla potilailla. Vaikeiden infuusioon liittyvien
reaktioiden oireita voivat olla angioedeema, bronkospasmi, rintakipu,
vilunvaristykset, hengenahdistus, yleistynyt nokkosihottuma, hypotensio
(heikotus, kalpeus), kurkunpaan turvotus, pyortyminen ja takykardia.
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(jatkuu)
6

Infuusioon liittyvien reaktioiden hoito

Infuusionopeuden hidastamista, infuusion tilapaista keskeyttamista, oireenmukaista
hoitoa suun kautta otettavilla antihistamiineilla tai kuumelaakkeilla ja asianmukaisia
elvytystoimenpiteita on harkittava infuusioon liittyvien reaktioiden hoitamiseksi.
Vaikean infuusioon liittyvan reaktion ilmetessa infuusion antavan terveydenhuollon
ammattilaisen / sairaanhoitajan on keskeytettava infuusio valittomasti ja aloitettava
asianmukainen laaketieteellinen hoito. Tamanhetkisia anafylaktisten reaktioiden
kiireelliseen hoitoon liittyvia laaketieteellisia standardeja on noudatettava,

ja kardiopulmonaalisen elvytyksen valineiden on oltava helposti saatavilla.

Anafylaksian tai vaikean infuusioon liittyvan reaktion jalkeen tapahtuvan
sipaglukosidaasi alfan uudelleen antamisen riskit ja hyodyt on harkittava
huolellisesti, ja jos potilas jatkaa hoitoa, seuraava infuusio on suoritettava
kliinisessa hoitoymparistossa, jossa on varusteet tallaisten laaketieteellisten
hatatilanteiden hoitoon.

e Seuraavalla sivulla olevassa kaaviossa on suosituksia siita,
miten toimia infuusioon liittyvan reaktion ilmetessa.

Vuokaaviossa annetut hoitosuositukset ovat vain ehdotuksia.

hoitosuunnitelmassa. Varmista, etta olet heti valmis elvytykseen
ennen infuusion aloittamista.

Kirjaa infuusiopdivakirjaan kaikki tiedot koskien aikoja,
haittavaikutuksia, ladkkeita ja infuusionopeuksia.
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Keskivaikea reaktio Vaikea reaktio

6 Lieva reaktio
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J/

Katso myos ajantasainen valmisteyhteenveto, jossa on kattavat tiedot sipaglukosidaasi
alfan turvallisuudesta. Se on saatavana osoitteessa
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/pombiliti
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7 TURVALLISUUSRAPORTTI

On tarkeaa ilmoittaa myyntiluvan myontamisen jalkeisista laakevalmisteen
epaillyista haittavaikutuksista. Se mahdollistaa ladkevalmisteen
hyoty-haittatasapainon jatkuvan arvioinnin.

e Hoitavan laakarin tai koti-infuusiota hoitavan terveydenhuollon
ammattilaisen/hoitajan on ilmoitettava kaikista epaillyista
haittavaikutuksista Amicus Therapeuticsille:

Puhelin: (+358) 0800 917 780

drugsafety@amicusrx.com.

Jos potilas tai hanta hoitava henkilo huomaa, etta laakkeen valmistelussa
ja/tai antamisessa on tehty virhe, potilaan tai infuusion antavan
terveydenhuollon ammattilaisen / sairaanhoitajan on ilmoitettava asiasta
hoitavalle laakarille asianmukaisten toimenpiteiden maarittamiseksi.

e Hoitavan laakarin tai infuusion antavan terveydenhuollon
ammattilaisen / sairaanhoitajan tulee ilmoittaa kaikista
laakitysvirheista valittomasti Amicus Therapeuticsille:

Puhelin: (+358) 0800 917 780

drugsafety@amicusrx.com.

Pompen taudin rekisteri

- Terveydenhuollon ammattilaisia pyydetaan harkitsemaan potilaiden rekisterdimista Amicus
~ Pompen taudin rekisteriin sahkopostitse: MedIinfo@amicusrx.com.
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8 LISATIETOA

Katso sipaglukosidaasi alfan ja miglustatin valmisteyhteenvedoista kattavat
tiedot sipaglukosidaasi alfan turvallisuudesta ja hyvaksytysta kaytosta
yhdessa miglustaatin kanssa.

e Katso sipaglukosidaasi alfan ja miglustatin valmisteyhteenvedoista
kattavat tiedot sipaglukosidaasi alfan turvallisuudesta ja
hyvaksytysta kaytosta yhdessa miglustaatin kanssa.
Sipaglukosidaasi alfan valmisteyhteenveto ja miglustatin
valmisteyhteenveto ovat saatavilla EMA:n verkkosivuilla

e sipaglukosidaasi alfa
www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/Pombiliti

e miglustat

www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/Opfolda

Vaihtoehtoisesti laakemaaraystiedot voi pyytaa Amicus
Therapeuticsilta puh. (+358) 0800 917 780.
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