Program kontrolowanego dostepu (MAP) do leku lonafarnib
Informacje, pytania i odpowiedzi dla pacjentow, opiekunow i lekarzy

Eiger BioPharmaceuticals, wytworca lonafarnibu, sponsoruje program kontrolowanego dostepu
(MAP) dla kwalifikujgcych sie pacjentéw w krajach, w ktérych lek nie zostat jeszcze dopuszczony
do obrotu. Celem tego programu kontrolowanego dostepu jest umozliwienie kwalifikujgcym
sie pacjentom z zespotem progerii Hutchinsona-Gilforda (HGPS lub progeria) lub laminopatia
progeryczng z deficytem wytwarzania (PDPL) dostepu do leczenia prowadzonego z
zastosowaniem lonafarnibu. Program kontrolowanego dostepu bedzie zapewniony
kwalifikujgcym sie pacjentom z HGPS lub PDPL w kategoriach opisanych ponizej:

1) tym, ktorzy nigdy wczesniej nie przyjmowali lonafarnibu;

2) tym, ktdrzy przyjmowali wczesniej lonafarnib, ale obecnie nie przyjmuja lonafarnibu i nie
maja juz dostepu do leku;

3) tym, ktdrzy przyjmuja lonafarnib w ramach badania klinicznego i chcieliby kontynuowac
leczenie prowadzone z zastosowaniem lonafarnibu po zakonczeniu udziatu w badaniu
klinicznym. Jezeli Pan/Pani / Pana/Pani dziecko bierze obecnie udziat w badaniu
prowadzonym w szpitalu Boston Children's Hospital i Pan/Pani / Pana/Pani dziecko znajduje
sie w czesci badania obejmujacej przyjmowanie leku o nazwie ewerolimus, bedzie Pan/Pani
miat(-a) mozliwos¢ otrzymywania lonafarnibu w ramach programu kontrolowanego dostepu
po zakonczeniu badania. Jezeli Pan/Pani / Pana/Pani dziecko bierze udziat w kontynuacji
badania prowadzonego w szpitalu Boston Children’s Hospital i obecnie przyjmuje TYLKO
lonafarnib, Pan/Pani / Pana/Pani dziecko przejdzie do programu kontrolowanego dostepu.
Przejscie zostanie starannie zaplanowane, aby zapewni¢ nieprzerwany dostep do lekéw.

W listopadzie 2020 r. lonafarnib zostat zatwierdzony przez amerykariska Agencje ds. Zywnosci i
Lekow (Food and Drug Administration, FDA) pod nazwg handlowg Zokinvy 50 mg i 75 mg w
postaci kapsutek. Formalne wskazania do stosowania sg nastepujgce:

Produkt Zokinvy jest wskazany do stosowania u pacjentow w wieku 12 miesiecy i starszych,
ktérych powierzchnia ciata (BSA) wynosi 0,39 m 2 lub wiecej:

e W celu zmniejszenia ryzyka smiertelnosci w HGPS.

e Do leczenia laminopatiami progerycznymi z deficytem wytwarzania z:

o z heterozygotyczng mutacjg genu LMNA z gromadzeniem sie biatka podobnego do
progeryny;

oz homozygotyczng lub ztozong heterozygotyczng mutacjg genu ZMPSTE24.

Lek Zokinvy nie jest wskazany do stosowania w przypadku innych zespotéw progeroidalnych
lub laminopatii progerycznych z wytwarzaniem. Biorgc pod uwage mechanizm dziatania, nie
oczekuje sie, ze Zokinvy bedzie skuteczny w tych populacjach.

Pytania i odpowiedzi dotyczgce programu kontrolowanego dostepu do lonafarnibu — kwiecien 2021 r.



Pomimo zatwierdzenia przez FDA, w niektorych krajach lonafarnib jest obecnie uwazany za
eksperymentalng metode leczenia zespotu progerii Hutchinsona-Gilforda i laminopatii
progerycznych z deficytem wytwarzania. Oznacza to, ze poza Stanami Zjednoczonymi nie
mozna udac sie do lokalnej apteki z recepta i odebracé produkt. W przypadku kwalifikujgcych sie
pacjentéw z HGPS i PDPL mieszkajgcych w kraju, w ktédrym mozliwe jest otrzymanie lonafarnibu
w ramach programu kontrolowanego dostepu, bedzie to jedyna metoda uzyskania dostepu do
leku, chyba ze Pan/Pani / Pana/Pani dziecko nadal bierze udziat w badaniu prowadzonym przez
szpital Boston Children’s Hospital, ktére obejmuje lonafarnib. Program kontrolowanego
dostepu do leku lonafarnib bedzie prowadzony do czasu, az w Pana/Pani kraju mozliwy bedzie
komercyjny dostep do lonafarnibu dla pacjentéw z HGPS i PDPL. Zainteresowani uczestnicy
programu kontrolowanego dostepu zostang powiadomieni, jesli miatoby sie to zmienic.

Kolejne strony zawierajg liste pytan i odpowiedzi oraz zataczniki A i B.
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1.

Pytania i odpowiedzi
Czym jest program kontrolowanego dostepu (MAP)?

Program kontrolowanego dostepu umozliwia kwalifikujgcym sie pacjentom cierpigcym na
schorzenie zagrazajgce zyciu uzyskanie dostepu do leku, ktéry nie zostat jeszcze
zatwierdzony przez urzad rejestracji produktéw leczniczych w ich kraju zamieszkania do
sprzedazy komercyjnej. Program moze by¢ oferowany wytgcznie przez wytworce leku.

Co musze zrobi¢, aby wzig¢ udziat w programie kontrolowanego dostepu do leku
lonafarnib?

Wszyscy pacjenci pragnacy uczestniczy¢ w programie kontrolowanego dostepu do leku
lonafarnib muszg mie¢ lokalnego lekarza, ktory jest gotowy spetni¢ wymagania programu.
Poniewaz lonafarnib jest eksperymentalnym produktem leczniczym, bardzo wazne jest, aby
lekarz kazdego pacjenta wiedziat, jak stosowac lonafarnib w leczeniu pacjentéw z HGPS lub
laminopatig progeryczng z deficytem wytwarzania. Wazne informacje zostang przekazane
lekarzowi prowadzgcemu leczenie po witgczeniu do programu kontrolowanego dostepu do
leku lonafarnib.

Firma Eiger BioPharmaceuticals korzysta z wysoce doswiadczonej firmy o nazwie Clinigen,
aby pomdc Pana/Pani lekarzowi w przeniesieniu Pana/Pani / Pana/Pani dziecka do
programu kontrolowanego dostepu. Firma Clinigen bedzie rowniez regularnie nadzorowata
program.

Lekarz jest odpowiedzialny za zarejestrowanie siebie oraz Pana/Pani / Pana/Pani dziecka w
firmie Clinigen. Rejestracja musi zostac¢ przeprowadzona przez Pana/Pani lekarza. Mozna to
zrobié, kontaktujac sie z Clinigen. Rodziny/pacjenci nie mogg sami sie zarejestrowac.

Lekarz prowadzacy upewnia sie, ze firma Clinigen dysponuje wszystkimi niezbednymi
informacjami, aby mozliwe byto odpowiednie wydanie leku lonafarnib.

Po skutecznym wiaczeniu do programu przez lekarza i upewnieniu sie, ze pacjent spetnia
kryteria programu, lekarz prowadzacy zamawia w firmie Clinigen lonafarnib dla dziecka.
Lonafarnib jest dostarczany do apteki w szpitalu Pana/Pani lekarza/osrodku badawczym. Lek
lonafarnib moze zostaé zamdwiony przez lekarza prowadzacego 6 tygodni przed
wyczerpaniem zapasu leku lonafarnib przez pacjenta. W przypadku, gdy lekarz nie zamoéwit
lonafarnibu co najmniej miesigc przed spodziewanym wyczerpaniem zapasu leku, zostanie
wystana wiadomos¢ elektroniczna z przypomnieniem o koniecznosci ponownego
zamowienia. Kazda przesytka z lonafarnibem zawiera 4-miesieczny zapas. Wszyscy
uczestnicy programu kontrolowanego dostepu zostang powiadomieni, jesli miatoby sie to
zmienic.

Nastepnie lekarz wyda lek Panu/Pani / Pana/Pani dziecku.

Nie wszystkie kraje zezwalajg, aby programy kontrolowanego dostepu byty oferowane ich
mieszkaricom. Zatgcznik A zawiera liste krajow i ich status programu kontrolowanego
dostepu do leku lonafarnib. Jezeli kraj zamieszkania Pana/Pani / Pana/Pani dziecka nie
znajduje sie na liscie, udziat w programie kontrolowanego dostepu moze by¢ nadal mozliwy.
W tej sytuacji prosze skontaktowac sie z fundacjg The Progeria Research Foundation,
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dzwonigc pod numer 978-535-2594 lub wysytajgc wiadomos$é elektroniczng na adres
info@progeriaresearch.org. Jednoczes$nie lekarz prowadzacy moze skontaktowac sie z
zespotem ds. dostepu do lekéw firmy Clinigen, dzwonigc pod numer +44 (0) 1932 824123
lub wysytajgc wiadomos¢ elektroniczng na adres medicineaccess@clinigengroup.com.

3. Co jest wymagane, aby zakwalifikowac sie do programu kontrolowanego dostepu?

Aby kwalifikowac sie do udziatu w programie kontrolowanego dostepu, Pan/Pani /
Pana/Pani dziecko musi by¢ w wieku przynajmniej 12 miesiecy i spetnia¢ wszystkie ponizsze
kryteria:

1. Badanie genetyczne potwierdzajgce rozpoznanie HGPS (progeria) lub laminopatii
progerycznej z deficytem wytwarzania.

2. Badania krwi w celu upewnienia sie, ze watroba i nerki Pana/Pani / Pana/Pani
dziecka mogg prawidtowo przetwarzac lonafarnib.

3. Brak niekontrolowanej infekcji lub innej powaznej choroby, ktéra moze uniemozliwic
Panu/Pani / Pana/Pani dziecku udziat w programie kontrolowanego dostepu.

4. Ujemny wynik testu cigzowego, jezeli Pani / Pana/Pani dziecko jest kobietg w wieku
rozrodczym.

5. Niektore leki i niektore pokarmy nie mogg by¢ przyjmowane podczas przyjmowania
przez Pana/Panig / Pana/Pani dziecko lonafarnibu. Lekarz oméwi je z Panem/Pania.
Nie nalezy stosowac lonafarnibu z silnymi lub umiarkowanymi inhibitorami lub
induktorami CYP3A. Lonafarnibu nie nalezy stosowac z midazolamem. Lonafarnibu
nie nalezy stosowac ze statynami, tj. atorwastatyna, lowastatyna lub symwastatyna.
Leki te mogg zmieni¢ metabolizm lonafarnibu. Prosze porozmawiac ze swoim
lekarzem o lekach spetniajgcych ktdrekolwiek z tych kryteridw.

a. Nalezy poinformowac lekarza prowadzgcego o wszystkich lekach i srodkach
ziotowych, jakie Pan/Pani przyjmuje. Okreslone leki i srodki ziotowe moga
by¢ klasyfikowane jako inhibitory lub induktory CYP3A. Oznacza to, ze mogg
one zmieni¢ metabolizm lonafarnibu. Osoby przyjmujgce lonafarnib powinny
zaprzestac stosowania sSrodkéw ziotowych, lekéw i produktéw spozywczych
(soku z grejpfrutéw i pomaranczy gorzkich), ktére hamuja lub indukujg
CYP3A. Petne informacje dotyczace przepisywania leku zatwierdzone przez

FDA mozna znalez¢ na stronie www.zokinvy.com.

b. Pacjenci przyjmujacy lonafarnib nie moga przyjmowaé midazolamu. Jezeli
konieczny jest zabieg chirurgiczny, w ramach ktérego stosowany bedzie
midazolam, nalezy tymczasowo zaprzesta¢ podawania lonafarnibu na 10-14
dni przed i na 2 dni po podaniu midazolamu w czasie zabiegu chirurgicznego.
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Petne informacje dotyczace przepisywania leku zatwierdzone przez FDA
mozna znalez¢ na stronie www.zokinvy.com.

c. Pacjenci przyjmujacy lonafarnib nie mogg przyjmowac atorwastatyny,
lowastatyny ani symwastatyny.

Zatacznik B zawiera petne kryteria kwalifikacyjne i dyskwalifikujgce udziatu w programie
kontrolowanego dostepu. Lekarz prowadzgcy bedzie chciat zobaczy¢ oba zestawy kryteriow.

4. Jak dtugo pacjent moze by¢ leczony z zastosowaniem lonafarnibu w ramach programu
kontrolowanego dostepu?

e Zamiarem firmy Eiger jest state zapewnianie dostepu do lonafarnibu za posrednictwem
firmy Clinigen do czasu, gdy lek bedzie ogdlnie dostepny lub do momentu podjecia przez
Pana/Panig decyzji o przerwaniu leczenia, lub do momentu zatwierdzenia leku lonafarnib
przez odpowiedni organ regulacyjny i dopuszczenia go do sprzedazy w Pana/Pani kraju
zamieszkania. Gdy lek zostanie zatwierdzony i bedzie dostepny, bedzie Pan mdgt/Pani
mogta dostac lonafarnib, otrzymujac recepte od lekarza prowadzgcego leczenie Pana/Pani /
Pana/Pani dziecka. Pewne nieznane okolicznosci mogg prowadzi¢ do zmian w programie
kontrolowanego dostepu. Firma Eiger zachowuje mozliwo$¢ zmiany programu
kontrolowanego dostepu w dowolnym momencie. W przypadku zmiany programu lekarze,
ktdrzy zostali wtgczeni do badania, zostang poinformowani o zmianach i utatwia
komunikacje z pacjentem lub jego opiekunem prawnym.

5. Jak czesto bede musiat(-a) odwiedza¢ lekarza w czasie trwania programu, aby odebrac
lonafarnib?

e Pan/Panilub Pana/Pani opiekun powinniscie zaplanowac odbieranie lonafarnibu od lekarza
prowadzgcego przynajmniej co 4 miesigce, chyba ze zostanie to ustalone inaczej.

6. Po pomysinym zarejestrowaniu sie w programie kontrolowanego dostepu, w jaki sposob
bede uzupetniac zapasy leku lonafarnib?

e lekarz prowadzacy bedzie sktada¢ zamowienia na lonafarnib za posrednictwem systemu
online obstugiwanego przez firme Clinigen. Lonafarnib zostanie wystany do szpitala
wyznaczonego przez Pana/Pani lekarza i zazwyczaj moze on zosta¢ odebrany przez
Pana/Panig / Pana/Pani opiekuna w tej lokalizacji.

7. Kto pomoze mi w uzyskaniu informacji dotyczacych skutkéw ubocznych zwigzanych z
przyjmowaniem lonafarnibu lub w razie pytan, jakie nasung mi sie podczas przyjmowania
lonafarnibu?

e Opiekujacy sie Panem/Panig lekarz prowadzacy leczenie bedzie kontrolowa¢ Pana/Pani
skutki uboczne. Jezeli Pana/Pani lekarz ma jakiekolwiek pytania, moze skontaktowac sie z

Pytania i odpowiedzi dotyczgce programu kontrolowanego dostepu do lonafarnibu — kwiecien 2021 r.


https://www.zokinvy.com/pdf/ZOKINVY_US_PRESCRIBING_INFORMATION.pdf

dziatem ds. medycznych firmy Eiger, wysytajgc wiadomos¢ elektroniczng na adres
ProgeriaMA®@eigerbio.com. Pana/Panilekarz zostanie poproszony o podanie swoich

danych kontaktowych w wiadomosci e-mail. Umozliwi to firmie Eiger kontakt telefoniczny,
jezeli na pytanie nie mozna udzieli¢ odpowiedzi za posrednictwem wiadomosci
elektronicznej.

8. Z kim nalezy sie skontaktowac¢ w przypadku ciezkiego zdarzenia niepozadanego lub
zdarzenia niepozgdanego?

e Pacjentilekarz ponoszg odpowiedzialnos¢ za zgtaszanie zaréwno powaznych zdarzen
niepozadanych, jak i zdarzen niepozadanych zwigzanych z przyjmowaniem lonafarnibu
zgodnie z lokalnymi wymogami organdw stuzby zdrowia.

e |IQVIA jest firmg swiadczgcg wszystkie ustugi z zakresu raportowania dotyczgcego
bezpieczenstwa dla programu kontrolowanego dostepu. W zwigzku z tym ciezkie zdarzenia
niepozgdane (SAE) i zdarzenia niepozgdane nalezy zgtasza¢ za pomocg formularza
zgtoszenia ciezkich zdarzen niepozgdanych (SAE) firmy IQVIA dostepnego w systemie
Cliniport. Lekarze mogg rowniez bezposrednio zadzwoni¢ do firmy IQVIA, korzystajgc z
globalnego numeru telefonu zawartego w systemie Cliniport.

e Ciezkie zdarzenia niepozadane i zdarzenia niepozagdane NALEZY zgtaszaé WYLACZNIE firmie
IQVIA.

e Ciezkich zdarzen niepozadanych i zdarzeh niepozadanych NIE NALEZY zgtaszaé firmie
Clinigen.

9. Z kim mam sie kontaktowaé w razie dodatkowych pytan dotyczgcych programu
kontrolowanego dostepu do leku lonafarnib?

e Pacjenci lub opiekunowie powinni zawsze zaczg¢ od zadawania pytan swoim lekarzom. W
przypadku, gdy lekarz Pana/Pani / Pana/Pani dziecka nie bedzie mogt odpowiedzie¢ na
pytanie, lekarz moze skontaktowac sie z zespotem ds. dostepu do lekéw firmy Clinigen,
dzwonigc pod numer +44 (0) 1932 824123 lub wysytajgc wiadomos¢ elektroniczng na adres
medicineaccess@clinigengroup.com. Lekarz moze réwniez wysta¢ wiadomos¢ elektroniczng
do firmy Eiger na adres ProgeriaMA@eigerbio.com. Pacjenci lub opiekunowie nie powinni
kontaktowac sie z firmg Clinigen. Zamiast tego, pacjenci i opiekunowie powinni jedynie
kontaktowac sie z fundacjg The Progeria Research Foundation, dzwonigc pod numer 978-
535-2594 lub wysytajgc wiadomos¢ elektroniczng na adres info@progeriaresearch.org.
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Zatacznik A
Status programu kontrolowanego dostepu dla danego kraju

Jesli Pana/Pani kraj nie znajduje sie na ktérejkolwiek z tych list, prosimy o kontakt z fundacja
The Progeria Research Foundation, dzwonigc pod numer 978-535-2594 lub wysytajac
wiadomos¢ elektroniczng na adres info@progeriaresearch.org.

Kraje z zapewnionym programem kontrolowanego dostepu do leku lonafarnib — stan na
marzec 2021 r.
Algieria Kolumbia
Arabia Saudyjska Korea Potudniowa
Argentyna Luksemburg
Australia Malezja
Bangladesz Meksyk
Belgia Namibia
Brazylia Niemcy
Chiny Oman
Dania Pakistan
Egipt Polska
Filipiny Portugalia
Francja* Republika Dominikany
Hiszpania Republika Potudniowej Afryki
Indie Rosja
Indonezja Serbia
Irak Szwecja
Irlandia Tajlandia
Izrael Tajwan
Japonia Turcja
Kanada Ukraina
Kazachstan Wiochy*

*W tych krajach mogg istnie¢ oddzielne programy rzgdowe. W przypadku, gdy programy rzagdowe sg niedostepne,
program kontrolowanego dostepu moze zosta¢ uwzgledniony.

Kraje, w ktérych program kontrolowanego dostepu do leku lonafarnib NIE BEDZIE
zapewniony**
Honduras Sri Lanka
Iran Surinam
Libia Tadzykistan
Nepal Tanzania
Palestyna-Gaza Togo

**Moze to nie by¢ petna lista. Jezeli Pan/Pani / Pana/Pani dziecko pochodzi z jednego z tych krajow i chce uzyskaé
dostep do lonafarnibu dla oséb z HGPS lub PL, prosze o kontakt z fundacjg The Progeria Research Foundation.
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Zatacznik B
Kryteria kwalifikacyjne i dyskwalifikujace

Niniejszy rozdziat zawiera sformutowania medyczne i ma przede wszystkim na celu
umozliwienie Panu/Pani komunikowania sie z miejscowym lekarzem Pana/Pani / Pana/Pani
dziecka.

Kryteria kwalifikacyjne

Aby mozliwe byto wigczenie do programu, pacjenci muszg spetnia¢ wszystkie wymienione
ponizej kryteria kwalifikacyjne.

1. Pacjent musi mie¢ co najmniej 12 miesiecy.

2. U pacjenta musi zosta¢ wykonane badanie genetyczne potwierdzajgce rozpoznanie
zespotu progerii Hutchinsona-Gilforda lub laminopatii progeroidalnej z deficytem
wytwarzania (z heterozygotyczng mutacjg genu LMNA z gromadzeniem sie biatka
podobnego do progeryny badz z homozygotycznymi lub ztozonymi heterozygotycznymi
mutacjami genu ZMPSTE24).

3. Pacjenci muszg mie¢ odpowiednig czynnos¢ watroby okreslong przez SGPT (ALT) i SGOT
(AST) <5 razy gérna granica normy dla wieku.

4. Przed przeprowadzeniem jakichkolwiek procedur w ramach programu konieczne jest
uzyskanie podpisanej Swiadomej zgody/zgody od rodzica/-éw lub opiekuna/-éw.

5. Kobiety w wieku rozrodczym lub aktywne seksualnie muszg poddac sie testowi
cigzowemu przed rozpoczeciem przyjmowania lonafarnibu.
Kryteria dyskwalifikujgce

Pacjenci spetniajgcy dowolne z nastepujacych kryteriéw nie bedg uprawnieni do uczestnictwa w
programie:

1. Pacjenci nie mogg mie¢ niekontrolowanego zakazenia.

2. Pacjenci nie mogg miec¢ zadnego aktywnego klinicznie schorzenia, ktére w opinii lekarza
prowadzgcego wyklucza ich z bezpiecznego udziatu w programie.

3. Pacjenci nie mogg miec stwierdzonej lub podejrzewanej nadwrazliwosci na ktorgkolwiek
substancje pomocniczg zawartg w produkcie.

4. Pacjentki nie mogg by¢ w cigzy ani karmic piersig, ani planowac zajscia w cigze w czasie
trwania terapii.
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