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V Detta lakemedel ar foremal fér utdkad dvervakning.



Vad ar PNH?

Paroxysmal nokturn hemoglobinuri* (PNH) ar en ovanlig blodsjukdom. Mindre
an en person per miljon invanare insjuknar arligen i Sverige. Sjukdomen
uppkommer vanligen i 30-40 ars alder, men kan &ven uppsta under barnaaren
och senare i livet.

PNH orsakas av en cellférandring som leder till att kroppens eget immunférsvar
attackerar de roda blodkropparna. De réda blodkropparna gar séndetr,

ett fenomen som kallas hemolys. Ur de forstérda cellerna strommar den
syrebdrande molekylen hemoglobin ut och hamnar i blodbanan. Detta ger
upphov till madnga av de symtom som man kan drabbas av vid PNH.

Vid PNH har en cellférandring, en mutation, skett. Denna mutation ar férvarvad,
vilket betyder att sjukdomen inte ar arftlig. PNH ar en blodsjukdom och

inte en typ av blodcancer. | benmargen sker produktionen av immunceller

och blodceller. Dessa skapas av olika sa kallade stamceller som besitter
férmagan att férnya sig sjalva och utefter stimuli utvecklas till olika celler.
Cellmutationen vid PNH innebér att den réda blodkroppen saknar markdrer pa
sin yta som goér att den blir kdnslig for attacker av en del av immunfdrsvaret,
komplementsystemet. Detta resulterar i att réda blodkroppar gar sénder,
lyserar.

Mutationen finns inte i alla celler, vilket innebdr att endast en andel av alla
blodkroppar har denna cellférandring. Dessa celler kallas for PNH-kloner.

*Betyder ungefar: “Anfallvis nattlig hemoglobin i urinen.” Detta namn dr missvisande
sa till vida att sjukdomen inte enbart kommer i skov eller pa natten. Dock kan
symtomen férvérras i skov, exempelvis vid graviditet eller kraftigare infektioner.
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Anemi Blodbrist kan uppkomma bade genom hemolys av roda
blodkroppar och genom jarnbrist, da det vid PNH
utsdéndras jarn via urinen. Vid hég omsattning av blodkroppar
kan brist pa folsyra ytterligare spada pa anemin.

Trotthet Trotthet kan delvis bero pa anemi men har ofta ett samband med
sjukdomsaktivitet (hemolys).

Smarta och Icke viljestyrd muskulatur dr beroende av kvavedioxid i blodet for att
funktions- fungera normalt. Vid PNH konsumeras mycket av kvavet vilket kan leda till
svarigheter kramper i bland annat tarmsystemet och matstrupen och ge upphov till
stord svaliférmaga. Manga med PNH upplever andfaddhet. Man kan &ven
fa symtom som huvudvérk och nedsatt erektionsférmaga.

Trombos Med PNH 6kar risken avsevart for att bilda proppar i blodkarl. Symtomen
beror pa var proppen bildas. Plotslig andfaddhet, ensidig nytillkommen
ben- eller armsvullnad, nytillkommen smaérta av svarare karaktér eller
plotsliga bortfall av funktioner (syn, kansel eller muskelstyrka) ar symtom
som skyndsamt boér utredas fér misstankt proppbildning.

Andfaddhet Manga med PNH upplever andfaddhet, man har sett en 6kad
muskelsammandragning runt karl och paverkan pa blodkarlens inre vaggar
till exempel i lungorna samt att vissa kan drabbas av mikroskopiska
blodproppar.

Mérk urin  Detta beror pa hemoglobin i urinen.



Diagnostik

Vid misstankt PNH racker det med ett vanligt blodprov for att undersdka
om det finns en sa kallad PNH-klon. Denna klon maéts i procent. Man
analyser framfér allt hur stor klon man har i granulocyterna, en sorts vita
blodkroppar. Vid liten andel PNH-kloner finns séllan behov av nagon
behandling men tillstandet kommer att féljas upp regelbundet. Vid stor
andel PNH-kloner och symtom som kommer av PNH kan behandling
med komplementhdmmare vara aktuellt. Om man hittar en PNH-klon
rekommenderas dven att man goér ett benmargsprov for att undersdka
att det inte finns nagon annan blodsjukdom ocksa, framfér allt aplastisk
anemi. Dessutom undersdéks om det finns tecken pa paverkad njur-

och hjartfunktion. Ibland gérs aven datortomografiundersékning av
brosthalan och buken for att utesluta eventuella blodproppar.

Om BEKEMV

BEKEMYV innehaller det aktiva &mnet ekulizumab som &r en antikropp. Det &r en sa kallad
komplementhdmmare som blockerar det egna immunférsvaret. Darmed foérhindras attacken
pa de kansliga PNH-blodkropparna, sa att de inte faller sénder, hemolyseras. Pa sa satt kan
manga av PNH:s komplikationer, t.ex. blodproppar, njurpaverkan och buksmaértor undvikas.
BEKEMV paverkar komplementsystemet, en viktig del av immunférsvaret som ligger bakom
hemolysen vid PNH.

Behandling med BEKEMV férsamrar den naturliga motstandskraften mot vissa infektioner,
daribland meningokocker, som kan orsaka hjarnhinneinflammation och blodférgiftning
(sepsis). Darfor ska man vaccineras mot meningokocker innan behandlingen startar. Om du
inte har vaccinerats minst 2 veckor innan du pabdrjar behandling med BEKEMV kommer din
lakare att férskriva antibiotika fér att minska risken fér infektion tills 2 veckor efter att du har
vaccinerats.

OBSERVERA: Om du har hereditar fruktosintolerans sa ska du inte anvidnda detta ldkemedel.



Hur ges BEKEMV?

BEKEMV ges som en intravends infusion, dropp i blodet. Sjukvardspersonal
ger behandlingen, som delas in i tva faser:

Initialfas:
De forsta fyra veckorna far du en behandling i veckan.

Underhallsfas:

Den femte veckan far du en hégre dos.

Efter den femte veckan fortsatter behandlingen en gang varannan vecka,
som en tillsvidarebehandling.

Varje infusion tar ca 25-45 minuter. Efter varje infusion kommer du att

Overvakas under cirka en timme. /U\

Biverkningar

Som alla ldkemedel kan BEKEMV orsaka biverkningar, men alla anvandare behoéver inte fa dem.
Tala med din sjukskdterska eller Idkare om du upplever biverkningar.
Den vanligaste biverkan, som férekommer hos fler an 1av 10 personer ar huvudvark.

Den mest allvarliga biverkningen ar meningokock-sepsis, till foljd av infektion. Kontakta
omedelbart Idkare om du upplever nagot av foljande symtom:

e Huvudvark med illamaende och e Hudutslag
krakningar e Forvirring

e Huvudvark tillsammans med stelhet e Svar muskelsmérta i kombination med
i nacke eller rygg influensaliknande symtom

e [eber e |juskanslighet



Vanliga fragor och svar

Ar sjukdomen arftlig?
Nej, det ar inte en arftlig sjukdom.

Kan man bota PNH?

Ja, vid en stamcellstransplantation, men da denna behandling har stora risker &r det inget
man gor i Sverige, da vi har tillgang till komplementhammare. Det kan emellertid vara aktuellt
om man har annan blodsjukdom dér denna &r aktuell fér stamcellstransplantation och i sa fall
behandlas aven PNH.

Maste man behandla PNH?
Nej, det beror pa sjukdomspaverkan. En del patienter har ingen eller liten paverkan av sin
sjukdom och da ger man inte behandling.

Kan man ge behandling med BEKEMV tidsbegransat?

Ibland kan man ge behandling 6 manader fér att beddéma om man har nytta av behandlingen.
Har man nytta av behandlingen brukar behandlingen ges tills vidare. Om man har PNH som
inte har skal nog till behandling rekommenderas &nda behandling under graviditet da risken
for PNH-komplikationer ar kraftigt dkad.

Kan man géra uppehall med behandling med BEKEMYV ett tag?
Detta rekommenderas inte om det ar beddmt att du har nytta av behandlingen. Effekten
forsvinner och din sjukdomsaktivitet kan komma tilloaka om ldkemedlet satts ut.



Finns det risker med BEKEMV-behandling?

D3 det finns en dkad risk fér meningokockinfektion (sepsis och hjarnhinneinflammation) &r det
ett krav att man &r vaccinerad mot detta. Dessutom &r det viktigt att du séker hjalp vid oklara
infektioner, framfor allt vid svarare infektioner.

Varfér maste jag vaccineras innan jag pabérjar behandling med BEKEMV?

BEKEMV paverkar en del avimmunférsvaret, komplementsystemet, vilket gér dig mer
kanslig att drabbas av infektion av meningokocker (en sorts bakterie) som kan orsaka
hjarnhinneinflammation och sepsis (blodférgiftning). Darfér ér det obligatoriskt att vaccinera
sig infor behandling med BEKEMV. Om du inte har vaccinerats minst 2 veckor innan du
paborjar behandling med BEKEMV kommer din lakare att férskriva antibiotika for att minska
risken for infektion tills 2 veckor efter att du har vaccinerats.

Ska man undvika graviditet vid behandling med BEKEMV?

Om du &r gravid eller ammar, tror att du kan vara gravid eller planerar att skaffa barn, radfraga
lakare. Behandling med BEKEMV paverkar inte fertiliteten. Det finns begrdnsad erfarenhet
kring anvandning av BEKEMV i samband med graviditet.

Egna fragor:




Las bipacksedeln noga pa www.fass.se.

VW Detta lakemedel &r féremal for utdkad dvervakning.

Detta kommer att gdra det madjligt att snabbt identifiera ny
sakerhetsinformation.

Du kan hjalpa till genom att rapportera de biverkningar du
eventuellt far. Tala med din lakare eller sjukskoterska
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