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VIMIZIM® (elosulfasa alfa):

LA BASE DEL MANEJO
DE MORQUIO A

Una guia exhaustiva para
ayudarle a manejar su afeccion

INDICACION

VIMIZIM® (elosulfasa alfa) esta indicado para pacientes que tienen
mucopolisacaridosis de tipo IVA (MPS IVA; sindrome de Morquio A).

INFORMACION IMPORTANTE DE SEGURIDAD

Durante las infusiones de VIMIZIM pueden presentarse reacciones alérgicas
potencialmente mortales, llamadas anafilaxia. Los signos tipicos de la anafilaxia son
tos, sarpullido, opresion en la garganta, urticaria, rubor, cambios del color de la piel,
baja presion arterial, falta de aliento, dolor de pecho y sintomas gastrointestinales
como nauseas, dolor abdominal, arcadas y vomitos. Comuniquese con su médico
o busque asistencia médica de inmediato si estos sintomas se producen durante las
infusiones de VIMIZIM o posteriormente. Si usted tiene una enfermedad respiratoria,
tal vez corra el riesgo de que su afeccion empeore repentinamente y quizas requiera
una mayor vigilancia.

Consulte la informacion importante de seguridad que aparece a lo largo de este
documento, la advertencia importante sobre el riesgo de anafilaxia y la informacién
de prescripcion (Prescribing Information) completa.
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USTED DESEMPENA UNA FUNCION
CLAVE EN EL MANEJO DE SUMORQUIO A

Obtenga los mejores cuidados posibles

Esta guia esta disefiada para ayudarle a entender las estrategias del
manejo de Morquio A. Esta informacion se basa en el documento

“Recommendations for the Management of MPS IVA: Systematic 1/ |

Evidence- and Consensus-Based Guidance”. Estas guias fueron é i -

creadas por un panel de médicos expertos y con practica en el 8% g e 1

manejo de la gama completa de sintomas asociados a Morquio A. oo ; (e{o?#‘!re%sﬁeoglfa)

2.9 i 5mg/5 mL (1 mg/ml)
Estos expertos recomiendan manejar Morquio A mediante una :° : 5‘12!&"223&3;’3!5’:’3 ]
estrategia combinada: . G % ' EEHRET §
- , L % Tef —_——
¢ Inicio de la terapia de reemplazo enzimatico (TRE) para retrasar " o®
o detener la acumulacion de glicosaminoglicanos (GAG) /
¢ Evaluaciones sistematicas de sintomas especificos para darles sus ' VIMIZIM® (elosulfasa alfa):
respectivos tratamientos .o - -
P f el unico tratamiento que actua

La |nfoerC|on contemtja en esta gufa podra ayudarlgs a usted o i sobre la causa de MOFCIUiO A

y a su equipo de profesionales de la salud a estar mejor preparados

para tomar decisiones criticas sobre su salud. VIMIZIM es una terapia de reemplazo enzimatico (TRE)

gue actua para restablecer el funcionamiento de células
dafadas o debilitadas por Morquio A.
“Nunca es demasiado tarde, ni siquiera Consulte esta guia para ayudarse a entender como actta
a los 40 afios”. VIMIZIM y cémo incorporarlo a su plan de manejo integral.
—FANNY, 40 ANOS
Consulte la informacién importante de seguridad que aparece a lo largo de este Consulte la informacion importante de seguridad que \ / I M I Z I M
documento, la advertencia importante sobre el riesgo de anafilaxia y la informacién aparece a lo largo de este documento, la advertencia °
de prescripcion (Prescribing Information) completa. v importante sobre el riesgo de anafilaxia y la informacion (e|osuH:Qse olfg)
' de prescripcion (Prescribing Information) completa.
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CONOZCA LOS HECHOS ACERCA DE MORQUIO A

¢ Qué es Morquio A?

Morquio A es una enfermedad hereditaria infrecuente y progresiva que
afecta a los principales aparatos y sistemas de 6rganos del cuerpo. Se trata
de una clase de mucopolisacaridosis (MPS), que es un tipo de trastorno

de deposito lisosémico.

Las enzimas son proteinas que realizan ciertas funciones especificas en el cuerpo.

Las personas con Morquio A no elaboran una cantidad suficiente de una enzima
especifica llamada N-acetilgalactosamina-6-sulfatasa (GALNS), que descompone

y recicla unos desechos celulares llamados glicosaminoglicanos (GAG). Si el cuerpo
no produce una cantidad suficiente de la enzima, los GAG se acumulan en los tejidos,
los huesos y los érganos principales del cuerpo.

CELULA NORMAL CELULA CON MORQUIO A

y { ’.

Sin una cantidad suficiente

y recicla los GAG. de GALNS, los GAG

se acumulan en las células
de todo el cuerpo.

La GALNS descompone

Consulte la informacién importante de seguridad que aparece a lo largo de este
documento, la advertencia importante sobre el riesgo de anafilaxia y la informacion
de prescripcion (Prescribing Information) completa.

4 | LA BASE DEL MANEJO DE MORQUIO A

N

TG
Ay Sl

u@a e
A\~
~

F~

SN S. / - S
LN D e

¢Cual es la causa de Morquio A?

Morquio A es una enfermedad heredada en forma recesiva. Esto significa que ambos
progenitores deben tener una mutacién genética (llamada también “variante”) en el
gen GALNS para que sus hijos puedan verse afectados por el sindrome de Morquio A.

PADRES PORTADORES
DE MORQUIO A

% &

Iy

NINO PORTADOR NINO CON
DE MORQUIO A MORQUIO A

® ®

Si dos progenitores portadores tienen hijos, cada embarazo
tiene una probabilidad del 25% (1/4) de transmitir
la enfermedad de Morquio A a ese nifo.

NINO SANO

Consulte la informaciéon importante

de seguridad que aparece a lo largo

de este documento, la advertencia
importante sobre el riesgo de anafilaxia
y la informacién de prescripcion

(Prescribing Information) completa. (e|osu|fose O|f0)
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SIGNOS Y SINTOMAS DE MORQUIO A

¢Como me afectara Morquio A?

Morquio A es una afeccién progresiva, lo cual significa que sus sintomas empeoran con el
tiempo; también es heterogénea, lo cual significa que los signos, los sintomas y la gravedad

son distintos en cada persona.

En muchas personas con Morquio A, los signos o sintomas

pueden aparecer ya a los 2 o 3 afios de edad; otras personas

quizas no presenten sintomas iniciales (como rigidez de la
cadera y dolor) sino hasta la segunda década de su vida.

Aungue Morquio A tiene un efecto diferente en cada
persona, es frecuente que cause complicaciones como
huesos de forma extrafia, columna vertebral curva,
piernas en X y crecimiento irregular del térax.

Es importante saber que Morquio A no afecta la capacidad

para pensar y aprender.

SIGNOS Y SINTOMAS

OSEOS
Anomalias 6seas
Tronco corto
Debilidad del cuello
Compresion de la
médula espinal
Piernas en X
Hiperflexibilidad de las
articulaciones
Anomalias de la marcha
Problemas de la
columna vertebral
Deformidades torécicas

NO OSEOS
Problemas respiratorios
Problemas de las
valvulas cardiacas
Debilidad muscular
Problemas oculares
Pérdida de la audicion
Problemas dentales
Agrandamiento del higado
Agrandamiento del bazo
Poca energia

Consulte la informacién importante de seguridad que aparece a lo largo de este
documento, la advertencia importante sobre el riesgo de anafilaxia y la informacion
de prescripcion (Prescribing Information) completa.
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Los sintomas de Morquio A empeoran con el tiempo

La acumulacion de GAG en las células del organismo puede afectar muchos de los aparatos
o sistemas corporales. Ya que los sintomas de Morquio A podrian empeorar con el tiempo,
es importante detectarlos en sus etapas iniciales para garantizar un tratamiento oportuno
que retarde o detenga la acumulacion de GAG.

Las personas que tienen Morquio Ay baja resistencia fisica podrian tener dificultades para
realizar las actividades habituales. La resistencia se refiere a cuanto puede una persona aguantar
esfuerzos fisicos. Es una medida de qué tan bien funciona el cuerpo como un todo: desde

el corazon y los pulmones hasta los huesos y los musculos. Ya que Morquio A afecta multiples
partes del cuerpo, es imprescindible contar con un equipo de especialistas que ayude a manejar
los cuidados médicos.

La resistencia fisica disminuyé con el tiempo
en las personas con Morquio A

En un estudio de observacion de 2 afios, las personas con Morquio A presentaron
un deterioro continuo de la resistencia fisica.

Las personas con Morquio A caminaron 21.9 metros menos de lo que habian
recorrido al inicio del estudio, segun la prueba de caminata de 6 minutos (6WMT,
prueba que mide la distancia que una persona puede recorrer en 6 minutos).

En el mismo estudio, las personas con Morquio A sufrieron un deterioro de la
g‘ mayoria de las medidas de la capacidad respiratoria.

La funcién respiratoria (medida segun las pruebas de funcionamiento pulmonar)
revelé un deterioro en casi todas las medidas de la capacidad respiratoria de las
personas al cabo de 2 afos en comparacion con los valores de referencia.

Este estudio no fue disefado para determinar el efecto del tratamiento con VIMIZIM® (elosulfasa alfa); se desconoce el efecto

que VIMIZIM pueda haber tenido en estas personas.
\VIMIZIM.

(elosulfase alfa)

Consulte la informacion importante de seguridad que aparece
a lo largo de este documento, la advertencia importante sobre
el riesgo de anafilaxia y la informacion de prescripcion
(Prescribing Information) completa.
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HAGASE CARGO DE SU MORQUIO A
CON VIMIZIM® (elosulfasa alfa)

¢Qué es VIMIZIM?

VIMIZIM es la Unica terapia de reemplazo enzimatico (TRE) aprobada por la
Administracion de Medicamentos y Alimentos de EE. UU. para el tratamiento
de personas afectadas por Morquio A. VIMIZIM se fabric6 para reponer

la enzima GALNS que falta en las personas con Morquio A.

¢Como actua VIMIZIM?

Las personas que tienen Morquio A carecen de suficiente actividad enzimatica de la GALNS.
VIMIZIM puede reponer la enzima que falta y asi restablecer parte de la funcién de las células.

CION DE

GAGENLAS

CELULAS

DE TODO

EL CUERPO

LISOSOMA
VIMIZIM® (CLosuiesh AR

En las personas con Morquio A, Una infusion semanal de VIMIZIM Al recibir VIMIZIM todas las
los GAG se acumulan en los liso- compensa la deficiencia de la enzima semanas, las personas con
somas de las células de tejidos GALNS que el cuerpo necesita para ~ Morquio A pueden reducir la
y 6rganos de todo el cuerpo, lo que  ayudar a reducir la acumulacién acumulacién de ciertos GAG.

podria dar lugar a serios problemas.  de ciertos GAG.

¢ Como se administra VIMIZIM?

VIMIZIM se administra por infusion intravenosa (i.v.) directamente ,ﬁﬁﬂ'
en una vena del cuerpo. Las infusiones tienen lugar una vez por = ——
semana y pueden tardar al menos 3.5 a 4.5 horas. Al principio usted
recibird las infusiones en un centro de infusiones; mas adelante
quizas pueda hacer tramites para que se las administren en su casa.

NDC 68135-100-01 Eﬁ
Vimizim.
[elosulfase alfa]

Injection
5mg/5 mL (1 mg/mL)
For intravenous infusion
Must be diluted prior to use 1

Rx Only §
B:OMARIN

e

Consulte la informacién importante de seguridad que aparece a lo largo de este
documento, la advertencia importante sobre el riesgo de anafilaxia y la informacion
de prescripcion (Prescribing Information) completa.
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VIMIZIM MEJORA LA RESISTENCIA
MEDIDA CON LA PRUEBA

DE CAMINATA 6MWT

VIMIZIM es la unica TRE que trata la causa
de Morquio A, y quizas le ayude a ir mas lejos

En un ensayo clinico de 6 meses, las personas que recibieron infusiones semanales
de VIMIZIM mejoraron su resistencia fisica segun la prueba 6MWT.

s

N
o
J

(3]
o
|

Metros caminados, variacion
respecto al valor de referencia®
- N
o o
1 1

A

0 | |

Valor de referencia Semana 12 Semana 24

® Placebo® ® VIMIZIM ® VIMIZIM
2 mg/kg cada 2 semanas 2 mg/kg/semana

e Este grafico muestra que, al final de un ensayo de 24 semanas, las personas
tratadas con VIMIZIM una vez por semana caminaron en promedio una
distancia 23.9% mayor que el valor de referencia.

e Las personas que recibieron VIMIZIM cada dos semanas no mostraron
mucha mejoria, y sus resultados fueron similares a los de quienes
recibieron un placebo.

Informacion importante de seguridad destacada
Durante cualquier infusion de VIMIZIM puede producirse la anafilaxia,
desde apenas 30 minutos después del comienzo de la infusion
y hasta 3 horas mas tarde, e incluso en etapas tan tardias del
tratamiento como en la infusién 47. Se han observado
reacciones de hipersensibilidad ya a los 30 minutos después
del comienzo de la infusion y hasta 6 dias después.

?El valor de referencia es una medida del rendimiento de una persona antes de comenzar

a recibir un tratamiento en un ensayo clinico. Para poder participar en el ensayo clinico
de VIMIZIM, las personas debian ser capaces de caminar entre 30 y 325 metros.

5Un placebo es una sustancia que no contiene medicamento.

Consulte la informacion importante de
seguridad que aparece a lo largo de este
documento, la advertencia importante sobre
el riesgo de anafilaxia y la informacion
de prescripcion (Prescribing Information)
completa. 9
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VIMIZIM® (elosulfasa alfa) PUEDE APORTAR

BENEFICIOS DURADEROS

Mantenerse bajo tratamiento con VIMIZIM una vez
por semana puede ayudar a conservar o mejorar
la resistencia fisica y la capacidad respiratoria

40

y los pulmones hasta los huesos y los musculos.

g Mayor resistencia fisica

g

éfg o - Los resultados de un estudio de prolongacion de 2 afios
= 'R mostraron un aumento de 32.9 metros en la prueba
o c ., .

%E 329m 6MWT en comparacion con el valor de referencia.

$ g 20 (107.9 pies)

83 caminados El hecho de poder caminar mas lejos indica un mejor
(o] . . 7
f funcionamiento del cuerpo entero, desde el corazén
E‘_" 10

©

8

[}
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Mayor capacidad respiratoria

El estudio de prolongacion de 2 afios mostré que

la funcién respiratoria de las personas (medida segun
las pruebas de la funcion pulmonar) mejoré frente

al valor de referencia.

@

El hecho de poder expulsar un mayor volumen
de aire indica un mejor funcionamiento del aparato 9.2%
respiratorio, desde los pulmones hasta los musculos.

8.8%

Mejora de la CVF Mejora del VEF4

En el estudio de prolongacién de 2 afos se demostréd que los beneficios de VIMIZIM
se pueden mantener a largo plazo y que coinciden con los resultados del estudio
primario (aunque no hubo un grupo de placebo disponible para hacer comparaciones).

6MWT: prueba para medir la distancia que se puede caminar en 6 minutos; VEF:: maximo volumen de aire que se puede
expulsar con fuerza en 1 segundo; CVF: volumen de aire que puede expulsarse con fuerza de los pulmones después
de inhalar lo mas profundamente posible.

Consulte la informacién importante de seguridad que aparece a lo largo de este
documento, la advertencia importante sobre el riesgo de anafilaxia y la informacion
de prescripcion (Prescribing Information) completa.
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¢Cuales son los posibles efectos secundarios de VIMIZIM?

Efectos secundarios mas comunes de VIMIZIM observados con mayor frecuencia que con un placebo

Efecto secundario VIMIZIM 2 mg/kg/sem Placebo
N =58 N =59
n (%) n (%)
Fiebre 9 (33%) 8 (14%)
Vémitos 8 (31%) 4 (7%)
Dolor de cabeza 5 (26%) 9 (15%)
Néauseas 4 (24%) 4 (7%)
Dolor abdominal 2 (21%) 1(1.7%)
Escalofrios 6(10.3%) 1(1.7%)
Cansancio 6 (10.3%) 2 (3.4%)

Sepa que VIMIZIM también estd asociado a reacciones severas y graves, tales como reacciones de hiper-
sensibilidad y reacciones alérgicas potencialmente mortales (anafilaxia) con sintomas como urticaria,
hinchazon, tos, dificultad para respirar y rubor. En 6 ensayos clinicos, el 18.7% de los pacientes tratados
con VIMIZIM present6 reacciones de hipersensibilidad y el 7.7% tuvo signos y sintomas indicativos

de anafilaxia.

Como medida preventiva, antes de las infusiones de VIMIZIM usted deberé recibir medicamentos tales
como antihistaminicos para reducir el riesgo de tener reacciones. Si se produce una reaccion, la infusion
deberd realizarse mas lentamente o suspenderse, y quizas se administre algtin otro medicamento.

Si se produce una reaccion alérgica severa, deberd suspenderse de inmediato la infusion y administrarse
un tratamiento médico adecuado.

La anafilaxia puede surgir como consecuencia de la sensibilidad a moléculas proteinicas (como las enzimas)
administradas por via intravenosa. El enfermero que le administre la infusién le hara revisiones mientras

usted recibe el tratamiento, para asegurarse de que todo procede bien. Si usted presenta una reaccion,

el enfermero interrumpiré la infusién inmediatamente y le dard un medicamento para tratar

dicha reaccion.

La anafilaxia puede producirse durante cualquier infusion de VIMIZIM y hasta 3 horas después.
Es importante que usted esté pendiente de cémo se siente después de la infusién y una vez que
esté en su casa. Si nota algun signo de anafilaxia, llame a su médico inmediatamente.

Si usted tiene una enfermedad respiratoria, tal vez le empeore a causa de una reaccion de hipersensibilidad
y quizas requiera una mayor vigilancia por parte del enfermero.

Estos no son todos los efectos secundarios posibles de VIMIZIM. Si tiene algun sintoma que le moleste
0 que no desaparezca, consulte con su médico. La seguridad y la eficacia en pacientes pediatricos menores
de 5 anos de edad no se han determinado y se estan evaluando en la actualidad.

¢Cuales son los posibles efectos secundarios de VIMIZIM
a largo plazo?

En el estudio de prolongacion a largo plazo no se notificd ninguna reaccion adversa grave. De los

176 pacientes inscritos en el estudio de fase 3 de 24 semanas de duracion, 173 continuaron al estudio
de prolongacién de 120 semanas. Las reacciones adversas mas frecuentes estuvieron asociadas a las
inyecciones y se manejaron con tratamientos sintomaticos y/o modificacion de la tasa de infusion.

En el grupo que recibié 2 mg/kg/semana de VIMIZIM en un tratamiento de 120 semanas, la tasa de
suspension del medicamento por eventos adversos fue del 1.8%.

Consulte la informacion importante de seguridad que aparece \/I M I Z I M
a lo largo de este documento, la advertencia importante sobre ®
el riesgo de anafilaxia y la informacién de prescripcion (elosulfase alfa)

(Prescribing Information) completa.
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EL MANEJO DE MORQUIO A

Un plan de manejo personalizado es la clave del éxito

Los signos, los sintomas y la gravedad de Morquio A son distintos para cada persona. Por este
motivo, le recomendamos que colabore con su equipo de profesionales de la salud a fin de
desarrollar un plan de manejo que establezca expectativas de tratamiento realistas.

Su plan personalizado para el manejo de Morquio A comprende:

e establecer objetivos y desarrollar un plan junto con su equipo de tratamiento;
e cumplir con el plan y el horario de los tratamientos;

e determinar su respuesta con el paso del tiempo.

Si bien algunas personas presentaran una mejoria en su resistencia fisica, otra medida del éxito
es también frenar el deterioro. Antes del comienzo de su tratamiento, le recomendamos que
converse con su médico para determinar un plan individual. También es posible que su médico
haga varias evaluaciones antes de que se inicie su tratamiento.

Muchas personas con Morquio A se someten a las siguientes evaluaciones:

Resistencia fisica

/ Prueba de caminata de 6 minutos (6MWT): mide hasta donde se puede
caminar en 6 minutos.

/ Prueba de caminata cronometrada de 25 pies (T25FWT): se realiza
en las personas que tienen dificultades para caminar.

Capacidad respiratoria

v/ Capacidad vital forzada (CVF): mide el volumen de aire que puede
expulsarse con fuerza después de respirar lo mas hondo posible.

+ Volumen espiratorio forzado (VEF,): mide el maximo volumen de aire
gue puede expulsarse con fuerza en 1 segundo.

/ Ventilacién voluntaria maxima (VVM): es el volumen total de aire
gue puede exhalarse durante 12-15 segundos de respiraciones rapidas
y profundas.

Consulte la informacién importante de seguridad que aparece a lo largo de este
documento, la advertencia importante sobre el riesgo de anafilaxia y la informacion
de prescripcion (Prescribing Information) completa.
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Su alianza con el equipo de profesionales
de la salud

Ya que Morquio A afecta distintas partes del cuerpo, usted tendra que consultar con
diferentes médicos y especialistas que le ayuden a manejar su afeccion. El geneticista
se hara cargo de coordinar muchos de los aspectos de su plan de tratamiento,

como por ejemplo sus pruebas y citas médicas, ademas de ocuparse de organizar

su tratamiento con VIMIZIM® (elosulfasa alfa).

Cuanto més entienda usted sobre las formas en que pueden brindarle ayuda los

distintos miembros de su equipo de profesionales de la salud, y mientras mas sepan
sus especialistas sobre Morquio A, mejor podréa colaborar con ellos para manejar sus
cuidados integrales.

Consulte la informacién importante de
seguridad que aparece a lo largo de este
documento, la advertencia importante
sobre el riesgo de anafilaxia y la infor-
macion de prescripcion (Prescribing
Information) completa.

\/IMI

(elosulfase alfal™.
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EL MANEJO DE MORQUIO A: MEDICOS Y ESPECIALISTAS

Cada uno de los miembros de su equipo de
profesionales de la salud puede ayudarle a manejar
aspectos de Morquio A especificos. Familiaricese
con las funciones de cada médico y especialista
para que entre todos puedan ayudar a garantizar
que usted reciba los mejores cuidados posibles.

Geneticista/pediatra
El geneticista examina los efectos de los genes en el cuerpo.
El pediatra se especializa en el tratamiento de los ninos.

Estos especialistas se centran principalmente
en los siguientes aspectos:

* Antecedentes médicos

® Resistencia fisica (6BMWT)

e (Crecimiento

e (Carga de la enfermedad (evaluacién del dolor y de

cuestionarios sobre calidad de vida reproducibles
y apropiados para la edad)

Ortopédico
Se especializa en corregir problemas relacionados con

el esqueleto y lleva a cabo evaluaciones de compresion
de la médula espinal.

Las afecciones mas frecuentes de los huesos
y las articulaciones son las siguientes:

e Escoliosis (curvatura de la columna vertebral)
* Baja estatura

® Piernas en X

e Hiperflexibilidad de las articulaciones

¢ Dificultades para caminar

Las personas con Morquio A corren un mayor riesgo
de sufrir complicaciones quirurgicas. Es importante
hablar con el equipo de atencion médica para

Cardidlogo
Se especializa en la salud del corazén
y el aparato circulatorio.

Salud cardiaca (para detectar anomalias)

Morquio A puede causar anomalias en las
valvulas cardiacas, lo que limita la cantidad
de sangre que el corazoén es capaz de
bombear. En consecuencia, puede que

el corazdn se acelere para satisfacer la
demanda corporal de sangre. Se pueden
producir fuertes aumentos de la presion
arterial cuando la persona se incorpore
desde una posicién acostada.

Neumdlogo
Se encarga de los pulmones y la respiracion.

Pruebas de la funcién respiratoria
(para evaluar el funcionamiento
de los pulmones)

Los problemas respiratorios pueden tener
varias causas:

e Vias respiratorias estrechas y torcidas
e (aja toracica de forma anormal

e Espesamiento de la flema

e Enfermedad obstructiva o restrictiva
e Apnea del suefo obstructiva

Neurocirujano

Cirujano especializado en problemas del
cerebro, la médula espinal y los nervios.

Funcién neuroldgica (pruebas que evaltan
la compresién de la médula espinal)

Algunos de los sintomas de compresion
de la médula espinal son los siguientes:

® |nestabilidad de la marcha

e Debilidad de las extremidades
superiores e inferiores

e Dolor o sensaciones anémalas
del cuerpo (disestesia)

e Problemas urinarios

Oftalmoélogo

Se especializa en la salud de los ojos.

Vision (examenes de la vista)

Algunas personas con Morquio A presentan
irregularidades en la forma de sus cristalinos
y cérneas, que pueden causar vision borrosa
y sensibilidad a la luz.

Otorrinolaringélogo

Se especializa en la salud del oido, la nariz
y la garganta.

Audicion

Es importante tratar rdpidamente cualquier
infeccién de las vias respiratorias o el oido
medio, ya que a veces pueden dar lugar

a la pérdida de la audicion. La presencia de
anomalias en la estructura del oido también
puede causar pérdida de la audicion.

Dentista

Se especializa en el mantenimiento de la boca
y los dientes.

Evaluacion odontologica (de los dientes)

Puede que los dientes de las personas con
Morquio A luzcan un tanto diferentes de los
de las personas que no tienen esta enfermedad.
Morquio A podria debilitar el esmalte y causar
otros problemas que pueden ocasionar caries.

Gastroenterélogo
Se especializa en enfermedades del tubo digestivo.

Maneja sintomas relacionados con el tubo
digestivo, como estrefiimiento o diarrea,
hernias, problemas del bazo o hinchazén
del higado.

Fisioterapeuta

Se especializa en el manejo de discapacidades,
disfuncién o dolor de origen fisico.

planificar las intervenciones quirurgicas. ° Pardlisis Evaluacion fisica

. e . - — Consulte la informacion importante de seguridad que aparece
Consulte la informacion importante de seguridad que aparece a lo largo de este a lo largo de este documento, la advertencia importante sobre I M I Z I M®
documento, la advertencia importante sobre el riesgo de anafilaxia y la informacion el riesgo de anafilaxia y la informacién de prescripcion (elosulfase alfa)
de prescripcién (Prescribing Information) completa. (Prescribing Information) completa.
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EL MANEJO DE MORQUIO A CON SU EQUIPO

DE PROFESIONALES DE LA SALUD

Con la ayuda de su geneticista y el equipo
de profesionales de la salud, usted puede
hacerse cargo de su Morquio A

Este cuadro estd adaptado de las mas recientes guias para el manejo de Morquio A,
publicadas en 2019. Aqui se ofrece un resumen de algunas de las evaluaciones que
su equipo de atencién médica podria realizar, junto con recomendaciones sobre

la frecuencia con que deberian realizarse.

Especialista

Geneticista/
pediatra

Radiélogo

Cardidlogo

Neumodlogo

‘ Evaluacion a considerar

Resistencia (prueba de caminata durante
6 minutos o de caminata cronometrada
de 25 pies)

Crecimiento

Andlisis de orina (niveles de glicosamino-
glicanos urinarios [GAGu])

Carga de la enfermedad (dolor; calidad
de vida; actividades de la vida diaria; fatiga;
uso de silla de ruedas/ayudas para caminar)

Cerebro (RM o TC)

Caderas, extremidades inferiores
y anomalias 6seas

Columna vertebral completa (RM o TC para
detectar lesiones y cambios al conducto
vertebral o la médula espinal)

Radiografia comun (en posicion
sentada o de pie) de la columna
cervical y toracolumbar

Evaluaciones de signos vitales, como
saturacion de oxigeno; mediciones
de presion arterial del brazo y pierna
derechos; auscultacidon cuidadosa;
ecocardiografia, y ECG

Pruebas de la funcién respiratoria por
espirometria (ninos mayores de 5 afos de
edad). Frecuencia respiratoria y saturacién
de oxigeno arterial antes y después de las
pruebas anuales de resistencia

Estudio del suefio durante la noche

‘ Frecuencia sugerida

Al inicio y luego anualmente

Cada cita

Al inicio y luego cada 6 meses

Anualmente

Al momento del diagnéstico y segin
indicacion clinica

Al momento del diagnéstico y segin
indicacion clinica

Anualmente, segun indicacién clinica

Al momento del diagnéstico y luego
cada 2-3 afios, segun indicacién clinica

Al momento del diagnéstico y luego
anualmente, segun indicacién clinica

Al inicio y luego anualmente
hasta que el nifo deje de crecer;
luego cada 2-3 afos

Al momento del diagnéstico y luego
cada 3 anos

‘ Frecuencia sugerida

Especialista ‘ Evaluacion a considerar

Funcién neuroldgica y examenes espinales | Cada cita (como minimo cada 6 meses)
para detectar cualquier problema

Neurélogo

Examen ocular que comprenda: agudeza
visual; refraccion; examen con lampara
de hendidura de la cérnea; evaluaciéon
oftalmoscopica (con inclusion del

nervio 6ptico), y medicién de la presion

Al inicio y cada 6 meses
(o por lo menos anualmente)

Oftalmélogo

intraocular
Otorrino- Evaluacion de la audicion (incluida Cada 3-6 meses (niflos)
laringélogo timpanometria) Cada 6-12 meses (adultos)
(oidos, nariz . . . . . . e
y garganta) Visualizacién de las vias respiratorias Al momento del diagnéstico
superiores con examen mediante y luego anualmente
fibra 6ptica
Dentista Evaluacion odontoldgica, con conside- Anualmente

racion de profilaxis de la endocarditis
subaguda para ciertos procedimientos

Fisioterapeuta/ | Evaluacidn y apoyo de la funcion de las Segun indicacion clinica

terapeuta extremidades y los problemas del habla,
ocupacional/ segun se requiera

terapeuta

de lenguaje

TC: tomografia computarizada; ECG: electrocardiograma; RM: resonancia magnética.

Adaptado del documento “Recommendations for the Management of MPS IVA: Systematic Evidence- and Consensus-Based
Guidance” (Akyol et al. Orphanet J Rare Dis. 2019;14:137).

Su equipo de atencién médica puede ayudarle
a determinar qué evaluaciones son las mas importantes
para usted y con qué frecuencia deben hacérselas.

Consulte la informacién importante de seguridad que aparece a lo largo de este
documento, la advertencia importante sobre el riesgo de anafilaxia y la informacion
de prescripcion (Prescribing Information) completa.

Consulte la informacion importante de seguridad que aparece
a lo largo de este documento, la advertencia importante sobre
el riesgo de anafilaxia y la informacion de prescripcion

(Prescribing Information) completa.
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AYUDA EN EL MOMENTO

NECESARIO

‘\"//

\\?RB%OMARIN
BioMarin RareConnections™: "y O re

Apoyo poco comun para Connections’
enfermedades raras

Las enfermedades raras como Morquio A pueden plantear desafios poco comunes.
BioMarin RareConnections se pone a su disposicién para ayudarle a superar estas
dificultades con los recursos y la asistencia que usted necesite para tener acceso

a VIMIZIM® (elosulfasa alfa).

Cuando usted se inscriba en BioMarin RareConnections, se le pondra en contacto con
un coordinador de casos a dedicacion exclusiva; esta persona puede ofrecerle una amplia
gama de servicios de apoyo para el producto que le ayudaran iniciar y mantener

el tratamiento con VIMIZIM.

Entre los servicios ofrecidos figuran los siguientes:
e Ayudarle a entender la cobertura de su seguro y opciones de asistencia econémica;

e Trabajar junto con usted y su farmacia de especialidades para coordinar las entregas
y la administracion de VIMIZIM;

e Ofrecerle apoyo continuo sobre el producto.

Para saber mas sobre BioMarin RareConnections,
llame al 1-866-906-6100
de lunes a viernes entre las 6 A. m. y las 5 p. M. hora del Pacifico,
0 envie un correo electrénico a: support@biomarin-rareconnections.com

Consulte la informacién importante de seguridad que aparece a lo largo de este
documento, la advertencia importante sobre el riesgo de anafilaxia y la informacion
de prescripcion (Prescribing Information) completa.
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Manejo de su atencion en caso de emergencia

En la eventualidad de que ocurra una emergencia, es de importancia critica informar
a los profesionales de la salud de que usted tiene Morquio A y que hay riesgos
especiales asociados a los cuidados de emergencia.

Si los profesionales de la salud no estan familiarizados con este trastorno,
indiqueles que consulten MPSER.com. Este sitio web est4 dedicado a informar

a los profesionales de la salud sobre los riesgos especiales asociados a la atencion
de emergencia de personas con Morquio A, y ofrece lo siguiente:

e Consejos para ayudar a prevenir las lesiones de la médula espinal

e Técnicas para proteger las vias respiratorias, en caso de que una persona
con Morquio A necesite ayuda para respirar

e Meétodos para vigilar los signos de problemas del corazén

“He aprendido que no debemos concentrarnos
en el pasado, sino mas bien pensar en el futuro.

Tenemos que ser fuertes”. .
—SARAH, 17 ANOS

Consulte la informaciéon importante
de seguridad que aparece a lo largo
de este documento, la advertencia
importante sobre el riesgo de anafilaxia /

y la informacién de prescripcion | M I ZI M@
(Prescribing Information) completa. (elosulfase alfa)
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INDICACION

VIMIZIM® (elosulfasa alfa) esta indicado para pacientes que tienen mucopolisacaridosis de tipo IVA
(MPS IVA; sindrome de Morquio A).

INFORMACION IMPORTANTE DE SEGURIDAD

Durante las infusiones de VIMIZIM pueden presentarse reacciones alérgicas potencial-
mente mortales, llamadas anafilaxia. Los signos tipicos de la anafilaxia son tos, sarpullido,
opresion en la garganta, urticaria, rubor, cambios del color de la piel, baja presion arterial,
falta de aliento, dolor de pecho y sintomas gastrointestinales como nauseas, dolor
abdominal, arcadas y vomitos. Comuniquese con su médico o busque asistencia médica

de inmediato si estos sintomas se producen durante las infusiones de VIMIZIM o posterior-
mente. Si usted tiene una enfermedad respiratoria, tal vez corra el riesgo de que su afeccion
empeore repentinamente y quizas requiera una mayor vigilancia.

VIMIZIM es un medicamento de venta con receta médica. Antes de comenzar el tratamiento con
VIMIZIM, es importante que hable de sus antecedentes de salud con su médico. Inférmele si tiene
alguna enfermedad o estd tomando otros medicamentos, y si le tiene alergia a algiin medicamento.
Ademas digale al médico si usted estda embarazada o planeando un embarazo, o si es una madre
lactante. Su médico determinaré si VIMIZIM es adecuado para usted. Si tiene alguna pregunta

o si desea obtener més informacion acerca de VIMIZIM, comuniquese con su médico.

Durante cualquier infusion de VIMIZIM puede producirse la anafilaxia, desde apenas 30 minutos
después del comienzo de la infusion y hasta 3 horas mas tarde, e incluso en etapas tan tardias del
tratamiento como en la infusion 47. Se han observado reacciones de hipersensibilidad ya a los

30 minutos después del comienzo de la infusion y hasta 6 dias después.

El tratamiento con VIMIZIM puede dar lugar a reacciones severas y graves, incluso reacciones alérgicas
potencialmente mortales (anafilaxia), urticaria, hinchazon, tos, dificultad para respirar y rubor. Antes
de las infusiones de VIMIZIM, usted debera recibir medicamentos como antihistaminicos para reducir
el riesgo de reacciones. Si se produce una reaccion, la infusion debera realizarse mas lentamente

o suspenderse, y quizas se administre algun otro medicamento. Si se produce una reaccién alérgica
severa, debera suspenderse de inmediato la infusion y administrarse un tratamiento médico adecuado.

Si tiene alguna enfermedad febril o respiratoria aguda en el momento de la infusién de VIMIZIM,
quizas corra un mayor riesgo de presentar complicaciones potencialmente mortales a causa de las
reacciones de hipersensibilidad. Si usted recibe aporte complementario de oxigeno o presién positiva
continua en las vias respiratorias (CPAP), debe tener dicho tratamiento a su disposicion durante su
infusién en caso de que se le presente una reaccion repentina o le dé somnolencia o suefio extremos
por los antihistaminicos.

El proceso patoldgico natural de la MPS IVA puede dar lugar a lesiones en la médula espinal, caracteri-
zadas por dolor de espalda, entumecimiento y paralisis y pérdida de control de la vejiga y del intestino.
Si le aparece alguno de estos sintomas, comuniquese con su médico inmediatamente.

Los efectos secundarios observados con més frecuencia durante las infusiones de VIMIZIM fueron fiebre,
vémitos, dolor de cabeza, nduseas, dolor abdominal, escalofrios y cansancio. Estos no son todos los
posibles efectos secundarios de VIMIZIM. Si tiene algun sintoma que le moleste o que no desaparezca,
consulte con su médico.

Llame a su médico para pedirle consejos sobre los efectos secundarios. Podra notificar
los efectos secundarios a BioMarin llamando al 1-866-906-6100, o a la FDA visitando
www.fda.gov/medwatch o llamando al 1-800-FDA-1088.

Para obtener mas informacioén, llame a BioMarin RareConnections™ al 1-866-906-6100.

Consulte la informacion de prescripcion (Prescribing Information) completa,
incluida la advertencia importante.
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