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V¥ betta lyf er undir sérstdku eftirliti til ad nyjar upplysingar um oryggi lyfsins komist fljott og
orugglega til skila. Heilbrigdisstarfsmenn eru hvattir til ad tilkynna allar aukaverkanir sem grunur er
um ad tengist lyfinu. I kafla 4.8 eru upplysingar um hvernig tilkynna a aukaverkanir.

1. HEITI LYFS

Glybera 3 x 10*? einingar i erfdamengi/ml stungulyf, lausn.

2. INNIHALDSLYSING

2.1  Almenn lysing

Alipogene tiparvovec inniheldur fituprétinkljaf (LPL) Gr ménnum, genaafbrigdi LPLS*4/* i‘genaferju.
Genaferjan er samsett ur protinhjup Ur eitlatengdri veiru af sermigerd 1 (AAV1), Cytomegalovirus
(CMV)-styrlinum, eftirumritunar-stjérnpaetti lifrarbélguveiru ar skégarmurmeldyritog AAV2-
afleiddum umsnanum (inverted) endarédum. Alipogene tiparvovec er framleitt med pvi ad nota
skordyrafrumur og bakuléveiru-samskeytingu.

2.2 Innihaldslysing

Hvert hettuglas af alipogene tiparvovec inniheldur 1 Gtdreegan ml affausn, sem inniheldur 3 x 10*2
einingar i erféamengi (gc).

Inngjafarpakki fyrir hvern sjakling inniheldur nég af hettugiosum fyrir skammtagjofina 1 x 10*?
LPLS*7X gc/kg af likamspyngd.

Hjalparefni med pekkta verkun:
petta lyf inniheldur a bilinu 47,5 mg natrium i hverjum inngjafarskammti gefnum & 27 stungustédum
upp i 105,6 mg af natrium i hverjum inngjafarskammti gefnum & 60 stungustodum.

Sjé lista yfir oll hjalparefni i kafla 6.1,

3. LYFJAFORM

Stungulyf, lausn.

Teer til orlitio skolleits litlads lausn.

4. KLINISKAR UPPLYSINGAR

4.1 Abendingar

Glybera er notad til medferdar hja fullordnum sjiklingum greindum med ettgengan skort &
fitupratinkljufi (e. lipoprotein lipase deficiency eda LPLD) sem hafa einnig fengid alvarlegt eda fleiri
en eitt brisbélgukast pratt fyrir takmarkanir & fitu i mataraedi. Sjukdémsgreiningin LPLD faest einungis
med erfdarannsokn. Lyfid er adeins &tlad til notkunar hja sjuklingum med greinanlegt magn LPL-
prétina (sja kafla 4.4).

4.2 Skammtar og lyfjagjof

Adeins skal nota Glybera pegar greining LPLD hefur verid stadfest med vidunandi genapréfi (sja
kafla 5.1).

Laeknir med sérfreedipekkingu i medferd LPLD-sjuklinga og gjof genamedferdarlyfja verdur ad avisa
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lyfinu og hafa eftirlit med gjof pess i fullu samradi vid sjukling. Vid lyfjagjof Glybera parf videigandi
lzeknismedferd og eftirlit alltaf ad vera til reidu ef bradaofnaemisvidbrogd skyldu koma fram i kjolfar
lyfjagjafar.

Skammtar
Hamarksskammtur af Glybera til inngjafar er 1 x 102 gc/kg af likamspyngd.

Glybera er adeins heimilad til notkunar einu sinni. Engin gogn liggja fyrir um endurgjéf Glybera; pvi
skal ekki gefa Glybera oftar en einu sinni.

Glybera er gefid einu sinni & marga stungustadi i fotleggjavodva. Skammtur & hvern stungustad er 1,5
x 10*2gc, eda 0,5 ml af stungulyfi, lausn. Nota verdur eina 1 ml sprautu med skyrum kvardastrikum
fyrir 0,5 ml af lyfi & hvern stungustad. Ekki mé& gefa steerri skammt en 0,5 ml & hvern stungustad. EkKki
mé nota sprautur oftar en einu sinni.

Eftirlit skal haft med medferdinni med pvi ad meela hlutleysandi métefni og T-frumusvorunigagnvart
AAV1 og LPLS#™ og T-frumusvorun vid grunnviomid og auk pess a 6 og 12 manada fresti eftir
medferd.

Til pess ad reikna ut fjolda hettuglasa er pyngd sjuklings akvoroud og namundud ad neesta heila kg.
Deila skal pyngd sjuklings med 3 og ndmundad ad nastu heilu t6lu. bad er'sa fjoldi hettuglasa sem
parf ad hafa til reidu.

Til ad reikna fj6lda af stungustddum og sprautum er pyngd sjuklings némundud ad nzsta heila kg.
Deila skal pyngd sjuklingsins med 3 og, an pess ad namunda t6luna, skal pvi naest margfalda téluna
sem pannig feest med 2 og namunda hana upp ad nastu heilu-tolu fyrir ofan. petta gefur fjoldann af
stungustédum og heildarfjoldann af sprautum (hver fylltimed.0,5 ml) sem parf fyrir medferd
sjuklingsins.

Dami um edlilega skammta midad vid likamspyngd.sjuklinga eru i t6flunni ad nedan:

Likamspyngd Fjoldi Fjoldi 1 ml Fjoldi stungustada
(kg) hettuglasa (L.m#) | Sprautna (hver fylit
med 0,5 ml)

40 14 27 27
50 17 34 34
60 20 40 40
65 22 44 44
70 24 47 47
75 25 50 50
80 27 54 54
90 30 60 60

Veita skal‘Onemisbzlandi medferd allt fra pvi premur dogum &dur og i 12 vikur eftir ad Glybera er
gefid: Melt er med ciklésporini (3 mg/kg/dag) og mykdfendlat mofetili (2 x 1 g/dag).

Auk pess skal gefa stakan 1 mg/kg skammt af metylprednis6loni i blaed halftima fyrir inndaelingu
Glybera (sja kafla 4.4).

Born
EkKki hefur verid synt fram & 6ryggi og verkun Glybera hja bérnum og unglingum yngri en 18 ara.

Engar upplysingar liggja fyrir.

Aldradir
Reynsla af notkun Glybera hja 6ldrudum einstaklingum er takmorkud. Ekki parf ad breyta skommtum
af Glybera hja éldrudum sjuklingum.



Hugsanlega parf ad adlaga skammt af énaemisbalandi lyfi.

Skert nyrnastarfsemi eda lifrarstarfsemi
Takmorkud reynsla er af notkun Glybera hja sjuklingum med skerta nyrna- eda lifrarstarfsemi.
Ekki er porf & ad breyta skommtum af Glybera.

Lyfjagjof

Vid inndzlingu i vodva faer sjuklingur margar 0,5 ml inndzlingar (eina inndalingu med hverri
sprautu) & mismunandi stéoum i vodva i efri og nedri hluta fotleggja, vid smitgatadar adsteedur med
notkun jods.

Radlegt pykir ad nota meenudeyfingu eda leidsludeyfingu fyrir inngjof i vodva par sem stungustadir
eru mjog margir. Ef frabending er fyrir slikri deyfingu er maelt med djapri sefjun i stadinn.

Ekki ma undir neinum kringumstadum gefa Glybera i &0 (sja kafla 4.4).

Til ad tryggja inngjof i voova er melt med ad nota dmteaeki eda raflifedlisfreediblinad til-leidbeiningar.

Sja leidbeiningar um notkun, medhdndlun og férgun i kafla 6.6.

4.3 Frébendingar

° Ofnaemi fyrir virka efninu eda einhverju hjalparefna Glyberassem talin eru upp i kafla 6.1.

. Onamisbaling

. Sjuklingar sem eru i aukinni heettu & bledingum (til'd&mis vegna blédflagnafedar) og med
voovakvilla (svo sem vodvabolgu) mega ekki gangast undir medferd vegna pess mikla fjolda

inndaelinga i vodva sem til parf.

o Ekki ma nota blodfloguhemjandi lyf edaonnur segavarnarlyf samhlida Glybera pegar inndaeling
fer fram og i a.m.k. eina viku fyrirdrindzlingu og einn dag eftir inndeelingu.

o Notkun & getnadarvarnartdflum (sja kafla 4.6).
4.4, Sérstok varnadarord,og varudarreglur vid notkun

Lyfio inniheldur erfoabreyttar lifverur. Fylgja skal stadbundnum reglum um liféryggi vardandi slik lyf
(sja kafla 6.6).

Glybera skal:adeins-gefa sjuklingum med LPL protinmassa sem nemur minnst 5% af pvi sem edlilegt
er. Akvarda skal LPL prétinmassa med ELISA profi eda apekkum adferdum. Mala skal LPL
protinmassa f.b16dsyni ur sjuklingi og bera saman vid samanburdarsyni Ur heilbrigdum
sjalfbedalioum.

Matarédi
Medferd med Glybera Gtilokar ekki brad brisbdlgukdst. Sjuklingum er radlagt ad halda afram ad fylgja
fituskertu matareedi og ad neyta ekki afengis.

Sjuklingar med sykursyki

Takmarkadar upplysingar liggja fyrir um sykursjuka. Sykursyki er algeng hjé sjuklingum sem eru med
sveesnustu einkenni LPLD. Laknirinn skal ihuga vandlega hvort unnt sé ad veita
sykursykissjuklingum, sem eru med LPLD, medferd.

Onamisbalandi Iyf (sja kafla 5.2)
Rétt fyrir upphaf dneemisbalandi medferdar og fyrir inngjof med Glybera parf ad ganga ur skugga um
ad sjuklingur sé ekki med neina virka sykingu og ef svo er parf ad fresta inngjof med Glybera par til
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sjuklingur hefur n&o sér.

Segarek
Skortur & fituprotinkljufi (LPLD) gerir bldoid seigfljétandi (hyperviscosity) og eykur storkuvirkni.

Manudeyfing og margar sprautuinngjafir i vodva auka hugsanlega heettu a (segamyndun) segareki
baedi vid inngjof og fljétlega eftir inngjof & Glybera. Melt er med ad meta aheettu fyrir hvern sjakling
aour en medferd med Glybera er radlogd. Fylgja skal gildandi parlendum eda alpjédlegum reglum um
forvarnir (sja einnig kafla 4.5).

Gjof & likamsvef og frumum
Sjuklingar sem gangast undir medferd eiga ekki ad gefa bldd, liffaeri, likamsvef eda frumur til
igreedslu. bessar upplysingar er einnig ad finna a dryggiskorti sjaklings sem fylgir Glybera.

Kreatinkinasi i sermi

Borid getur & heekkadri virkni kreatinkinasa i sermi hja peim sem fa Glybera sem kemur fram um pad
bil tveimur vikum eftir gjof, neer hamarki eftir um 8 vikur og naer grunnvidmidinu aftur i 26=viku.
Einn sjaklingur fékk vodvaraudamigu i tengslum vid haekkada virkni kreatinkinasai sermii.

Syni tekin ar védvum allt ad 52 vikum eftir gjof a Glybera syna iferd eitilfrumaloggleypifruma.
Langtimaahrif pessara frumuiferda eru dpekkt.

Natrium- og kaliuminnihald

petta lyf inniheldur a bilinu 47,5 mg natrium i hverjum inngjafarskammti gefnum & 27 stungustédum
upp i 105,6 mg af natrium i hverjum inngjafarskammti gefnum & 60'stungustédum. Sjuklingar sem eru
a sérstoku mataraedi hvad vardar natrium skulu hafa petta i huga."Lyfid inniheldur minna en 1 mmol
(39 mg) af kalium i hverjum inngjafarskammti gefnum & 27-60 stungustédum, p.e. telst kaliumsnautt.

4.5. Milliverkanir vié onnur lyf og adrar milliverkanir

EkKi hafa verid gerdar neinar rannsoknir & milliverkunum fyrir utan forkliniskar og kliniskar
rannsoknir & mykofendlatmofetili og ciklosporinis:

Ekki skal nota neins konar bldofléguhemjandi eda 6nnur segavarnarlyf samhlida Glybera pegar pad er
gefid inn. Leidrétta skal bleedingarpeetti a0ur en Glybera er gefid inn. Heetta verdur inntoku
bloadfléguhemjandi lyfja og annarra segavarnarlyfja i minnst eina viku fyrir inngjafir i faetur og ad
sama skapi minnst einn dag eftir.inngjafir (sja kafla 4.3).

Getnadarvarnarlyf til inntokueru frabending hja sjuklingum med LPLD (sj& kafla 4.3) par sem pau
geta valdid versnun undirliggjandi sjukdéms.

4.6  Frjosemi, medganga og brjostagjof

Getnadarvarnir-karla og kvenna

Rédleggja skal konum & barneignaraldri ad nota areidanlegar hindrandi (barrier) getnadarvarnir i
samraemivid leidbeiningar vid notkun dnemisbalandi lyfja i a.m.k. 12 manudi fra upphafi medferdar
(9 ménudir i kjolfar pess ad heett er ad nota 6neemisbalandi lyf). Pvi er melt med notkun hindrandi
getnadarvarna i minnst 12 manudi eftir ad Glybera er gefid inn.

Getnadarvarnarlyf til inntéku eru frabending hja sjaklingum med LPLD (sja kafla 4.3) par sem pau
geta valdid versnun undirliggjandi sjukdéms.

Karlkyns sjaklingum, ad medtéldum peim sem gengist hafa undir sddrasarirnam, er radlagt ad nota
hindrandi getnadarvarnir i minnst 12 manudi eftir ad Glybera er gefid inn.

Medganga
Mjog takmorkud gogn liggja fyrir um notkun Glybera a medgdngu. Dyrarannsoknir benda ekki til

skadlegra ahrifa @ medgongu eda fosturvisi-/fosturproska (sja kafla 5.3).
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Ekki méa nota Glybera & medgongu nema ef kostir medferdar vega pyngra en hugsanleg ahatta fyrir
fostrid.

Brjostagjof
Ekki er pekkt hvort Glybera skilst Gt i brjostamjolk manna. Konur sem hafa barn & brjosti mega ekki
nota Glybera svo lengi sem brjostagjof heldur afram.

Frj6semi )
Engin klinisk gogn liggja fyrir um ahrif Glybera & frjésemi. Ahrif & frjdsemi karl- og kvendyra hafa
ekki verid metin i dyrarannsoknum.

4.7  Ahrif & haefni til aksturs og notkunar véla

Glybera hefur minnihattar ahrif & haefni til aksturs og notkunar véla, en sundl er algengt eftir gjof
Glybera (sja kafla 4.8). Sjuklingum sem finna fyrir sundli er radlagt ad fordast akstur og netkun véla.

4.8 Aukaverkanir

Yfirlit yfir 6rygqi

Algengasta aukaverkunin er sérsauki i atlim hja um pridjungi sjuklinga. Einn,sjakiingur greindist med
lungnasegarek 7 vikum eftir medferd. Vegna farra tilfella og litils sjuklingahéps pa gefa aukaverkanir
og alvarlegar aukaverkanir, sem tilkynnt var um, ekki fullkomna mynd af’edli og tioni pessara atvika.

Tafla yfir aukaverkanir

Aukaverkanir eru taldar upp hér ad nedan, samkvemt MedDRA-kerfinu, eftir likamskerfi og tidni.
Mjo6g algengar (>1/10); algengar (>1/100 til <1/10); sjaldgeefar (>1/1.000 til <1/100); mj6g sjaldgeefar
(>1/10.000 til <1/1.000), koma oOrsjaldan fyrir (<1/10.000), tidni ekki pekkt (ekki haegt ad aeetla tioni
at fra fyrirliggjandi gégnum). Innan tioniflokka eru alarlegustu aukaverkanirnar taldar upp fyrst.

MedDRA flokkun eftir Mjog algengar Algengar

liffeerum

Efnaskipti og nering Minnkud matarlyst

Taugakerfi Hofadverkur Svidi, sundl, nalardofi, yfirlidstilfinning

FEdar Haprystingur

Ondunarfeeri, brjésthol og Ma0i vid areynslu, lungnasegi

midmeeti

Meltingarfeeri Kvidverkur, dgledi, haeegdatregda

HUd og undirh(d Afbrigoilegur harvoxtur, handa- og
fotaheilkenni med roda og skyntruflunum,
Utbrot

Stodkerfiog stodvefur Verkur i Gtlim Lidagigt, 6paegindi i utlim, vodvakrampar,

voovaspenna, stirdleiki i stookerfi,
voovaverkir, sarsauki i voova, halsverkur,
pyngslatilfinning, brad vodvabdlga og
langvinn vodvabolga

Almennar aukaverkanir og preyta, ofhiti Hrollur, verkur & stungustad, Gtlimabjugur,
aukaverkanir a ikomustad sotthiti
Rannséknanidurstodur Haekkanir & virkni

kreatinkinasa i

sermi




Averkar og eitranir Mar Obpagindi & stungustad, bjlgur & stungustad,
kladi & stungustad

Onzmingargeta
Onaemisviobrégd komu fram pratt fyrir notkun éneemisbalandi lyfja.

I kliniskum rannséknum med Glybera voru til stadar métefni gegn protinhjup eitlatengdu veirunnar
(AAV) fyrir medferd i 18 af 27sjuklingum; motefni gegn AAV komu fram eda jukust eftir inngjof
med Glybera hja 6llum sjuklingum. EKKi er vitad hvort métefnavidbrogd skipti mali kliniskt (sja kafla
4.2 um endurgjof lyfsins).

Ekkert hlutleysingarpréf var notad.

T-frumuvidbrogd gegn AAV komu fram hja um helmingi einstaklinga, eingéngu eftir medferd. Engin
T-frumuvidbrogd vid LPL greindust hja neinum.

Utan eins tilviks i rannsékn CT-AMT-011-01 par sem vart vard vid hita (39,9°C) sem gekk tilybaka &
einum degi, komu ekki fram neinar alvarlegar aukaverkanir tengdar Glybera eda énamisbelingu.

Tilkynning aukaverkana sem grunur er um ad tengist lyfinu

Eftir ad lyf hefur fengid markadsleyfi er mikilveegt ad tilkynna aukaverkanir sem/grunur er um ad
tengist pvi. Pannig er hagt ad fylgjast stddugt med sambandinu milli avinnings eg ahattu af notkun
lyfsins. Heilbrigdisstarfsmenn eru hvattir til ad tilkynna allar aukaverkanir.sem grunur er um ad tengist
lyfinu samkvaemt fyrirkomulagi sem gildir i hverju landi fyrir sig, sja-Appendix V.

49 Ofskdmmtun

Forkliniskar rannsoknir med allt ad tifaldan radlagdan skammity(1 x 10*2gc/kg) leiddu ekki i 1jés nein
neikvad almenn vidobrogd eda einkenni. Vid ofskommitun er melt med studnings- og einkennamedferd
samkveemt mati leeknisins.

Ef tveir skammtar eru dvart gefnir 4 sama stungustad geeti pad aukid likur & stadbundnum
aukaverkunum eins og marblettum eda eymslum.

Stadbundinn sarsauka og eymsli er heegt ad medhondla eftir einkennum, til ad mynda med
stadbundnum verkjalyfjum eda til inntoku.

5. LYFJAFRZDILEGAR UPPLYSINGAR
5.1 Lyfhrif

Flokkun eftir verkuny Lyf til temprunar & blddfitu, onnur lyf til temprunar a blodfitu, ATC flokkur:
C10AX10.

Verkunarhattur

Glybera inntheldur fituprétinkljafsgenid (LPL) ar ménnum, genaafbrigdi LPL 547X { genaferju sem er
&tlad ad_ hafa ahrif i vodva med eitlatengdri veirusermigerd 1 (AAV1). Glybera er sprautad einu sinni i
vOdva nedri Gtlima og védvafrumur taka pad inn i sig. beettir i genaferjunni voru valdir til ad studla ad
tjaningu LPL $*"% gensins med pvi ad nota tjaningarvirkni frumunnar og vodvafrumurnar framleida
pannig prétinafurdina af vixlgeninu LPL $*7% an pess ad genaferjan sjalf geti fjolgad sér.

Lyfhrif
Fituprotinkljafur (LPL) er lykilensim i ,,fyrsta skrefinu® i efnaskiptum fituproteina eftir fituinntoku

med mat. I kliniskum rannsoknum vard vart vid skammvinna laeekkun priglyserida i allt ad 12 vikur hja
tilteknum sjaklingum. Auk pess gerir Glybera tjaningu LPL prétinsins i peim vodva sem sprautad er i
mogulega og pad endurspeglast i beettum umbrotum fitupréteina (CM) eftir maltid hja litlum undirhopi
sjuklinga.

Verkun og 6ryqqi

Klinisk verkun og 6ryggi Glybera voru metin i premur kliniskum inngripsrannsoknum a AAV1-
7




LPLS*7* hja einstaklingum med skort & fituprétinkljufi.

A undan tveimur af pessum klinisku rannséknum var fylgst med sjaklingum til ad meta ahrif & péttni
fastandi priglyserida og einkenni og merki skorts & fituprétinkljafi hja patttakendum 4 fituskertu
mataraedi. Erfitt reyndist ad vidhalda strongu fituskertu mataraedi.

Stoolud genagreining (radgreining) var notud i kliniskum rannsoknum & Glybera. Nota skal videigandi
CE merkt prof eda fulla genagreiningu til pess ad stadfesta sjukdémsgreininguna.

Klinisk rannsokn CT-AMT-010-01

AAV1-LPLS*™ var gefid 8 sjuklingum med skort & fituprétinkljufi (LPLD) i 12 vikna, opinni
rannsékn & vaxandi skdmmtum (1 x 10 gc til 3 x 10! gc & hvert kg af likamspyngd, sprautad i
vodva). Hvorki komu fram alvarlegar aukaverkanir vid notkun lyfsins, né eiturverkanir sem geetu
takmarkad skammtasteerd. Hja helmingi patttakenda komu fram T-frumu vidbrogd vid genaferjunni.
Samanborid vid malingar fyrir inngjof kom fram timabundin og breytileg leekkun & priglyserio-
medalgildum hja dllum sjaklingum.

Klinisk ranns6kn CT-AMT-011-01

Tilgangurinn med pessari opnu rannsékn med stigauknum skdmmtum var ad meta éryggimynstur og
leekkun fastandi priglyserida (TG) i bl6dvokva 12 vikum eftir lyfjagjof hja 14 LPED-sjuklingum. Allir
sjuklingarnir fengu fitusnauda faedu medan a 12 vikna meginrannsoknartimabili st6d. Fyrstu 2
sjuklingarnir sem toku péatt fengu skammtinn 3 x 10 gc/kg, neestu 4 sjiklingar fengu skammtinn 3 x
10% gc/kg asamt 6naemisbeelandi lyfjamedferd (ciklésporin og mykétensélatmofetil til inntoku, fra
deginum eftir inngjof med Glybera og fram ad viku 12) og sidustu 8.sjlklingarnir fengu skammtinn

1 x 10'? gc/kg dsamt 6nemisbzlandi lyfjamedferd. T-frumuvidbrégd komu fram i rimlega helmingi
sjuklinga an kliniskra eftirkasta. Gogn um priglyseridgildi virdast benda til ad 1 x 102 gc/kg sé besti
skammturinn.

Klinisk ranns6kn CT-AMT-011-02

petta er opin rannsokn & alipogene tiparvovec i fostum skammti sem nemur 1x10*? gc/kg
likamspyngdar og er gefinn med einni umferdinndalinga i vodva. Fimm gjaldgengir patttakendur
toku patt i rannsdkninni og fengu allir alipegene tiparvovec. patttakendur fengu einnig daglegan
skammt til inntoku sem nam 3 mg/kg/dagaf cikldsporini og 2 g/dag af mykdfenolat mofetili allt fra
bvi premur dogum fyrir gjof alipogenediparvovec og Ut viku 12. Stakur skammtur i blazed af
metylprednisdloni (1 mg/kg likamspyngdar) var gefinn 30 minatum fyrir gjof alipogene
tiparvovec.Einn sjuklingur var.greindur med lungnasega 7 vikum eftir medferd. Timabundin laekkun
priglyserioa i allt ad 12 vikur kom fram hja einstaka sjuklingum. Eftir petta nadu priglyserio
grunngildum & ny. Greinilgg beett umbrot & fitukirni eftir maltid komu fram hja 5/5 sjuklingum allt ad
viku 14 og hja 3/3 sjuklingdm sem fylgst var med allt ad viku 52.

Allar inngripsrannsoknir héldu afram inn i langtima eftirlitsrannséknir. Sjaklingar i CT-AMT-010-01
hafa verid,undireftirliti i allt ad 5 &r (n=6) fra pvi medferd lauk, og peir sem voru i rannsékn CT-
AMT-012-01%-allt ad 5 &r (n=13) og peir sem toku patt i CT-AMT-011-02 i allt ad 1 ar (n=3).

Syni tekimur védvum halfu ari eftir medferd syndu fram & langtima tjaningu LPL-gensins og ad
liffreedilega virkt LPL-protin var til stadar.

Klinisk ranns6kn CT-AMT-11-03

Rannsokn CT-AMT-011-03 var samsett afturskyggn og framsyn rannsékn med patttakendum sem
hofou tekid patt i rannséknum CT-AMT-10-01, CT-AMT-11-01 og CT-AMT-11-02.

A allt ad 3 ara eftirfylgnitimabili eftir medferd drd ar nygengi alvarleika brisb6lgu hja peim 12
sjuklingum sem fengid hofou morg kost & avinni.

Klinisk rannsokn CT-AMT-11-05

Frekari eftirfylgni med sjiklingum sem téku patt i rannsokn CT-AMT-11-03 (ad midgildinu 5,8 ar

eftir notkun Glybera) hefur synt fram & feekkun i sjukrahdsvist um einn dag fyrir hvern sjukling & ari i
8



samanburdi vid timalengdina adur en notkun hofst.

Born

Lyfjastofnun Evropu hefur fallio fra kréfu um ad lagdar verdi fram nidurstddur Gr rannséknum &
Glybera hja 6llum undirhopum barna vid medferd skorts a fituprétinkljufi (sja upplysingar i kafla 4.2
um notkun handa bérnum).

petta lyf hefur fengid markadsleyfi samkvaemt ferli um ,,undantekningartilvik. Pad pydir ad vegna
pess hve sjaldgaefur sjakdomurinn er hefur ekki reynst mégulegt ad afla allra tilskilinna upplysinga um
Iyfid. Lyfjastofnun Evropu metur arlega allar nyjar upplysingar sem hugsanlega koma fram og
uppfeerir samantekt & eiginleikum lyfsins eftir pvi sem porf krefur.

5.2 Lyfjahvorf
Viobuio er ad Glybera sé brotid nidur af innreenu proétini og DNA-efnasundrunarbraut.

Liffreedileg dreifing sem ekki er klinisk

Eftir inngjof Glybera i vodva hja misum fannst DNA ar genaferjunni timabundid itblddras. Atta
dogum eftir inngjof fannst mikid af DNA rédum ar genaferjunni i védvum sem Sprautad var i og i
neerliggjandi vessaedum. Fyrir utan stungustadina sjalfa fannst mest af DNA, Gr.genaferjunni i lifur og
bl6di. Minnst af erfdaefninu fannst i heila, lungum, hjarta og vodvum sem ekkirvar sprautad i. |
kynkirtlum og exlunarfeerum fannst DNA ar genaferjunni i litlu magni."Pegar fram lidu stundir hélst
magn DNA genaferjunnar hatt i védvum sem sprautad var i og naraeitlum en leekkadi stodugt i 6drum
liffeerum. Magn DNA genaferjunnar i Glybera meldist i kynkirtlunien var minna en i drum liffeerum
sem ekki var sprautad i.

Samhlida medferd med 6nemisbalandi lyfjum hafdi ekki ahrit & liffreedilega dreifingu, hvorki vio
laga né hda skammta i muasum. Liffredilegt dreifingarferli var mjog svipad i 6drum préfudum
dyrategundum (kéttum og kaninum).

Klinisk lyfjahvorf og brotthvarf

Utskilun var metin i klinisku rannsoknunumqhed-pvi ad safna munnvatni, pvagi og s&di. | CT-AMT-
011-02 var lika safnad saursynum. Eftir ad-pétttakendur fengu inngjof af Glybera fannst mesti styrkur
DNA genaferjunnar i bl6dvokva med Gthreinsun upp 4 eitt til tvo stig & viku.

DNA Ur genaferjunni fannst enn { munnvatni eftir allt ad 12 vikur; i pvagi eftir allt ad 10 vikur og i
s&di eftir allt ad 26 vikur. Allir nema tveir sjuklinganna fengu dnemisbalandi lyf i 12 vikur. Fraedileg
haetta er 4 a0 samtimis gjofa dneemisbzlandi lyfjum leidi til pess ad DNA dr genaferjunni finnist
lengur i sermi og til lengfi brotthvarfi i munnvatni, pvagi og s&di.

Mikid af DNA gepaferjunni fannst i allt ad 12 manudi eftir inngjof & Glybera i vodva fotleggja fyrir
utan vodva sem ekkivar sprautad i.

Lyfjahvorf fisérstkum sjuklingahépum t.d. 6ldrudum/félki med skerta nyrnastarfsemi 0.s.frv.
Glybera er sprautad beint i fyriretladan stodvef. Starfsemi lifrar og nyrna, fjolbrigdi sytokréms P450
ogidldruneru ekki peettir sem buist er vid ad hafi ahrif & kliniska verkun eda 6ryggi Glybera.

5.3  Forkliniskar upplysingar

pol vid Glybera vid inngjof var gott og engin kliniskt markverd merki saust i 6llum dyrarannséknum
sem fram foru. I masum komu fram frumuiferdir og merki um hrérnun og endurmyndun an dreps
komu fram vid vefjameinafradilega skodun eftir kliniskan sprautuskammt i vodva. Pessi ahrif voru
skammtahad en dvinudu med timanum. Eins og vid var blist myndudu 6ll dyr métefni gegn AAV-
prétinhjupnum.

Vid inngjof hja masum, fjorum vikum fyrir mékun, komu ekki fram nein eiturdhrif i médur, fostri eda
proska. Ekkert af DNA genaferjunnar fannst i fostrum eftir medferd hja hvorki karldyrum né
kvendyrum fyrir mokun.
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Rannsdknir & krabbameinsvaldandi ahrifum hafa ekki farid fram. Hins vegar hefur engin aukning
&xlamyndunar komid fram i rannsoknum 4 eiturverkunum. bott enn sé ekki til neitt algjorlega
vidunandi dyralikan fyrir hugsanlega exlismyndun benda fyrirliggjandi eiturefnafraedilegar
upplysingar ekki til pess ad asteda se til ad hafa ahyggjur af exlismyndun.

6. LYFJAGERDARFR/EDILEGAR UPPLYSINGAR
6.1 Hjalparefni

Vatnsfirrt tvinatriumfosfat
Kaliumklorio
Kaliumtvivetnisfosfat
Natriumklério

Sukrési

Vatn til inndalingar

6.2 Osamrymanleiki

Ekki méa blanda pessu lyfi saman vid onnur lyf, pvi rannsoknir & samrymanleika hafa ekki verid
gerdar.

6.3 Geymslupol
18 manudir fyrir frosin hettuglos.

Eftir pidnun verdur ad nota lyfid strax. Ef pad er ekkihotad strax skal geyma hettugldsin i keeli vid
2°C til 8°C og varin fyrir 1jési i ad hamarki 8 klukktstundir.

Eftir pidnun skal ekki frysta lyfid & ny.

Ef Iyfio er ekki geymt i keeli ma& geyma pad j-sprautum vid hdmarkshita 25°C og verja gegn ljési i ad
hamarki 8 klukkustundir.

6.4  Sérstakar varuoarreglur vid géeymslu

Geymid og flytjid hettuglas i frysti +25°C til -15°C.
Geymid hettuglasid i ytri umbudum til varnar gegn ljosi.

6.5 Gerd ilats og innihald, sérstakur bunadur til notkunar lyfsins, lyfjagjafar eda isetningar
pess

1 ml lausn i 2'ml hettuglasi (gler) med silikonhtdudum klérébatyl, spraututappa og flettiloki med
innsigli.

Hver formétud, gegnse og innsiglud plastpakkning inniheldur annad hvort 2 eda 3 stok hettuglés med
rakadreegri pynnu. Inngjafarpakkinn inniheldur mismunandi fjélda pakkninga midad vid skammtaporf
vidkomandi sjuklings.

6.6  Sérstakar varudarradstafanir vid forgun og énnur medhoéndlun
Leidbeiningar um undirbUning og medhdndlun og férgun

Fylgja skal gildandi reglum um liféryggi vié medhdndlun og férgun lyfja sem innihalda erfdabreyttar
lifverur.

Vinnufleti og efni sem hugsanlega hafa komist i snertingu vid Glybera verdur ad afmenga med
videigandi veirudeydandi smitseefingarefnum sem virka & éhjapadar veirur (t.d. sem gefa fra sér
hypoklérit og kl6r) i minnst 10 minutur.
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Undirbuningur & Glybera fyrir inngjof

Eftir ad buid er ad reikna Ut magn Glybera sem gefa & inn (sja kafla 4.2) skal taka réttan fjdlda af
einnota hettuglésum Ur frysti til ad pidna vid stofuhita (15°C til 25°C), um pad bil 30-45 minGtum adur
en draga a lausnina upp i sprautur.

Eftir pidnun skal snda hverju hettuglasi varlega vid tvisvar til ad tryggja jafna bléndun. Skoda skal
hettugldsin og athuga med lit og adskotaagnir. Teer eda 0Orlitid skolleit og litlaus lausnin verdur ad vera
laus vid synilegar agnir. Einungis skal nota teera og litlausa lausn med engum sjaanlegum dgnum. Ef
hettuglas synir merki um skemmdir skal ekki undirbda sprautur fyrir inndaelingu heldur fresta
inngjafarferli par til sidar. Tilkynna skal markadsleyfishafa um petta pegar i stad.

Glybera er afhent i sérstokum pakka fyrir hvern sjukling, sem inniheldur nakvemlega pann fjolda
hettuglasa sem vidkomandi sjuklingur parf samkvaemt Utreikningi & grundvelli pyngdar sjaklingsins.

Draga skal utreiknad magn ur pidnudum hettuglésunum upp i sprauturnar og tryggja ad_paer séu

merktar og settar i geymsluilat verndad fyrir 1josi sem hentar til flutnings inn & stofuna bar. sermn

sjuklingurinn faer inngjof i voova.

Til a0 koma i veg fyrir inndaelingu agna ar tappanum ef lyfio er dregid tvisvar upp r hettuglasinu skal

nota eina ndl til pess ad draga lyfio Ur hettuglasinu (sem skal skilja eftir i tappanum) og adra nal fyrir

hverja sprautu.

7. MARKADBSLEYFISHAFI

uniQure biopharma B.V.

Meibergdreef 61

1105 BA Amsterdam

Holland

8. MARKADSLEYFISNUMER

EU/1/12/791/001

9. DAGSETNING FYRSTU UTGAFU MARKABSLEYFIS / ENDURNYJUNAR
MARKADBSLEYFIS

Dagsetning fyrstu atgéfu markadsleyfis: 25. oktéber 2012

10. DAGSETNING ENDURSKOBUNAR TEXTANS

itarlegar upplysingar um lyfid eru birtar & vef Lyfjastofnunar Evropu http://www.ema.europa.eu/

Upplysingar a islensku eru a http://www.serlyfjaskra.is.
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VIDAUKI I

FRAMLEIDENDUR LIFFREDILEGRA VIRKRAEFNA OG FRAMLEIDENDUR
SEM ERU ABYRGIR FYRIR LOKASAMPYKKT

FORSENDUR FYRIR, EDA TAKMARKANIR A, AFGREIDSLU OG NOTKUN
ADRAR FORSENDUR OG SKILYRBI MARKADSLEYFIS

FORSENDUR EDA TAKMARKANIR ER VARDA ORYGGI OG VERKUN VID
NOTKUN LYFSINS

SERSTOK SKYLDA TI* AP LJUKA ADGERPUM EFTIR UTGAFU

MARKADBSLEYFEIS.SEM GEFID HEFUR VERID UT SAMKV/ZAEMT FERLI UM
UNDANTEKNINGARTILVIK
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A.  FRAMLEIDENDUR LIFFRZAEDILEGRA VIRKRA EFNA OG FRAMLEIDENDUR
SEM ERU ABYRGIR FYRIR LOKASAMPYKKT

Heiti og heimilisfang framleidenda liffredilegra virkra efna

uniQure biopharma B.V.
Meibergdreef 45 and 61
1105 BA Amsterdam
Holland

Heiti og heimilisfang framleidenda sem eru abyragir fyrir lokasampykkt

uniQure biopharma B.V.
Meibergdreef 61

1105 BA Amsterdam
Holland

B. FORSENDUR FYRIR, EDA TAKMARKANIR A, AFGREIDSLU OGNOTKUN

Avisun lyfsins er had sérstokum takmoérkunum (sja vidauka I: Samantekt & eiginleikum lyfs,
kafla 4.2).

C. APRARFORSENDUR OG SKILYRBI MARKABSLEYFIS

Lyfjagatarkerfi
Markadsleyfishafi skal tryggja ad kerfi fyrirl Iyfjagdt sem |lyst er i kafla 181 i
markadsleyfisumsokninni, hafi verid komid & fot og sé virkt &dur en og & medan lyfid er & markadi.

Samantektir um 6ryggi lyfsins (PSUR)

Skilyrdi um hvernig leggja skal fram samantektir um 6ryggi lyfsins koma fram i lista yfir
vidmidunardagsetningar Evropusambandsins (EURD lista) sem gerd er krafa um i grein 107¢(7) i
tilskipun 2001/83/EB og 6llum sidari uppferslum sem birtar eru i evrépsku lyfjavefgattinni. Leggja
skal fram samantekt um 6ryggi lyfsins'a 6 manada fresti par til CHMP akvedur annad.
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D. FORSENDUR EDA TAKMARKANIR ER VARDA ORYGGI OG VERKUN VID
NOTKUN LYFSINS

Aatlun um ahattustjornun

Markadsleyfishafi skal sinna lyfjagataradgerdum sem tilgreindar eru i lyfjagataraeetlun og éeetlun um
eftirlit med verkun eins og fram kemur i dzetlun um ahaettustjérnun i kafla 1.8.2 i markadsleyfis-
umsékninni og 6llum uppfaerslum & &atlun um ahaettustjornun sem CHMP (Committee for Medicinal
Products for Human Use) sampykkir.

I samraemi vid ,,CHMP Guideline on Risk Management Systems for medicinal products for human
use* skal leggja sérhverja uppfaerslu & detlun um aheettustjornun fram samtimis naestu samantekt um
oryggi lyfsins (PSUR).

Ad auki skal leggja fram uppfeerda aaetlun um ahattustjornun:
e begar nyjar upplysingar berast sem geta haft ahrif & pekkt 6ryggi vid notkun lyfsins, dztlun
um lyfjagat eda adgerdir til ad lagmarka ahettu.
¢ Innan 60 daga fra pvi ad mikilveegur afangi (tengdur lyfjagat eda lagmorkun.ahettu) naest.
e Ad beidni Lyfjastofnunar Evrépu.

Skylda til adgerda eftir utgafu markadsleyfis

Markadsleyfishafi skal utbua sjukddémsskra til pess ad safna faraldsfreedilegum upplysingum um
sjukdominn auk lydfraedilegra upplysinga og nidurstadna vardandi 6ryggi 0g verkun hja sjuklingum
med arfgengt LPLD sem hafa fengid medferd med Glybera. Nakvamiatrioi tengd rekstri skrarinnar
skulu dkvedin i samradi vid yfirvold i hverju adildarriki.

Skré skal alla sjuklinga sem hafa fengio medferd med Glybera. i skrana. Auk pess skal skra sjuklinga
sem hafa fengid medferd med Glybera i kliniskum rannséknum 1 skrana vié lok viokomandi
rannsoknar. Einnig skal hvetja leekna til ad skré sjuklinga med arfgengt LPLD sem hafa ekki fengid
medferd med Glybera.

Markadsleyfishafi skal komast ad samkomulagi vid yfirvold i hverju landi um atridi &aetlunar um
takmarkadan adgang og verdur ad koma slikri aatiun i framkveemd & landsvisu adur en lyfid er
markadssett. Glybera skal adeins afhent pegar-heilbrigdisstarfsmenn, sem koma ad medferd sjaklings,
hafa fengio freedslupakkann og sa sem-avisar lyfinu stadfestir ad sjuklingurinn sampykki skraningu i
sjukdémsskrana.

Komast parf ad samkomulag) vid-yfirvold i hverju landi um fraedslupakka fyrir heilbrigdisstarfsfolk
aaur en dreifing fer fram og.hann parf ad innihalda eftirfarandi hluta:

- Upplysingar um lyfid,(samantekt & eiginleikum lyfs, fylgisedill og 6ryggiskort sjuklings)

- Fraedsluefni fyrir heilbrigdisstarfsfolk

- Freedsluefni-fyrir sjuklinga

- Sjuklingadagbok

1) Freedsluefni fyrir lyfjafreedinga sem inniheldur eftirfarandi meginatridi vardandi 6ryggi:

o Nakvemar vidmidunarreglur um mattoku og geymslu lyfs, leidbeiningar um bléndun,,
medhdndlun og férgun Glybera

o Leidbeiningar til pess ad tryggja ad sjuklingar fai oryggiskort sjuklings sem fylgir pakkanum.

2) Fraedsluefni fyrir lekna og annad heilbrigdisstarfsfolk sem kemur ad medferd sjuklinga med
Glybera, og parf ad innihalda eftirfarandi meginatridi vardandi 6ryggi:
o Vidmidunarreglur vardandi 6rugga medhdndlun, lyfjagjof og forgun Glybera
o Leidbeiningar um val & videigandi sjuklingum til medferdar med Glybera, medal annars:
o] porf & ad framkvaema genaprofun adur en medferd er hafin til pess ad audkenna pa
sjuklinga sem uppfylla skilyrdi til medferdar
o] ad sjuklingar skulu ekki vera & bl6dfléguhemjandi lyfjum eda 66rum segavarnarlyfjum
pegar inndzling fer fram
o] porf & ad Gtiloka sykingu adur en 6naemisbalandi medferd er hafin
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o] borf & pvi ad allir sjuklingar séu skradir i langtima eftirlitsasetlun

porf & leidsludeyfingu eda meenudeyfingu

Leidbeiningar um porf & 6nemisbeelandi lyfjagjof fyrir og eftir medferd

Leidbeiningar um porf 4 ad meela 6nemissvorun i upphafi og 6 og 12 manudum eftir medferd
Leidbeiningar um hvernig minnka skuli dhettu sem tengist inndeelingum Glybera i vodva, par
med talio porfina & pvi nota mtaeki eda raflifedlisfreedilegan bunad til leidbeiningar vid
inndeaelingarnar.

Nakveemar leidbeiningar vardandi skammt, fjélda og stadsetningu inndaelinga

Leidbeiningar um framhaldsuménnun sjaklings, svo sem ad fylgst sé med hita

Upplysingar um notkun Glybera og ad fordast pungun.

porf 4 ad veita sjuklingum freedsluefni og bidja um upplyst sampykki fyrir skraningu i skrana
aour en medferd hefst

porf 4 ad veita sjuklingum radleggingar vardandi:

o] porf & ad nota hindrandi getnadarvorn og timalengd notkunar

bann vid ad gefa liffeeri, bl6d eda frumur

porf & ad halda &fram fitusnaudu matarraedi og fordast afengisdrykkju

naudsyn pess ad bera avallt & sér 6ryggiskort sjaklings sem fylgir hverripakkningu
notkun dagbokarinnar

O o0O0Oo

Nanari upplysingar vardandi sjukdomsskra:

o] skraning er skylda fyrir sjiklinga sem fa medferd med Glybera

o] skré skal sjuklinga sem fa medferd med Glybera i klinisKrisrannsokn i skrana ad rannsokn
lokinni

o] ef mogulegt er skal skré sjuklinga med arfgengt LPLD sem ekki f& medferd med Glybera.

o] naudsynlegt er ad fa upplyst sampykki sjaklings.adur en medferd hefst

o] upplysingar um hvernig skal skré sjuklinga,.einnig pa sem ekki f& medferd med Glybera

3) Fraeodsluefni sjuklinga sem fa medferd med Glyberassem inniheldur eftirfarandi meginatrioi

vardandi Oryggi:

Upplysingar um medferdarferlid med Glybera

Upplysingar um einkenni sem fylgjast.skal med eftir medferd, p.m.t.:

o] upplysingar um einkenni pess ad verkun minnki eda heetti

o] notkun dagbodkarinnarog hvao skal skra nidur

Upplysingar um porf & langtima eftirfylgni i tengslum vid Glybera, medal annars med skranni
Upplysingar um porf &ad fordast pungun

Rédleggingar um adwnota purfi hindrandi getnadarvorn og hversu lengi parf ad nota hana

A0 ekki skuli gefa'liffeeri, bl6d eda frumur

Radleggingar um ad-halda skuli &fram fitusnaudu matarraedi og fordast afengisdrykkju
Naudsyn pess)ad bera avallt & sér 6ryggiskort sjuklings sem fylgir hverri pakkningu

Markadsleyfishafi skal einnig lata 6ryggiskort sjuklings fylgja hverri lyfjapakkningu, en texti pess
kemur frami, Vidauka I1I.
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E. SERSTOK SKYLDA TIL AP LJUKA ADGERDUM EFTIR UTGAFU

MARKABSLEYFIS SEM GEFID HEFUR VERID UT SAMKV/ZAEMT FERLI UM

UNDANTEKNINGARTILVIK

petta lyf hefur verid sampykkt samkvaemt ferli um undantekningartilvik og i samreemi vid grein 14(8)
i reglugerd (EB) nr. 726/2004 skal markadsleyfishafi framkvaema eftirfarandi innan tilgreindra

timamarka:

Lysing Timamork

Markadsleyfishafi skal utbla langtima eftirlitsdeetlun/sjukdomsskra til pess ad safna | Fyrir

faraldsfreedilegum upplysingum um sjukdéminn auk lydfraedilegra upplysinga og markads-

nidurstadna vardandi 6ryggi og verkun hja sjuklingum sem hafa fengid medferd setningu

med Glybera. lyfsins.i
hverjurlandi

Skraningu skal framkvaema i samraemi vid sampykkta adferdarlysingu.

Vidhafa skal eftirfylgni med peim sjuklingum sem skradir eru i kliniskar rannséknit

(CT-AMT-010-01, CT-AMT 011-01, CT-AMT 011-02) i LPLD skranni.

Skré skal alla sjuklinga sem f& medferd med Glybera i skrana og kerfisbundna PSUR/arlegt

gagnastfnun sem framkvamd er til ad audga gagnagrunninn: mat

1) hvad vardar gogn vardandi verkun svo sem lifefnafreedilegar breytur sem hluta af
hefédbundnum starfsvenjum og tidni og alvarleika brisbélgu og

2) hvad vardar 6ryggi svo sem 6namingargetu gagnvart Glybera og LPL.

3) Einnig skal skra matardaghdok og gogn vardandi lifsgaedi,

Stadfesta parf greiningu LPLD med genaproéfun.
Meelt er med 15 éra eftirfylgni hja hverjum medhéndludum sjaklingi.

Mat & umbroti fituproteina eftir maltid hja'minnst 12 sjaklingum fyrir og

12 manudum og 24 manudum eftir medferd med Glybera sem velja skal auk peirra
sjuklinga sem taka patt i rannsokn CT=AMT.011.02; og atta heilbrigdum
einstaklingum i seinni rannsokninni.

Mat & 6naemissvorun vid grunnyviomid, eftir 6 manudi og eftir 12 manudi hja minnst
12 sjuklingum sem nylega-hafa fengio medferd.

Rannsoknirnar skat-framkvema samkvamt sampykktri adferdarlysingu.
I rannséknirnarskal skra minnst 4 einstaklinga & ari fra og med juni 2015.

Endurskodaber nidurstddur rannséknarinnar arlega.

31 Desember
2022

Einnig skal leggja fram endurmat énamissvorunar hja éllum sjuklingum sem
skradir eru i rannsokn CT-AMT-011-01, framkvemt med gildadri profunaradferd.

Sampykkja parf préfunaradferdina sem nota & i rannsokninni.

PSUR/arlegt
mat
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A. ALETRANIR



UPPLYSINGAR SEM EIGA AD KOMA FRAM A YTRI UMBUBUM

YTRI UMBUPIR

Blar reitur

1. HEITILYFS

Glybera 3 x 10*? einingar i erfdamengi/ml stungulyf, lausn.
Alipogene tiparvovec

2. VIRK(T) EFNI

Hvert hettuglas inniheldur 1 Gtdreegan ml af lausn, sem inniheldur 3 x 10*2 einingar i €rfdamengi (gc)
af alipogene tiparvovec.

3. HJALPAREFNI

Kaliumklorio
Kaliumtvivetnisfosfat
Natriumklério

Tvinatriumfosfat

Sukrosi

Vatn fyrir stungulyf

Sja frekari upplysingar i fylgisedli.

4. LYFJAFORM OG INNIHALD

Stungulyf, lausn

Sérstakar pakkningar fyrir mismunandi sjuklinga, sem innihalda nagilegan fjélda hettuglasa fyrir
hvern einstakan sjukling

Rakadraeg pynna fylgir einnig

5. ADFERD VID LYFJAGJOF OG IKOMULEID(IR)

Til notkunar i, vodva.
Lesid fylgisedilinn fyrir notkun.

6. SERSTOK VARNADARORD UM AP LYFID SKULI GEYMT bAR SEM BORN
HVORKI NA TIL NE SJA

Geymid par sem boérn hvorki na til né sja.

‘ 7. ONNUR SERSTOK VARNADARORD, EF MED bPARF

‘ 8. FYRNINGARDAGSETNING
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Fyrnist
Geymslupol eftir ad innri umbudir hafa verid rofnar: 8 kist. (eingéngu prentad & umbudir ef rymi

leyfir)

| 9.  SERSTOK GEYMSLUSKILYRDI

Geymid og flytjid hettuglas i frysti -25°C til -15°C.
Geymid hettuglas i ytri umbadum til varnar gegn ljési.

10. SERSTAKAR VARUDARRADSTAFANIR VID FORGUN LYFJALEIFA EPA
URGANGS VEGNA LYFSINS PAR SEM VID A

Petta lyf inniheldur erfdabreyttar lifverur.
Onotudu lyfi skal farga i samrami vid gildandi reglur um erfdabreyttar lifverur.

‘ 11. NAFN OG HEIMILISFANG MARKABSLEYFISHAFA

uniQure biopharma B.V.
Meibergdreef 61, 1105 BA Amsterdam, Holland.

| 12.  MARKABSLEYFISNUMER

EU/1/12/791/001

13. LOTUNUMER

Lot

14. AFGREIDSLUTILHOGUN

Lyfsedilsskylt lyf.

‘15. NOTKLUNARLEIDBEININGAR

‘ 16, UPPLYSINGAR MED BLINDRALETRI

Fallist hefur verid a rok fyrir undanpagu fra kréfu um blindraletur.

| 17. EINKVZEMT AUDKENNI - TVIVITT STRIKAMERKI

A pakkningunni er tvivitt strikamerki med einkveemu audkenni.

] 18. EINKVAEMT AUDKENNI — UPPLYSINGAR SEM FOLK GETUR LESID

PC:

20






LAGMARKSUPPLYSINGAR SEM SKULU KOMA FRAM A bYNNUM EPA STRIMLUM

ALETRUN A GEGNS/AJUM, INNSIGLUBUM PLASTUMBUDBUM (pakkning med
2 hettuglésum)

1. HEITILYFS

Glybera 3 x 10'? einingar i erfdamengi/ml stungulyf, lausn
Alipogene tiparvovec

| 2. NAFN MARKADBSLEYFISHAFA

uniQure biopharma B.V.

| 3. FYRNINGARDAGSETNING

EXP

| 4. LOTUNUMER

Lot

5.  ANNAD

Til notkunar i vodva

Lesid fylgisedilinn fyrir notkun.
Geymid frosid vid -25°C til -15:.°C.
Lyfio inniheldur erfoabreyttariifverur.

Pakkningasteerd 2 hettuglos
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LAGMARKSUPPLYSINGAR SEM SKULU KOMA FRAM A bYNNUM EPA STRIMLUM

ALETRUN A GEGNS/AJUM, INNSIGLUBUM PLASTUMBUDBUM (pakkning med
3 hettuglésum)

1. HEITILYFS

Glybera 3 x 10'? einingar i erfdamengi/ml stungulyf, lausn
Alipogene tiparvovec

| 2. NAFN MARKADBSLEYFISHAFA

uniQure biopharma B.V.

| 3. FYRNINGARDAGSETNING

EXP

| 4. LOTUNUMER

Lot

5.  ANNAD

Til notkunar i vodva

Lesid fylgisedilinn fyrir notkun.
Geymid frosid vid -25°C til -15:.°C.
Lyfio inniheldur erfoabreyttartifverur.

Pakkningasteerd 3 heftuglos
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LAGMARKS UPPLYSINGAR SEM SKULU KOMA FRAM A INNRI UMBUBUM LITILLA
EININGA

ALETRUN A HETTUGLASI

1. HEITI LYFS OG IKOMULEID(IR)

Glybera 3 x 10'? einingar i erfdamengi/ml stungulyf, lausn
Alipogene tiparvovec
Til notkunar i védva

| 2. ADFERP VIP LYFJAGJOF

Lesid fylgisedilinn fyrir notkun.

‘ 3. FYRNINGARDAGSETNING

EXP

4. LOTUNUMER

Lot

S. INNIHALD TILGREINT SEM PYNGD, RUMMAL EDPA FJOLDI EININGA

1ml

6. ANNAD

Geymid frosid vid -25°Cil-15 °C.

Lyfid inniheldur erfoabreyttar lifverur.
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| Oryggiskort sjuklings

Upplysingar ad framanverdu:

Glybera
Oryggiskort sjiklings

Einstaklingsbundid lotundmer:
Dagsetning medferdar:

Nafn laeknis:

Simi leeknis:

Audkennisnumer sjuklings:

Framleidandi og markadsleyfishafi lyfs:
uniQure biopharma B.V.

Meibergdreef 61

1105 BA Amsterdam

Holland

Upplysingar ad aftanverdu:
Upplysingar handa sjuklingum: Hafdu kortid avallt & pér! Syndu heilbrigdisstarfsfolki (leekni,
hjakrunarfraedingi) kortid vid leeknisskodun eda sjukrahdssinnlogn!

Upplysingar handa heilbrigdisstarfsfolki: Handhafi pessa korts hiefur fengid Glybera sem er Iyf til
genamedferdar gegn &ttgengum skorti & fituprotinkljafiog.mniheldur erfdabreyttar lifverur. Glybera
er adeins leyft til stakrar medferdar og skal ekki gefa fannad sinn. begar tilkynnt er um hugsanlegar
aukaverkanir skal 1ata einstaklingsbundid lotundmér framan a kortinu fylgja med. Handhafi pess skal
ekki gefa blod, liffeeri eda vefi og skal nota hindrandi getnadarvorn i lagmark 12 manudi eftir ad
medferd med Glybera lykur.
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B. FYLGISEDIL



Fylgisedill: Upplysingar fyrir notanda lyfsins

Glybera 3 x 10* einingar i erfdamengi/ml stungulyfsstofn, lausn
Alipogene tiparvovec

V betta lyf er undir sérstoku eftirliti til ad nyjar upplysingar um 6ryggi lyfsins komist fljétt og
orugglega til skila. Allir geta hjalpad til vid petta med pvi ad tilkynna aukaverkanir sem koma fram.
Aftast i kafla 4 eru upplysingar um hvernig tilkynna & aukaverkanir.

Lesid allan fylgisedilinn vandlega fyrir inngjof & lyfinu. I honum eru mikilvaegar upplysingar.

- Geymio fylgisedilinn. Naudsynlegt getur verid ad lesa hann sidar.

- Leitid til leeknisins ef porf er & frekari upplysingum.

- L4tid leekninn vita um allar aukaverkanir. betta gildir einnig um aukaverkanir sem ekki er
minnst & i pessum fylgisedli.

- Leeknirinn hefur I4tid pig fa kort fyrir sjukling. Lestu pad vandlega og fylgdu vidkemandi
upplysingum.

- Syndu heilbrigdisstarfsfolki (leekni, hjukrunarfraedingi) kortid vid skodun eda
sjukrahussinnlogn. Sja kafla 4.

[ fylgisedlinum eru eftirfarandi kaflar:

Upplysingar um Glybera og vid hverju pad er notad
Adur en byrjad er ad nota Glybera

Hvernig gefa & Glybera

Hugsanlegar aukaverkanir

Hvernig geyma & Glybera

Pakkningar og adrar upplysingar

oukrwhE

1. Upplysingar um Glybera og vid hverju pad er notad

Glybera inniheldur alipogene tiparvovee, genamedferdarlyf sem virkar pannig ad pad batir geni inn i
likamann til pess ad leidrétta genaskort. Pad tilheyrir lyfjaflokki sem nefndur er lyf til temprunar a
bléofitu.

Glybera er notad til meoferdar a‘erfdakvilla sem nefnist ,,skortur & fituprétinkljuafi (LPLD)".

Fituprétinkljafur (LPL) er-riattarulegt efni i likamanum (eitt ensima likamans) sem stjornar styrk
akvedinna fituefna-.blgdinu. Vid skort & fituprotinkljufi vantar petta ensim vegna erfdagalla. Folk sem
pjaist af pessum kvilla safnar upp haum blodfitugildum (fitukirnisauki).

Glybera er notad til medferdar & fullordnum sjuklingum sem hafa greinst med skort & fituprotinkljufi
(LPLD) og fa alvarleg eda morg brisholgukdst pratt fyrir takmarkanir & fitu i feedu. Staofesta parf
greiningu skorts & fituprétinkljufi med genapréfum. ba faerd einungis Glybera ef pa synir fram &
meelanleg gildi LPL prétins i blédinu.

2. Adur en byrjad er ad nota Glybera

Ekki ma nota Glybera

- ef um er ad reda ofnaemi fyrir alipogene tiparvovec eda einhverju 6dru innihaldsefni Glybera
(sja lista i kafla 6 ,,Adrar upplysingar®))

- ef 6nemiskerfid virkar ekki & réttan hatt

- ef pua pjaist af aukinni bleedingahettu eda vodvakvilla

- ef pa tekur getnadarvarnarlyf til inntoku
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Hafdu samrad vid laekninn adur en pa faerd Glybera ef eitthvad af ofangreindum atridum & vio pig eda
ef pu ert i vafa um ofangreind atridi vardandi notkun Glybera.

Varnadarord og varudarreglur

. pad er mikilveegt ad pu skiljir fyllilega avinning og ahaettur tengdar medferdinni og raedir slikt
vid lekninn.

o pad er mikilveegt ad pa latir lekninn vita um hvers kyns virkar sykingar adur en pu ferd lyf sem
draga ur vérnum likamans (énzmisbelandi lyf) og &dur en pa faerd Glybera. Sja einnig kafla 3,
»-Hvernig Glybera er gefid inn*.

. Glybera er Iyf til genamedferdar. Pad inniheldur erfdabreyttar lifverur. Eftir medferd med
Glybera matt pu ekki gefa blod, lifferi, likamsvef eda frumur til igreedslu til ad koma i veg fyrir
Utbreidslu & frumum sem eru i lyfinu.

Lattu laekinn vita ef pu ert med sykursyki.

o Halda skal afram & matareedi med takmarkada fituneyslu og enga neyslu afengis. €olki sem
greinist med skort a fituprotinkljafi er radlagt ad fylgjast vel med mataraedi, baedifyrir og eftir
medferd med Glybera; pad skal takmarka neyslu a ,,venjulegri matarfitu“ og ekki.neyta afengis.

Frekari prof til eftirlits
Daélitio magn af bl6di verdur tekid fyrir medferd, 6 manudum og 12 manudum eftir medferd, til pess
ad mela svorun 6nemiskerfisins (varnarkerfisins) vid medferd med Glybera.

Bo6rn og unglingar
Ekki er maelt med notkun Glybera fyrir bérn og unglinga yngri.en 18vara.

Notkun annarra lyfja samhlida Glybera

Latid lekninn eda lyfjafraeding vita um 6nnur lyf sem eru notud eda hafa nylega verid notud, einnig

pau sem fengin eru an lyfsedils. Sér i lagi skal lata leekninn vita af toku eftirfarandi lyfja &dur en

Glybera er gefio:

° Lyfja sem hafa ahrif & blédstorknun, t.d.«asetylsalisylsyra (t.d. aspirin) sem er algengt efni i
lyfjum sem eru notud til ad lina sarsaukajog leekka hita og lyfja sem koma i veg fyrir
blodstorknun, t.d. segavarnarlyf svo Ssem.warfarin og heparin. Ekki ma taka slik lyf minnst eina
viku fyrir inngjof i f6t og einn dag eftir inngjafirnar. Inntaka slikra lyfja fyrir eda 4 sama tima og
Glybera getur valdid 6parfa mari-€da bleedingum & stungustad.

o Getnadarvarna til inntdku (sja kafla 2: ,,Ekki mé nota Glybera“)

Notkun Glybera med afengi
Folki sem greinst hefur med skort & fituprotinkljufi er radlagt ad vanda matarraedid, beedi fyrir og eftir
medferd med Glybera; pao etti ekki ad drekka afengi.

Medganga og.brjostagjof
Vid medgdngu, brjéstagjof, grun um pungun eda ef pungun er fyrirhugud skal leita rada hja lekninum
eda lyfjafreedingi adur en lyfid er notad.

Yfirleitber ekki maelt med notkun Glybera & medgdngu. Takmdérkud reynsla er a 6ryggi Glybera &

medgongu.

o Mikilveegt er ad pu latir leekninn vita ef pu ert, eda grunar ad pa sért pungud, eda fyrirhugar ad
verda barnshafandi. Leeknirinn metur kosti & moti hugsanlegri heettu fyrir barnid vid notkun
Glybera & medgongu.

o Notadu hindrandi getnadarvorn, svo sem smokk til ad fordast getnad & medan medferd stendur
yfir og i minnst 12 méanudi eftir medferd. Ekki skal taka getnadarvarnartoflur par sem paer geta
gert sjukdominn verri; notadu smokka svo ad sem minnst af Glybera geti borist til/frd& maka
pinum.

o Lattu leekninn vita ef pa verdur pungud medan 4 medferd med Glybera stendur.

EKkKi er pekkt hvort Glybera berst Gt i brjéstamjélk. Ekki er meelt med brjdstagjof & medan medferd
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med Glybera stendur yfir.

Karlkyns sjuklingar purfa ad nota smokka i minnst 12 manudi eftir medferd med Glybera. Notkun
smokka dregur r magni Glybera sem geeti ordid eftir i likama konunnar.

Akstur og notkun véla
Sundl er algengt eftir gjof Glybera. betta ber ad hafa i huga vid akstur eda notkun véla. Raofaerdu pig
vid leekninn um petta.

Mikilveegar upplysingar um tiltekin innihaldsefni Glybera

Glybera inniheldur natrium og kalium. Magn natrium og kalium sem sjaklingur faer fer eftir hversu
margar inngjafir parf ad gefa og leeknirinn reiknar pad ut fra likamspyngd.

Sjuklingar sem purfa ad takmarka inntdku & natrium i matarraedi purfa ad reikna med pessu.

petta lyf inniheldur kalium, minna en 1 mmol (39 mg) i hverjum inngjafarskammti gefnum 4.27 til
60 stungustédum, og skilgreinist pvi teeknilega ,,kaliumsnautt*.

3. Hvernig gefa & Glybera

Medferd med Glybera fer fram undir yfirumsjon laeknis sem sérhaefdur er i medfero sjuklinga med
sjukdom eins og pinn og er gefid inn af til pess heefum og pjalfudum leekni eda hjukrunarfraedingi.

Glybera er gefid inn i eitt skipti & sjukrahdsi. Sjuklingur faer inngjof+(27'til 60 inndaelingar) i vodva i
efri og nedri hluta fotleggja. Skammtastaerd fer eftir likamspyngd og.er reiknud Gt af leekninum.

par sem gefa verdur Glybera inn sem margar sprautur & mismunandi stadi i striklotu faerdu annad hvort
manudeyfingu (sem deyfir bara fotleggina) eda staddeyfingu-adur en Glybera-sprauturnar eru gefnar.
Laeknirinn raedir vid pig hvada deyfingaradferd verdur.notud og hvernig han fer fram.

Eftir ad pu feerd Glybera, tekur pu ef til vill eftir ad fétleggirnir eru gulir; petta getur gerst ef jod var
notad til ad smitsaefa (sétthreinsa) fotleggina-adur-en lyfinu var sprautad i pig. Liturinn dofnar
fljétlega. bu parft ad vera a spitalanum i nekkra klukkutima eda yfir nétt til ad tryggja ad engar
aukaverkanir vegna lyfsins eda deyfingarinnar komi fram.

PU attir adeins ad fa Glybera i einni meoferdarlotu. Ekki er malt med ad gefa Glybera a ny eftir pessa
fyrstu medferdarlotu.

Mikilveegt er ad pegar Glybera er gefid i fyrsta sinn séu varnir likamans (6nemiskerfid) ekki virkjadar.
Til ad fordast slikt mun leeknirinn gefa pér lyfjamedferd sem belir dnemiskerfid (svokéllud
onamisbalandi lyf); slik medferd byrjar 3 dogum fyrir inngjof med Glybera og heldur &fram i 12
vikur eftir pad. Daemi um slik 6naemisbalandi lyf eru siklosporin og, mykdfendlat mofetil. Auk pess er
hugsanlegt ag metylprednisolén verdi gefid halftima fyrir lyfjagjof Glybera. Mikilveegt er ad fylgja
fyrirmaelumum’inntoku pessara lyfja. Ekki heetta ad taka lyfin &n pess ad radfeera pig vid leekninn.

Biddu leekninn um frekari upplysingar um nadkvaemlega hvada 6nemisbealandi lyf pu eigir ad taka.
Ef notadur er steerri skammtur en meelt er fyrir um

par sem lyfid er gefid inn af laekninum er Oliklegt ad pér verdi gefid of mikid af pvi. Ef pu ferd dvart
tvo skammta & sama stungustad geeti pad aukid likur & stadbundnum aukaverkunum eins og
marblettum eda eymslum. Laknirinn bregst vid sliku & videigandi hatt.

Leitid til leknisins eda lyfjafreedings ef porf er & frekari upplysingum um notkun lyfsins.

4, Hugsanlegar aukaverkanir

Eins og vid & um 6ll lyf getur Glybera valdid aukaverkunum en pad gerist p6 ekki hja 6llum.
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Mjog algengar (kunna ad koma fyrir hja fleiri en 1 af hverjum 10 einstaklingum)
o eymsli i feti/fotum (eymsli i Gtlim)
heekkun likamshita
preyta
héfudverkur
marblettir & efri og nedri hluta fotleggja vegna inndeelinga. betta varir adeins stuttan tima.
haekkun & gildi védvaensimsins kretinkinasa i bl6oi

Algengar (kunna ad koma fyrir hja allt ad 1 af hverjum 10 einstaklingum)
e kvidverkir

6gledi

haegdatregda

hrollur

hiti

vOdva- og lidverkir, sarsauki og stirdleiki

ondunardrdugleikar, brjostverkur vid inndndun og pungur hjartslattur, hugsanlega vegna stiflu

i adalblédaed lungans

svidatilfinning

har blédprystingur

tilfinning sem likist skordyrum ad skrida a (eda undir) hadinni

vokvasofnun

minnkud matarlyst

sundl

hadutbrot

vbovakrampar

vonkun

harvoxtur

6peegindi, bolga, utbrot og verkir & stufigustad

Aukaverkanir vegna 6naemisbalandi lyfja

Til viobdtar vid medferdina med Glybera,verda pér gefin dnnur lyf sem eru 6naemisbalandi (sja kafla
3 “Hvernig Glybera er gefid inn?). Mikilvaegt er ad spyrja leekninn um aukaverkanir slikra lyfja.
Laeknirinn atti ad gefa pér afrit af*fylgisedlinum (eins og pessum hér) fyrir pau 6naemisbalandi lyf
sem pu munt purfa ad taka. EKki heetta ad taka lyfin an pess ad radfeera pig vio lakninn.

Tilkynning aukaverkand

Latid lekninn eda lyfjafreding vita um allar aukaverkanir. Petta gildir einnig um aukaverkanir sem
ekki er minnst & i pessum fylgisedli. Einnig er heegt ad tilkynna aukaverkanir beint samkveemt
fyrirkomulagi.sem gildir i hverju landi fyrir sig, sja Appendix V. Med pvi ad tilkynna aukaverkanir er
heegt ad hjalpa til vid ad auka upplysingar um 6ryggi lyfsins.

5. Hvernig geyma a Glybera

Geymid lyfid par sem born hvorki na til né sja.

Ekki skal nota lyfid eftir fyrningardagsetningu sem tilgreind er & merkimidanum a eftir EXP.
Fyrningardagsetning er sidasti dagur manadarins sem par kemur fram.

Hettuglds verdur ad geyma og flytja frosin vid -25°C til -15°C.

Geymid i upprunalegum umbuadum til varnar gegn ljési.
Nota verdur lyfio strax eftir pidnun; ef lyfid er ekki notad strax skal geyma hettugldsin i kaeli vid 2°C
til 8°C og varin fyrir 1josi i ad hamarki 8 klukkustundir.
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Ef lyfid er ekki geymt i keeli ma geyma pad i sprautum vid hamarks hita 25°C og verja gegn ljési i ad
hamarki 8 klukkustundir.
petta lyf inniheldur erfdabreyttar lifverur og pvi skal farga i samrami vid gildandi reglur um slik lyf.

6. Pakkningar og adrar upplysingar

Glybera inniheldur

Virka innihaldsefnid er alipogene tiparvovec.

Hvert hettuglas af alipogene tiparvovec inniheldur 1 ml af lausn, sem inniheldur 3 x 10'? einingar {
erfdamengi (gc).

Inngjafarpakki fyrir hvern sjakling inniheldur ndg af hettuglésum fyrir skammtagjofina 1 x 103 gcikg
af likamspyngd.

Onnur innihaldsefni eru tvinatriumfosfat, kaliumklérid, kaliumtvivetnisfosfat, natriumklorid;Sukrosi
og vatn fyrir stungulyf.

Lysing a utliti Glybera og pakkningastaerdir

Glybera er teer til orlitid skolleit, litlaus lausn fyrir stungulyf sem kemur i gegnseju hettuglasi ar gleri
med silikonhiidudum, spraututappa og flettiloki sem innsigli.

Hver formétud, gegnse og innsiglud plastpakkning inniheldur annad hvort 2 eda 3 stok hettuglés med
rakadraegri pynnu. Inngjafarpakki fyrir hvern sjakling inniheldur mismunandi fjoélda pakkninga midad
vid likamspyngd sjuklings.

Markadsleyfishafi og framleidandi

Markadsleyfishafi
uniQure biopharma B.V., Meibergdreef 61, 1105 BA Amsterdam, Holland.

Framleidandi
uniQure biopharma B.V., Meibergdreef 613,2105 BA Amsterdam, Holland.

Hafid samband vid fulltrGa markadsleyfishafa a hverjum stad ef dskad er upplysinga um lyfid:

Belgié/Belgique/Belgien Lietuva

Chiesi SA/INV Chiesi Pharmaceuticals GmbH
Tél/Tel: +32 2 788 42 00 Tel: +4314073919
Bouarapus Luxembourg/Luxemburg
Chiesi Bulgaria EQOD Chiesi SA/NV

Teun.: +359 29201205 Tél/Tel: +32 2 788 42 00
Ceska republika Magyarorszag

Chiesi CZs.r.0. Chiesi Hungary Kft.

Tel: %420 261221745 Tel.:++36-1-429 1060
Danmark Malta

Chiesi Pharma AB Chiesi Farmaceutici S.p.A
TIf: + 46 8 753 35 20 Tel: + 39 0521 2791
Deutschland Nederland

Chiesi GmbH Chiesi Pharmaceuticals B.V.
Tel: + 49 40 89724-0 Tel: +31 0 70 413 20 80
Eesti Norge

Chiesi Pharmaceuticals GmbH Chiesi Pharma AB
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Tel: +431 4073919

E\\ada
Chiesi Hellas AEBE
TnA: + 30210 6179763

Espafa
Chiesi Espafia, S.A
Tel: + 34 93 494 8000

France
Chiesi SAS
Tél: + 331 47688899

Hrvatska
Chiesi Pharmaceuticals GmbH
Tel: +431 4073919

Ireland
Chiesi Ltd
Tel: + 44 0161 4885555

island
Chiesi Pharma AB
Simi: + 46 8 753 35 20

Italia
Chiesi Farmaceutici S.p.A.
Tel: + 39 0521 2791

Kvmpog
Chiesi Farmaceutici S.p.A.
TnA: +39 0521 2791

Latvija
Chiesi Pharmaceuticals GmbH
Tel: +431 4073919

pessi fylgisedill var,sidast uppferdur i

TIf: + 46 8 753 35 20

Osterreich
Chiesi Pharmaceuticals GmbH
Tel: +431 4073919

Polska
Chiesi Poland Sp. z.0.0.
Tel.: +48 22 620 1421

Portugal
Chiesi Farmaceutici S.p.A.
Tel: + 39 0521 2791

Romania
Chiesi Romania S.R.L.
Tel: + 40 212023642

Slovenija
Chiesi Slovenija d.o.o,
Tel: ++386-1-43 00.901

Slovenska republika
Chiesi Slovakia.s.r.o.
Tel: ++421 259300060

Suomi/Finland
Chiesi Pharma AB
Puh/Tel: + 46 8 753 35 20

Sverige
Chiesi Pharma AB
Tel: + 46 8 753 35 20

United Kingdom
Chiesi Ltd
Tel: + 44 0161 4885555

petta lyf‘hefurfengio markadsleyfi samkvaemt ferli um ,,undantekningartilvik®.

Pad pydir ad vegna pess hve sjaldgefur sjukdémurinn er hefur ekki reynst mogulegt ad afla allra

tilskilinna'gagna um lyfio.

Lyfjastofnun Evrépu metur arlega allar nyjar upplysingar um lyfid og fylgisedillinn verdur uppfeerour

eftir pvi sem porf krefur.

itarlegar upplysingar um lyfid eru birtar & vef Lyfjastofnunar Evropu: http://www.ema.europa.eu/.

par eru lika tenglar a adra vefi um sjaldgeefa sjukddéma og lyf vid peim.

Upplysingar & islensku eru & http://www.serlyfjaskra.is.
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http://www.serlyfjaskra.is/

Eftirfarandi upplysingar eru einungis atladar heilbrigdisstarfsfélki:

Laeknir med sérfreedipekkingu i medferd LPLD-sjuklinga og gjof genamedferdarlyfja verdur ad avisa
lyfinu og hafa eftirlit med gjof pess i fullu samradi vid sjukling. Vid lyfjagjof Glybera parf videigandi
lzeknismedferd og eftirlit alltaf ad vera til reidu ef bradaofnaemisvidbrogd skyldu koma fram i kjolfar

lyfjagjafar.

Skammtar
Hamarksskammtur af Glybera til inngjafar er 1 x 102 gc/kg af likamspyngd.

Glybera er adeins heimilad til notkunar einu sinni. Engin gogn liggja fyrir um endurgjof Glybera; pvi
skal ekki gefa Glybera oftar en einu sinni.

Glybera er gefid einu sinni & marga stungustadi i fotleggjavodva. Skammtur & hvern stungustader 1,5
x 10¥gc, eda 0,5 ml af stungulyfi, lausn. Nota verdur eina 1 ml sprautu med skyrum kvardastrikum 0,5
ml af lyfi & hvern stungustad. Ekki mé gefa steerri skammt en 0,5 ml & hvern stungustad.~Ekki ma nota
sprautur oftar en einu sinni.

Eftirlit skal haft med medferdinni med pvi ad mela hlutleysandi motefni oghT-frumusvérun gagnvart
AAV1 og LPLS*™ og T-frumusvorun vid grunnvidmid og auk pess 4 6 0g'12 manada fresti vid
grunnvidmid og & 12 manada fresti.

Glybera skal adeins nota pegar sjukdémsgreiningin LPLD hefur verio stadfest med vidunandi
genaprofi.

Til a0 reikna fjolda af stungustédum og sprautum er pyngd sjuklings ndmundud ad neesta heila kg.
Deila skal pyngd sjuklings med 3 og ndmundad ad nastusheilu télu. Pad er sa fjoldi hettuglasa sem
parf ad hafa til reidu.

Til pess ad reikna ut fjolda hettuglasa er pyngd sjuklings akvéroud og ndmundud ad naesta heila kg.
Deila skal pyngd sjuklingsins med 3 og, an pess'ad namunda toluna, skal pvi naest margfalda téluna
sem pannig faest med 2 og namunda hanawpp ad nastu heilu télu fyrir ofan. betta gefur fjoldann af
stungustédum og heildarfjoldann af sprautum (hver fyllt med 0,5 ml) sem krafist er til ad gefa 0,5 ml &
hvern stungustad fyrir medferd sjuklingsins.

Dami um edlilega skammta midao vid likamspyngd sjuklinga eru i toflunni ad nedan:

Likamspyngd Fjoldi Fjoldi 1 ml sprautna (hver fyllt med 0,5 Fjoldi
(kg) hettuglasa (1 ml) stungustada
ml)
40 14 27 27
50 17 34 34
60 20 40 40
65 22 44 44
70 24 47 47
75 25 50 50
80 27 54 54
90 30 60 60

Veita skal 6nemisbalandi medferd allt fra pvi premur dégum adur og i 12 vikur eftir ad Glybera er
gefid: Malt er med ciklésporini (3 mg/kg/dag) og mykdfendlat mofetili (2 x 1 g/dag).
Auk pess skal gefa stakan 1 mg/kg skammt af metylprednis6loni i blaaed halftima fyrir inndeelingu
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Glybera.

Born
EkKki hefur verid synt fram & 6ryggi og verkun Glybera hja bérnum og unglingum yngri en 18 ara.
Engar upplysingar liggja fyrir.

Aldradir
Reynsla af notkun Glybera hja 6ldrudum einstaklingum er takmdorkud. Ekki parf ad breyta skommtum
af Glybera hja 6ldrudum sjaklingum. Hugsanlega parf ad adlaga skammt af dnemisbalandi lyfi.

Skert nyrnastarfsemi eda lifrarstarfsemi
Takmorkud reynsla er af notkun Glybera hja sjuklingum med skerta nyrna- eda lifrarstarfsemi.
EkKi er porf & ad breyta skommtum af Glybera.

Lyfjagjof
Vid inndzlingu feer sjaklingur margar 0,5 ml inndzlingar (eina inndalingu med hverri sprautt) a
mismunandi stédum i vodva i efri og nedri hluta fétleggja vid smitgatadar adstaedur.med notkun jods.

Radlegt pykir ad nota meenudeyfingu eda leidsludeyfingu fyrir inngjof i vodva par sem stungustadir
eru mjog margir. Ef frabending er fyrir slikri deyfingu er maelt med djapri sefjun.i'stadinn.

Ekki m& undir neinum kringumsteedum gefa Glybera i &d.
Til ad tryggja inngjof i vodva er mealt med ad nota dmtaeki eda raflifedlisfreediblinad til leidbeiningar.
Leidbeiningar um notkun og medhdndlun og férgun

Fylgja skal stadbundnum gildandi reglum um lif6ryggi vid,meohondlun og forgun lyfja sem innihalda
erfoabreyttar lifverur.

Vinnufleti og efni sem hugsanlega hafa komist.i snertingu vid Glybera verdur ad afmenga med
videigandi veirudeydandi smitsaefingarefnum semsvirka & éhjapadar veirur (t.d. sem gefa fra sér
hypoklérit og klor) i minnst 10 minutur.

Undirbaningur & Glybera fyrir inngjof

Eftir ad baid er ad reikna Ut magn Glybera sem gefa & inn (sja kaflann Skammtar) skal taka réttan
fjolda af einnota hettuglésum ar frysti til ad pidna vid stofuhita (15°C til 25°C), um pad bil 30-45
minGtum &dur en draga a lausnina upp i sprautur.

Eftir pidnun skal snda hverju hettuglasi varlega vid tvisvar til ad tryggja jafna bléndun. Hettugldsin
skal skoda og athuga med lit og adskotaagnir. Teer eda orlitid skolleit og litlaus lausnin verdur ad vera
laus vid synilegar‘agnir. Einungis skal nota teera og litlausa lausn med engum sjaanlegum égnum.

Ef skemmdir sjést & hettuglasinu skal ekki Utbua sprautur til inndzelingar heldur seinka
inndeelingarferlinu og framkvaema sidar. Markadsleyfishafi skal latinn vita tafarlaust.

Glybera kemur i sérstokum umbudum fyrir hvern sjakling og inniheldur pvi nakvemlega pann fjélda
hettuglasa sem &tladur er hverjum sjaklingi, Gtreiknadan samkvamt pyngd sjuklingsins.

Fylla parf dtreiknad magn af sprautum ur pidnudum hettuglésunum og peer eiga ad vera merktar og
settar i geymsluilat verndad fyrir ljosi, sem hentar til flutnings inn & stofuna par sem sjuklingurinn feer
inngjof i vodva.

Til ad koma i veg fyrir inndalingu agna ur tappanum ef lyfid er dregid tvisvar upp Ur hettuglasinu skal

nota eina nal til pess ad draga lyfid upp Ur hettuglasinu (sem skal skilja eftir i tappanum) og adra nél
fyrir hverja sprautu.
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