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Klinikai vizsgalat eredményeinek dsszefoglalasa

Hosszu tavu vizsgalat annak megallapitasara, hogy a krovalimab
mennyire biztonsagos és mennyire hatasos a ,paroxizmalis nokturnalis
hemoglobinuria” (PNH) nevii vérbetegségben szenvedd betegeknél

A vizsgalat teljes cimét lasd az 6sszefoglald végén.

Err6l az 6sszefoglalérol

Ez az 6sszefoglald egy klinikai vizsgdlat (ebben a dokumentumban
,vizsgalat”) eredményeirdl készilt az aldbbiak szamara:

® a nyilvdnossag; és

® avizsgalat résztvevéi.

Ez az 0sszefoglald a megirdsakor ismert informacidkon alapul.

A vizsgalat 2017 majusdban kezd6dott, és ez az 6sszefoglald a 2020
janudrjaban és 2021 novemberében gylijtott és elemzett
eredményeket tartalmazza. Ez az 6sszefoglalé bemutatja a
vizsgalat kezdeti szakaszanak eredményeit (miutan a vizsgalat
résztvevdi 20 hétig, vagyis az ugynevezett ,elsédleges kezelési
id6szakban” kezelésben részesliltek) és a vizsgalat kiterjesztett
szakaszdnak eredményeit (miutan a vizsgalat résztvevéi korulbell
3 évig, vagyis az Ugynevezett , kiterjesztett kezelési id6szakban”
kaptak kezelést). Az 6sszefoglalé megirasakor ez a vizsgalat még
folyamatban van — az orvosok még mindig gydijtik az informacidkat
a gyogyszer hosszu tavu kockdazatairdl és el6nyeirdl.

Nincs olyan vizsgalat, amelybdl minden meg lehet tudni egy
gyogyszer kockazatairdl és el6nyeirdl. Szamos vizsgalatra és sok
emberre van sziikség ahhoz, hogy mindent megtudjunk, amit kell.
Ennek a vizsgalatnak az eredményei eltérhetnek az ugyanezzel a
gyogyszerrel végzett mas vizsgalatok eredményeitdl. Ezt a
gyogyszert ebben a vizsgalatban adtak el6sz6r embereknek.

Ez azt jelenti, hogy nem szabad dontéseket hozni ennek az egy
Osszefoglaldnak az alapjan — mindig beszéljen orvosdval, miel6tt
barmilyen déntést hozna a kezelésével kapcsolatban.
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Széjegyzék

® PNH = paroxizmalis
nokturnalis
hemoglobinuria

® Ekulizumab = C5-
gatlé gyogyszer

® Hemolizis =
vorosveértestek
pusztuldsa

K6szonjiik mindazoknak, akik részt vesznek ebben a vizsgalatban

A résztvevek segitettek a kutatdknak fontos kérdéseket megvalaszolni a paroxizmalis
nokturnalis hemoglobinuridval (PNH) és a vizsgalat alatt allé gydgyszerrel — a , krovalimabba
— kapcsolatosan.

IM
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A vizsgalattal kapcsolatos legfontosabb tudnivalok

Ezt a vizsgdlatot azért végezték, hogy megallapitsak, mennyire biztonsagos a krovalimab a
PNH-ban szenvedé betegeknél.

— Kozilik néhdnyan még soha nem szedtek ilyen tipusu gydgyszert a PNH-ra.

— Madsok egy hasonld tipusu, ,ekulizumab” nevi gyégyszert szedtek a PNH-ra, miel6tt
bekapcsolédtak ebbe a vizsgalatba.

Ebben a vizsgdlatban minden résztvevé krovalimabot kapott, de csoportokra osztottak 6ket,
és kiilonboz6 id6kozonként kiilonb6zé mennyiségeket vettek be bel6le. Az eredményeket két
kiilonb6z6 id6pontban rogzitették és elemezték:

— miutdn a vizsgalatban részt vevé betegek 20 hétig, vagyis az ,elsédleges kezelési
id6szakban” krovalimab-kezelést kaptak;
— miutan a résztvevek koriilbelil 3 évig, vagyis a , kiterjesztett kezelési id6szakban”
kaptak krovalimab-kezelést.
Ebben a vizsgalatban 44, PNH-ban szenvedé beteg vesz részt 6 orszdgban.

Miutdn a résztvevék kortlbelil 3 évig szedték a krovalimabot, a vizsgdlat kimutatta, hogy:

— A betegek 6sszesen 32%-anal (a vizsgalatban részt vevé 44 beteg koziil 14-nél)
jelentkeztek olyan mellékhatdsok, amelyeket orvosaik véleménye szerint a krovalimab
okozott.

— A betegek nagyjabdl 5%-anal (a vizsgalatban részt vevé 44 beteg kozll 2-nél)
jelentkezett sulyos mellékhatds, amelyet orvosaik véleménye szerint a krovalimab
okozott.

— Alaktat-dehidrogenaz (LDH — egy fehérje, amelynek szintje megemelkedik a vérben a
vorosvértestek szétesésekor) szintje egységesen a vizsgalatban ,,magasnak”
minGsitett szint alatt maradt a résztvevék 80-100%-4nal a kiterjesztett kezelési
id&szak alatt. A magas LDH-szint a vOorosvértestek lebomlasara utalhat.

— A hemoglobin (a vorosvértestekben [évs, mérhetd fehérje, amelynek szintje csokken,
ha tobb vorosvértest pusztul el) szintje a résztvevék 79—-88%-anal egyenletes maradt
a kiterjesztett kezelési id6szaknak mind a nyolc 24 hetes szakaszaban.

— A résztvevGk 83—-92%-anal nem volt sziikség vératomlesztésre a kiterjesztett kezelési
id6szak nyolc 24 hetes szakaszanak egyikében sem.

Miutdn 10-20 hétig szedték a krovalimabot, azok a betegek, akik korabban nem szedtek
gyogyszert a PNH-ra, kevésbé érezték faradtnak magukat, jobban tudtak végezni a napi
tevékenységeiket, és 6sszességében jobban érezték magukat (jobb volt az ,életmindségiik”),
mint a krovalimab szedésének elkezdése el6tt.

— Azoknal, akik a vizsgalati részvételiik el6tt ekulizumabot szedtek, a faradtsag szintje, a
napi tevékenységek végzésének képessége és az életmindség egyenletes maradt a
krovalimab szedésének ideje alatt.

A jelen Osszefoglaléd megirasakor a hosszu tava utankovetés még folyamatban van.

Laikusoknak sz6l6 6sszefoglalé datuma: 2023. augusztus
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1. A vizsgalattal kapcsolatos altalanos tudnivaldk

Miért végzik ezt a vizsgalatot?

A PNH vérképzGszervi rendellenesség, amely a vordsvértestek lebomlasahoz
(,hemolizishez”) vezet.

A PNH-t a vérsejtek genetikai valtozadsa (mutacidja) okozza. Ennek a mutacidénak a hatasara a
szervezetben bizonyos fehérjék elpusztitjdk a vorosvértesteket, ezaltal vérszegénységet
(alacsony hemoglobinszintet — a magyarazatot lasd alabb) és egyéb problémakat okoznak.
Mindez kiilonféle tiinetekhez vezethet, mint példaul faradtsag, fejfajasok, |égzési nehézség,
étvagycsokkenés, testmozgdsi vagy koncentraldsi nehézség, valamint gyomorfajas vagy
mellkasi fajdalom. Ha a hemolizis miatt tul sok vorosvértest pusztul el, el6fordulhat, hogy a
betegnek vért kell kapnia egy véradotol (vératomlesztés). A PNH-s betegeknél nagyobb a
vérrogképz6dés kockdazata is.

Az orvosok a PNH-s betegek vorosvértestjeinek karosoddsat vérvizsgdalatokkal tudjak mérni
az alabbiak szintjének megallapitasa céljabadl:

e Laktat-dehidrogenaz (LDH — egy fehérje, amelynek szintje megemelkedik a vérben a
vOrosvértestek szétesésekor). A magas LDH-szint a vorosvértestek lebomlasara
utalhat.

e Hemoglobin (a vorosvértestekben talalhaté fehérje, amely a vér voros szinét adja,
és oxigént szallit a tid6bdl a test tobbi részébe). Az alacsony hemoglobinszint azt
jelentheti, hogy vorosvértestek pusztulnak el.

A PNH a ,,C5-géatlénak” nevezett gydgyszerfajtaval kezelhet. Ez a tipusu gyogyszer blokkolja
(gatolja) a C5 fehérjét, azon fehérjék egyikét, amelyek lehetévé teszik a vorosvértestek
pusztuldsat. A PNH kezelésére mar engedélyezett C5-gatlok sok betegnél csokkentik a PNH
tlineteit és hatasait. A jelenleg rendelkezésre all6 C5-gatldkat tobbnyire vénaba adott
injekcidban (Ugynevezett intravénas, vagyis iv. infuzidban) adjak be, ami azt jelenti, hogy a
betegeknek az orvosukhoz vagy kdrhazba kell menniiik, hogy megkapjak a kezelést.
El6fordulhat az is, hogy ezek a C5-gatlék nem hatnak olyanoknal, akik egy bizonyos genetikai
mutaciot hordoznak. A C5-gatlékat szed6k némelyikénél tovabbra is kdrosodnak a
vorosvértestek, ha a gydgyszer nem gatolja teljesen a C5-fehérjéket — ezt ,attéréses
hemolizisnek” nevezik.

Ezért tovabbra is sziikség van a PNH Uj és tovabbfejlesztett kezeléseire.

A krovalimab egy Uj C5-gatld, amelyet az orvos altal vagy a kérhazban beadott els6 adagok
utan a beteg az otthondban bér alad adott injekcidban (lgynevezett szubkutan injekcidban)
alkalmazhat. A PNH-s beteg beadhatja az injekcidt otthon (akar 6 sajat magdanak, akar a
gondozdja neki), vagy beadathatja azt egészségligyi intézményben. A krovalimab-injekcid
beaddsa minddssze néhany percet vesz igénybe.

Ebben a vizsgalatban a kutatdk azt szeretnék megallapitani, hogy a krovalimab biztonsagos-e
— és mennyire hatdsos — olyan PNH-s betegeknél, akik:

e korabban soha nem szedtek C5-gatlét; vagy
e az ekulizumab nev( gydgyszert szedték, mielStt bekapcsolddtak ebbe a vizsgdlatba.

A kutatdk a biztonsagossagot ugy mérték, hogy megfigyelték a résztvevék altal ebben a
vizsgalatban tapasztalt mellékhatasokat és azok sulyossagat. A mellékhatasok olyan
egészséglgyi problémak (példaul szédilés), amelyek a krovalimab szedésének ideje alatt
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fordulnak el6. A kutaték a krovalimab hatdsossagat is mérték oly médon, hogy
megvizsgaltak a résztvevék vérében az LDH és a hemoglobin szintjét, valamint figyelték,
hogy koziilik hanynak volt attoréses hemolizise vagy hanyan szorultak vérdtomlesztésre.
KérdGivek segitségével azt is mérték, hogy a résztvevék mennyire érezték jol magukat a
krovalimab szedésének ideje alatt.

Milyen gydgyszert vizsgdlnak?

A vizsgalt gydgyszer ebben az esetben a krovalimab.

e Ezt Ugy kell kiejteni, hogy , krovalimab”.

e A krovalimab C5-gatlénak nevezett gydgyszerfajta.

e A szervezetben taldlhatd egyik fehérje, a vorosvértestek lebomlasat lehetévé tévé C5
gatlasaval fejti ki hatasat.

e A krovalimab csokkentheti a hemolizist és a hemolizis okozta problémadkat, ezért javulhat
a betegek kdzérzete, és aktivabbak lehetnek a mindennapi életikben.

Mit szeretnének kideriteni a kutatok?

A kutatdk azért végzik ezt a vizsgdlatot, hogy megtudjik, mennyire biztonsagos a krovalimab
—ennek érdekében ellenérzik, hogy hany betegnél jelentkeznek mellékhatdsok a vizsgdlat
soran, és azok mennyire sulyosak (lasd az 5. pontot: ,Milyen mellékhatasokat észleltek
mostanaig?”). Azt is szeretnék kideriteni, hogy a krovalimab mennyire hatasos a
hemolizisnek és annak hatdsainak megel6zésében.

A kutatdk a kévetkez6 f6 kérdésekre szeretnének valaszt kapni:
1. Hanyan tapasztaltak mellékhatdsokat a krovalimab szedésének ideje alatt?

2. Hanyan tapasztaltak sulyos mellékhatasokat a krovalimab szedésének ideje alatt?

Egyéb kérdések, amelyekre a kutatok szeretnének valaszt, hogy megallapithassak,
mennyire hatdsos a krovalimab:
3. Mi tortént a vér LDH-szintjével azoknal, akik krovalimabot szedtek?

4. Mitortént a hemoglobinszinttel azoknal, akik krovalimabot szedtek?
5. Akrovalimabot szed6 betegek kozil hanyan nem szorulnak vératémlesztésre?
6. Hany betegnek volt attoréses hemolizise a krovalimab szedésének ideje alatt?

7. Milyen volt a betegek ,életminGsége” a krovalimab szedésének ideje alatt (jobban vagy
rosszabbul érezték magukat)?

Laikusoknak sz6l6 6sszefoglalé datuma: 2023. augusztus
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Milyen tipusu vizsgalat ez?

,1/2. fazisQ” vizsgalat, ami azt jelenti, hogy ez a krovalimab elsé vizsgalata.

Ez a vizsgalat 4 részbdl allt. A 2. rész, a 3. rész és a 4. rész eredményei azért szerepelnek
ebben az 6sszefoglaldban, mert ezek azok a részek, amelyek a PNH-s betegeket érintik.

® Az 1.részben kisszamu egészséges személy szedett krovalimabot, és a kutatdk orvosi
vizsgalatokat végeztek, hogy tovabbi ismereteket szerezzenek a krovalimabrdél és arrdl,
hogy az hogyan hatott ezekre a személyekre.

- Ennek célja annak megallapitasa volt, hogy a krovalimab biztonsagos-e
embereknél, és hogy a vizsgdlat kovetkez6 részeiben a krovalimab milyen
adagjat lehet biztonsagosan alkalmazni.

- Az 1.rész eredményei nem szerepelnek ebben az 6sszefoglaléban, mivel
egészséges embereken, nem pedig PNH-s betegeken végezték.

® A 2. részben kisszamu PNH-s beteg szedett krovalimabot. Ezek a személyek korabban
még soha nem szedtek C5-gdatld gyégyszert a PNH-ra.

- Ennek célja annak megallapitasa volt, hogy a krovalimab biztonsagos-e olyan
PNH-s betegeknél, akik korabban nem szedtek C5-gatlot.
® A 3. részben kisszamu PNH-s beteg kiilonb6z6 id6kdzonként kiilonb6z6 adagban szedett
krovalimabot. Miel6tt bekapcsolddtak ebbe a vizsgalatba, ezek a személyek az
ekulizumab nev(i C5-gatlét szedték.

- Ennek célja annak megallapitasa volt, hogy a krovalimab biztonsagos-e olyan
PNH-s betegeknél, akik kordbban ekulizumabot szedtek, valamint az, hogy
meghatarozzak a legjobb adagot a 4. részben végzend6 tovabbi vizsgalatokhoz.
® A4, részben PNH-s betegek két csoportja vett részt:

1. olyanok, akik korabban soha nem szedtek C5-gatlét (A. csoport)

2. olyanok, akik ekulizumabot szedtek a PNH-juk kezelésére, mielStt bekapcsolddtak
a vizsgalatba (B. csoport)

- Miel6tt jovGbeli vizsgalatokban alkalmazndk, a 4. részben még tobb
PNH-s betegnél megvizsgaltak a krovalimabnak azt az adagjat és azt a
kezelési itemtervet, amelyik a 3. részben a legjobban bevalt és a
legbiztonsagosabb volt.
e Ennek avizsgalatnak az eredményeit két kiilonb6z6 id6pontban elemezték és
rogzitették:
- miutdn a vizsgalat résztvevi 20 hétig, vagyis az ,elsédleges kezelési id6szakban”
krovalimab-kezelést kaptak;
- miutan a résztvevék korilbelil 3 évig, vagyis a ,kiterjesztett kezelési
idészakban” kaptak krovalimab-kezelést. Ez azt jelenti, hogy azok a betegek, akik
részt vettek a vizsgdlat korabbi részében (az elsGdleges kezelési idészakban), a
20 hetes kezelés befejezése utdn folytattak a krovalimab szedését. A kutatdk azt
kivantdk vizsgalni, hogy a krovalimab mennyire biztonsagos hosszu tavon. Azt is
meg akartak figyelni, hogy a betegek szervezete hosszu tadvon hogy birja a
krovalimabot.

Laikusoknak sz6l6 6sszefoglalé datuma: 2023. augusztus
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A vizsgalat 3. része ,,randomizalt” volt. Ez azt jelenti, hogy véletlenszerlien (pénzfeldobashoz
hasonldan) dontotték el, hogy a krovalimab harom kiilonb6z6 adagja koézil melyiket kapjak a
résztvevék. Az adag véletlenszer( kivalasztdsdval nagyobb a valdszinlsége annak, hogy az
egyes doéziscsoportokban hasonlé résztvevéi jellemzbk (példaul életkor, rassz) keverékét
kapjak. Eltekintve attdl, hogy a 3. részben az egyes csoportokban kiilénb6z6 adagokat
vizsgaltak, az ellatds minden egyéb jellemz6je megegyezett a csoportokban.

A vizsgalat mindegyik része , nyilt elrendezési”. Ez azt jelenti, hogy minden orvos és a
vizsgalat 6sszes résztvevdje tudja, hogy krovalimabot szedett, és azt is, hogy melyik adagot.

Mikor és hol keriil sor a vizsgalatra?

A vizsgalat 2017 majusaban kezd6dott, és ez az 6sszefoglald a 2021 novemberéig kapott
eredményeket tartalmazza. Ennek az 6sszefoglaldnak a megirdsakor folyamatban van a
tovabbi informacidk gyljtése.

A vizsgalat idérendje

2017. majus +—+ +—t 2031. junius
Vizsgalat = = A vizsgalat
kezdete —a — —7 befejez6dik
2. részben az 2020. januar 2021. november
els6 beteg A2.és3.rész o A4 .rész
megkapja a eredményeit és a aktivitassal
vizsgalati 4. rész kapcsolatos
gyogyszert mellékhatasokkal eredményeit

kapcsolatos rogzitették

eredményeit 20 hetes kezelés

rogzitették 20 hetes utdn

kezelés utan e A2,3.és4. rész

hosszu tavu
eredményeit
rogzitették
korulbeldl 3 éves
kezelés utan

Ez a vizsgalat még folyamatban van, igy az id6érendben a szimbélumok () azt mutatjak,
hogy mikor rogzitették az ebben az 6sszefoglaldban szerepld informacidkat (2020. januar —
korulbelil 32 hdonappal vagy kozel 3 évvel a vizsgdlat kezdete utdn, valamint 2021.
november — korilbeliil 4 évvel és 6 hdnappal a vizsgdlat kezdete utan).

A vizsgalatra 15 vizsgaldhelyen keril sor 6 eurdpai és azsiai orszagban. Ez a térkép azokat az
orszagokat mutatja, ahol ezt a vizsgalatot végzik.

Laikusoknak sz6l6 6sszefoglalé datuma: 2023. augusztus
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e Franciaorszag e Magyarorszag
o Németorszag e Japan
e Olaszorszag o Dél-Korea

2. Ki vesz részt ebben a vizsgalatban?

A vizsgalatba negyvennégy PNH-s beteg kapcsolddott be: 10 f6 a 2. részben, 19 f6 a

3. részben és 15 6 a 4. részben. Ebbdl a 44 betegbél negyvenharom folytatta a krovalimab
szedését a 20 hetes kezelés befejezése utan, és bekerllt a vizsgalat kiterjesztett kezelési
id&szakdaba. Itt olvashatdk tovabbi informacidk ezekrdl a résztvevokrol.

A vizsgalatban részt vevd személyek életkora 29 és 74 év kozott volt. A 44 f6b6l harmincegy
(70%) férfi, 13 (30%) pedig né volt.

A jelentkez6k akkor vehettek részt a vizsgdlatban, ha:
® PNH-ban szenvedtek.

® 18 és 75 év kozott volt az életkoruk.

e Korabban nem szedtek ,C5-gatld” nevi gydgyszert a PNH kezelésére (2. rész és a 4. rész
A. csoportja), VAGY

o Miel6tt bekapcsolddtak ebbe a vizsgdlatba, legalabb 3 hdnapig az ekulizumab nev( C5-
gatlot szedték (3. rész és a 4. rész B. csoportja).

e Véddboltast kaptak a Neisseria meningitidis nev( baktérium 3ltal okozott fert&zés ellen.

A jelentkez6k nem vehettek részt a vizsgalatban, ha:

e azel6tt, hogy bekapcsolddtak a vizsgalatba, allergias vagy életveszélyes reakcidt
(anafilaxiat) tapasztaltak antitesteket tartalmazé gydgyszerek alkalmazasa utan;

e |épeltavolitd mitéten estek at kevesebb mint 1 évvel azel6tt, hogy bekapcsolddtak a
vizsgalatba;

® meningococcus okozta agyhartyagyulladdsnak nevezett fert6zésiik volt azel6tt, hogy
bekapcsolddtak a vizsgalatba.

A betegek részt vehettek a kiterjesztett kezelési szakaszban, ha teljesitették a vizsgalat 2., 3.
vagy 4. részét, és az orvos szerint a krovalimab-kezelés el6ny6s volt szamukra.

Laikusoknak sz6l6 6sszefoglalé datuma: 2023. augusztus
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3. Mi tortént eddig a vizsgalat soran?

A vizsgalat sordn mind a 44 résztvevd krovalimabot szedett. Kiilonb6z8 csoportokba soroltak
6ket, amelyekben kiilonb6z6 id6kézonként kilonbdzé adagokban szedték a krovalimabot.

A kezelési csoportok a kdvetkezbk voltak:
® 2.rész (10 f6, aki kordbban nem szedett C5-gatlot PNH-ra)

— A 2. részben mindenki a krovalimabnak ugyanazokat az adagjait szedte 20 hétig.
o 3.rész (19 f6, aki korabban ekulizumabot szedett)

— Ezeket a résztvevbket 3 kisebb csoportra osztottak, és mindegyik csoportban
kiilonboz6 adagokban és id6pontokban szedték a krovalimabot 20 héten
keresztil (A., B. és C. csoport).

® 4.rész (156, akik koziil 8 korabban nem szedett C5-gatlét PNH-ra [A. csoport], 7 pedig
ekulizumabot szedett [B. csoport])

— Ezek a résztvev6k mind ugyanabban az adagban és id6pontokban szedték a
krovalimabot 20 héten keresztil. A 4. részben alkalmazott adagokat és
id6pontokat az 1., 2. és 3. rész eredményei alapjan valasztottdk ki.

A kiterjesztett kezelési id6szakban a 2., 3. és 4. rész 0sszes résztvevéje korilbelil 3 évig
ugyanazokban az adagokban kapta a krovalimabot.

Ebben a tablazatban az egyes csoportok tagjainak szama és a gydgyszer alkalmazdsanak
maddja lathato.

Az els6dleges kezelési idGszakban a betegek kezdetben vénaba adott injekcidban (iv.
injekcidban) kaptak a krovalimabot. Ezek az elsé adagok az ugynevezett ,telité adagok”. Ez a
tablazat tartalmazza a vizsgalat egyes csoportjaiban alkalmazott telité adagokat.

2.rész 3.rész 4. rész

A. csoport B. C. A. B.
csoport csoport | csoport | csoport

A krovalimabot 10 7 6 6 8 7
szed6k szama

Milyen gyakran | 375 mgaz 1. 1000 mg az 1. napon 1000 mg az 1.
és mennyit napon napon vénaba
vettek be a adott injekcidban,
telito >00mg a 8. majd 340 mg a 2.,
adagokbdl napon 8., 15. és
1000 mg a 22. napon bér ala
22. napon adott injekcidban

A telit6 adagok beaddsa utdn a résztvev6k szubkutdn injekcidban kaptak a krovalimabot.
Ezek a kbvetkezd adagok az ugynevezett ,fenntarté adagok”. Ez a tablazat tartalmazza a
vizsgalat egyes csoportjaiban alkalmazott fenntarté adagokat.

Laikusoknak sz6l6 6sszefoglalé datuma: 2023. augusztus
Oldalszam: 9/19.



2.rész 3.rész 4, rész
A. csoport B. csoport C. A. B. csoport
csoport | csopor
t
A 10 7 6 6 8 7
krovalimabot
szeddk
szama
Milyen 170 mg 170 mg 340 mg 2 170 mg | 680 mg (ha a résztvevd
gyakran és hetente | hetente 8 hetentea | hetente | testsulya 40 és 100 kg
mennyit a 29. héten 8. naptal as. kozott volt) vagy
vettek be a naptdl keresztil a kezdve naptol 1020 mg (ha a
fenntarté kezdve 8. naptdl kezdve résztvevé testsulya
adagokbdl kezdve, 100 kg felett volt)
majd 4 hetente a 29. naptdl
680 mg kezdve
4 hetente

A kiterjesztett kezelési id6szakban minden résztvevd szubkutan injekciéban kapta a
krovalimabot) 680 mg-os adagban (ha a testsulya 40 és 100 kg kdzott volt) vagy 1020 mg-os
adagban (ha a testsulya 100 kg felett volt) 4 hetente.

Ezen a képen tovabbi informacidk lathatdk arrdl, hogy mi tértént a vizsgalatban — és mik a

kovetkez6 lépések.

Sz(irés Kezelés
2. RESZ
10 PNH-s beteg, aki nem
szedett C5-gatlot,
20 hétig krovalimabot kap
3.RESZ
PNH-s 19 PNH-s beteg, aki
betegek

kivalasztdsa a
vizsgalatban
valé
részvételre

szedett, 20 hétig
krovalimabot kap

4. RESZ

e korabban ekulizumabot s =

15 PNH-s beteg, beleértve
azokat, akik korabban nem

szedtek C5-gatlot (8 f6),
valamint azokat, akik
korabban ekulizumabot
szedtek (7 f6), 20 héten
keresztul krovalimabot kap

Kiterjesztett kezelési szakasz

A 2., 3. és 4. részben részt vevé
betegek, akiknél a krovalimab-
kezelés el6nyos volt, tovabb
kaphatjak a krovalimabot legfeljebb
10 évig

| !
2017. majus

Vizsgélat kezdete

2020. januar
Eredmények rogzitése

Laikusoknak sz6l6 6sszefoglalé datuma: 2023. augusztus

T 1
' 2031. junius

Vizsgélat vége
2021. november

14 év és 1 honap
utdn
Eredmények rogzitése
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Az idérendben a szimbdlumok () azt mutatjak, hogy mikor rogzitették az ebben az
Osszefoglaldban szereplS informaciokat (2020. januar — koriilbell 32 hénappal vagy kozel

3 évvel a vizsgdlat kezdete utan, valamint 2021. november — kortlbelil 4 évvel és

6 hénappal a vizsgalat kezdete utdn).

Amikor a vizsgalat résztvev6i abbahagyjak ennek a gydgyszernek a szedését, megkérik 6ket
arra, hogy 6 hénapig maradjanak kapcsolatban a vizsgaldhelyiikkel, hogy ellenérizni lehessen
az egészségi allapotukat.

4. Mik a vizsgalat eddigi eredményei?

A kutatok azt vizsgdltdk, hogy a krovalimab biztonsagos-e — és mennyire hatasos — azoknal a
PNH-s betegeknél, akik korabban nem szedtek C5-gatlét (2. rész és 4. rész A. csoportja),
valamint azoknal, akik ekulizumabot szedtek, miel6tt bekapcsolddtak ebbe a vizsgalatba (3.
rész és 4. rész B. csoportja) rovid tavon (20 hetes kezelés ideje alatt az elsédleges kezelés
id&szakban), illetve hosszu tavon (korilbelll 3 éves kezelés ideje alatt a kiterjesztett kezelési
id&szakban).

1. kérdés: Hanyan tapasztaltak mellékhatasokat a krovalimab szedésének ideje
alatt?

® Avizsgalat kimutatta, hogy a betegek 32%-anal (a vizsgalatban részt vevé 44 beteg kozdl
14-nél) jelentkeztek olyan mellékhatasok, amelyeket orvosaik véleménye szerint hosszu
tdvon a krovalimab okozott (korilbelil 3 éves kezelés).

® A mellékhatasok tipusainak leirdsat az 5. pont tartalmazza.

2. kérdés: Hanyan tapasztaltak sulyos mellékhatasokat a krovalimab szedésének
ideje alatt?

Egy mellékhatas akkor mindsil ,,sulyosnak”, ha életveszélyes, kérhazi ellatast igényel, vagy
tartds problémakat okoz.

® Hosszu tdvon (korilbelil 3 éves kezelés) a betegek 5%-anal (a vizsgalatban részt vevd
44 beteg kozil 2-nél) jelentkezett sulyos mellékhatas, amelyet orvosaik véleménye
szerint a krovalimab okozott.

® Asulyos mellékhatdsok, amelyeket az orvosok szerint a krovalimab okozott:

-, Attéréses hemolizis”, ami akkor kovetkezik be, amikor a C5-gétlé gyégyszer
nem gatolja teljesen a C5-6t, és a vorosvértestek elpusztulnak.

- Felsé léguti fert6zés.

® Az attéréses hemolizis és a felsé léguti fert6zés egyarant a résztvevék 2%-anal (a
vizsgalatban részt vevé 44 beteg kozil 1-nél) fordult el6.

3. kérdés: Mi tortént a vér LDH-szintjével azoknal, akik krovalimabot szedtek?
A PNH-s betegek kezelésekor az orvosok arra torekszenek, hogy az LDH szintjét egy
bizonyos, ebben a vizsgalatban ,magasnak” mingsitett szint alad csokkentsék.

Az elsGdleges kezelési id6szak alatt (a kezelés elsé 20 hete):
® A2.részben mind a 10 résztvevénél (100%) csdkkent az LDH-szint csdkkent réviddel a
krovalimab szedésének elkezdése utan.
— Amikor a krovalimab szedésének elkezdése utan nagyjabdl 1 hdnappal az
orvosok megmérték, a vér LDH-szintje 10 résztvev6bél 8-nal (80%) a jelen
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vizsgalatban ,,magasnak” mindsitett szint ald csdkkent. Az orvosok minden
alkalommal megmérték az LDH-szintet, amikor a vizsgdlat résztvevéje
elldtogatott a kdrhazba a krovalimab 20 hétig tartd szedésének ideje alatt.
Osszesen 10 (1-2 hetente végzett) viziten az LDH-szintek egyenletesek és az
ebben a vizsgalatban ,,magasnak” mindgsitett szint alatt maradtak mindegyik
viziten a résztvevék 70-90%-anal.
e A 3.részben a kordbban ekulizumabot szed6 19 beteg koziil 6-nak (32%) magasabb volt
az LDH-szintje, mint az ebben a vizsgalatban a krovalimab szedésének elkezdése el6tt
,magasnak” mindgsitett szint.

— Mind a 6 ilyen résztvevének (100%) az LDH-szintje az ebben a vizsgalatban
,magasnak” mindsitett szint ald csokkent réviddel a krovalimab szedésének
elkezdése utén.

— A 3.részben az Osszes tobbi résztvevének (19-b6l 13-nak) (68%) egyenletes vagy
alacsonyabb volt az LDH-szintje a krovalimab szedésének elkezdése utdn.

— Az LDH-szintnek ez a javuldsa bekovetkezett 2 olyan résztvevénél is, akinél olyan
genetikai mutacié volt jelen, amely megakaddlyozta, hogy az ekulizumab hatdst
fejtsen ki a PNH-jara.

® A4, rész A. csoportjdban mind a 8 olyan betegnél, aki korabban nem szedett C5-gatlét a
PNH-ra, az LDH szintje magasabb volt, mint az ebben a vizsgalatban a krovalimab
szedésének elkezdése eldtt ,,magasnak” mindsitett szint.

— Mind a 8 ilyen résztvevének (100%) az LDH-szintje az ebben a vizsgalatban
,magasnak” mingsitett szint ald csdkkent réviddel a krovalimab szedésének
elkezdése utan (a 22. napra).

— Mind a 8 ilyen résztvevénél az LDH-szint ezutan egyenletes és az ebben a
vizsgalatban ,,magasnak” mindsitett szint alatt maradt a 20. hétig, kivéve egy
beteget, akinek az LDH-szintje dtmenetileg az ebben a vizsgalatban ,,magasnak”
mingsitett szint folé emelkedett a 29. napon, mivel olyan fert6zése (hérghurut)
volt, amely duzzanatot okozott a levegét a tiid6be szallitdé csdvekben, ami a
hemolizis fokozddasat idézte eld.

e A4, rész B. csoportjaban mind a 7 olyan betegnél, aki kordbban ekulizumabot szedett,
az LDH-szint alacsonyabb volt, mint az ebben a vizsgalatban a krovalimab szedésének
elkezdése el6tt ,,magasnak” mindsitett szint, és egyenletes maradt a 20 hetes kezelés
végéig.

A kiterjesztett kezelési id6szak alatt (korilbelll 3 éves kezelés):
® Az orvosok minden alkalommal megmérték az LDH-szintet, amikor a vizsgalat
résztvevdje elldtogatott a kdrhdzba. A résztvevik altaldban 8 hetente latogattak el a
kdrhazba legfeljebb 26 vizit céljabdl. Az egyes viziteken az LDH-szint altaldban
egyenletes volt, és a vizsgalt 43 beteg esetében az ebben a vizsgalatban ,,magasnak”
mingsitett szint alatt maradt.
— Akiterjesztett kezelési id6szakban mindegyik orvosi viziten a vizsgdlatban részt
vevl betegek 80—100%-anak az LDH-szintje alacsonyabb volt az ebben a
vizsgalatban ,,magasnak” mindgsitett szintnél.

4. kérdés: Mi tortént a hemoglobinszinttel azoknal, akik krovalimabot szedtek?
A PNH-s betegek hemoglobinszintje gyakran alacsonyabb hemolizis miatt. Az elsGdleges
kezelési idGszak alatt (a kezelés els6 20 hete):
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e Miutan a 2. részben a résztvevik elkezdték szedni a krovalimabot, a hemoglobinszintjik
emelkedett, majd egyenletes maradt. 10 f6bél 6sszesen 8-nak (80%) egyenletes volt a
hemoglobinszintje, mialatt a krovalimabot szedték 20 héten keresztdil.

e Miutan a 3. részben a résztvevék elkezdték szedni a krovalimabot, a hemoglobinszintjik
egyenletes maradt. 19 f6bél 6sszesen 12-nak (63%) egyenletes volt a hemoglobinszintje,
mialatt a krovalimabot szedték 20 héten keresztiil.

® A4, részben a kordbban a PNH-ra C5-gatldét nem szed6 8 betegbdl 5-nél (63%), illetve a
kordbban ekulizumabot szed6 7 betegbdl 5-nél (71%) a hemoglobinszint egyenletes volt,
mialatt a krovalimabot szedték 20 héten keresztiil.

A kiterjesztett kezelési id6szak alatt (kortlbelll 3 éves kezelés):

A hemoglobinszintet tobb id6szakon keresztiil mérték — mindegyik id6szak 24 hétbdl (vagy
6 hdnapbdl) allt, és dsszesen legfeljebb nyolc ilyen id6szak volt. A hemoglobinszint a
vizsgalatban részt vev6 betegek 79-88%-anal egyenletes maradt a krovalimab szedésének
ideje alatt. Ez azt jelenti, hogy a legalacsonyabb szdm (azoknak a betegeknek a szazalékos
aranya, akiknek a hemoglobinszintje egyenletes volt) mindegyik ilyen id6szakban 79, a
legmagasabb pedig 88 volt.

5. kérdés: A krovalimabot szed6 betegek koziil hanynak nem volt sziiksége

vératomlesztésre?

Az elsGdleges kezelési id6szak alatt (a kezelés elsé 20 hete):

® A2.részben 10 beteghdl 8-nak (80%) nem volt sziiksége vératomlesztésre, mialatt a
krovalimabot szedte 20 héten keresztiil.

® A3.részben 19 beteghdl 14-nak (74%) nem volt sziiksége vératdémlesztésre, mialatt a
krovalimabot szedte 20 héten keresztiil.

® AA4.részben a korabban a PNH-ra C5-gatlét nem szedd 8 betegbél 5-nek (63%), illetve a
korabban ekulizumabot szedd 7 betegbdl 6-nak (86%) nem volt sziiksége
vératomlesztésre, mialatt a krovalimabot szedte 20 héten keresztul.

A kiterjesztett kezelési id6szak alatt (korilbelil 3 éves kezelés):

® Alegaldbb 1 vératomlesztést igényld betegek szamat tobb idészakban mérték —
mindegyik id6szak 24 hétbdl (vagy 6 hénapbdl) allt, és 6sszesen legfeljebb nyolc ilyen
id6szak volt. A vizsgalatban részt vevs betegek 83—92%-anak nem volt sziiksége
vératomlesztésre, mialatt a krovalimabot szedte korilbeliil 3 éven keresztiil. Ez azt
jelenti, hogy a legalacsonyabb szam (azoknak a betegeknek a szdzalékos aranya, akik
nem szorultak vératémlesztésre) mindegyik ilyen id6szakban 83, a legmagasabb pedig
92 volt.

6. kérdés: Hany betegnek volt attoréses hemolizise a krovalimab szedésének ideje
alatt?

LAttoréses hemolizis” akkor kdvetkezik be, amikor a C5-gétlé gydgyszer nem gatolja teljesen
a C5-0t, és a vorosvértestek elpusztulnak.

Az els6dleges kezelési idGszak alatt (a kezelés elsd 20 hete):

® A 2.részben a 10 beteg koziil egynél sem (0%) fordult el6 attoréses hemolizis.
e A3.részben a 19 beteg koziil 2-nek (11%) volt attoréses hemolizise.
® AA4.részben a 15 beteg koziil egynél sem (0%) fordult el6 attdréses hemolizis.

A kiterjesztett kezelési id6szak alatt (kortlbelll 3 éves kezelés):
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® A 43 beteg kozil 6tnek (12%) volt attéréses hemolizise.

7. kérdés: Milyen volt a betegek ,,életmindsége” a krovalimab szedésének ideje

alatt (jobban vagy rosszabbul érezték magukat)?

A kutatok ellendrizni tudjak, hogy a betegek hogy érzik magukat, mialatt vizsgalati

gyogyszert szednek (mérik az ,,életmindségiiket”) — ennek érdekében megkérik Gket arra,

hogy toltsenek ki kérdSiveket minden alkalommal, amikor ellatogatnak a vizsgdldhelyre,

hogy megkapjak a gyogyszeriiket vagy kontrollvizsgalaton vegyenek részt. Ezekben a

kérdGivekben kérdésekre kell valaszolniuk azzal kapcsolatosan, hogy mennyire faradtak, és

hogy képesek-e elvégezni a szokdsos napi tevékenységeiket, példaul firddni, hazimunkat
végezni vagy a munkahelyikon teljesiteni stb. A valaszokat pontozzak, igy a kutatdk
lathatjak, hogy a beteg jobban vagy rosszabbul érzi-e magat az id6 mulasaval.

o Akrovalimab szedésének els6é 10 hete utan azok a betegek, akik korabban nem szedtek
C5-gatlot (2. rész), kevésbé érezték faradtnak magukat, jobban tudtak végezni a napi
tevékenységeiket, és 6sszességében jobban voltak, mint a gyogyszer szedésének
elkezdése el6tt.

® Azoknal a betegeknél, akik kordbban C5-gatlot szedtek (3. rész), a faradtsagra, a napi
tevékenységek végzésére és az altalanos kozérzetre vonatkozd pontszamok
egyenletesek maradtak a krovalimab szedésének elsé 20 hetében.

e Miutan 20 hétig krovalimabot szedtek, azok a betegek, akik kordbban nem szedtek C5-
gatlot (4. rész A. csoportja), kevésbé érezték faradtnak magukat, és jobban tudtak
végezni a napi tevékenységeiket, mint a gydgyszer szedése elétt. Azoknadl a betegeknél,
akik korabban ekulizumabot szedtek (4. rész B. csoportja), a faradtsagra, a napi
tevékenységek végzésére és az altaldnos kozérzetre vonatkozé pontszamok altaldban
egyenletesek maradtak a krovalimab szedésének elsé 20 hetében.

Ez a rész csak a vizsgalat legfontosabb eredményeit mutatja. Az 6sszes tobbi eredményrél az
ennek az 6sszefoglalonak végén megadott weboldalakon lehet informacidkat olvasni (lasd
8. pont).

5. Milyen mellékhatasokat észleltek mostanaig?

A mellékhatasok olyan egészségligyi problémak (példaul szédiilés), amelyek a krovalimabot
szedd résztvevGknél fordulnak el a vizsgalat ideje alatt.

® Avizsgaldorvosok ugy vélték, hogy az ebben az 6sszefoglaldban leirt mellékhatasok
Osszefliggnek a vizsgalatban alkalmazott kezeléssel.

® Ebben a vizsgalatban nem minden résztvevénél jelentkeztek ugyanazok a
mellékhatdsok.

® A mellékhatdsok egyénenként eltérék lehetnek, és sulyossaguk az enyhétél a nagyon
sulyosig terjedhet.

® Fontos tudni, hogy az itt ismertetett mellékhatasok ebbdl az egy vizsgalatbdl
szarmaznak. Ezek a mellékhatasok eltérhetnek az egyéb vizsgdlatokban megfigyelt
vagy a gyogyszer betegtdjékoztatdjaban felsorolt mellékhatdsoktél.

A sulyos és a gyakori mellékhatasok felsorolasat a kovetkez6 pontok tartalmazzak.
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Sulyos mellékhatasok

Egy mellékhatas akkor mingsil ,,sulyosnak”, ha életveszélyes, kérhazi ellatast igényel, vagy
tartdés problémadkat okoz.

Ebben a vizsgalatban:

® Hosszu tavon (a kezelés koriilbellil 3 évig tartd alkalmazasa alatt) a betegek 5%-anal (a
vizsgalatban részt vevé 44 beteg kozil 2-nél) jelentkezett sulyos mellékhatas, amelyet
orvosaik véleménye szerint a krovalimab okozott.

e Ezek a sulyos mellékhatasok, amelyeket az orvosok véleménye szerint a krovalimab
okozott:

- Attoréses hemolizis”, ami akkor kdvetkezik be, amikor a C5-gatlé gydgyszer
nem gatolja teljesen a C5-6t, és a vorosvértestek elpusztulnak. Attoréses
hemolizis a résztvev6k 2%-anal fordult el (ebben a vizsgdlatban 44 betegbdl 1-
nél).

- Fels6 léguti fertézés, amely szintén a résztvevlk 2%-anal (ebben a vizsgalatban
44 betegbdl 1-nél) fordult el6.
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Gyakori mellékhatasok

Hosszu tavon (3 éves kezelés ideje alatt) a vizsgdlatban részt vevé 44 beteg koziil 14-nél (kb.
32%) jelentkezett olyan mellékhatds, amelyet orvosaik véleménye szerint a krovalimab
okozott.

A vizsgalat soran egyik betegnek sem kellett abbahagynia a krovalimab szedését az dltala
okozott mellékhatasok miatt.

Ezek a mellékhatasok az aldbbi tablazatban lathatok. Néhany résztvevénél egynél tobb
mellékhatds jelentkezett — emiatt a tablazat egynél tobb soraban szerepelnek.

Hosszu tavon (3 éves kezelés ideje alatt):

Az et?ben aj vizsgalatban jelentett Bsszesen 44 £
mellékhatasok?

7%
Fejfajas

(44-bél 3)

5%
Virusfert6zés

(44-bél 2)
Piros, viszket6 dudorok a b6ron 5%
(csalankiutés) (44-b8I 2)

5%
Vorosvértestek pusztulasa (hemolizis)

(44-bél 2)

2 Ez a tdblazat csak azokat a mellékhatasokat tartalmazza, amelyek 2 vagy tobb résztvevénél
fordultak elé.

Azoknal a betegeknél, akik egy masik C5-gatlot (példaul ekulizumabot) szedtek a PNH-juk
kezelésére a krovalimabra vald attérés el6tt, mellékhatdsként enyhe vagy kézepesen sulyos
bérkiutések jelentkezhetnek a karon vagy a labszdaron, iziileti fajdalommal egytt. Ebben a
vizsgalatban a krovalimab el6tt ekulizumabot szed6 26 beteg koziil 2 (8%) tapasztalta ezeket
a mellékhatasokat, amelyek a krovalimab-kezelés utdn 6—9 nappal jelentkeztek és néhany
hétig tartottak. Ezt a 2 beteget szteroidokkal, antihisztaminokkal és antibiotikumokkal
kezelték. A bérkilitések és az iziileti fajdalom megszlintek anélkil, hogy a krovalimab-
kezelést mddositani kellett volna.
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6. Hogyan segitette ez a vizsgalat a kutatast?

Az itt bemutatott informdcidk a PNH egyetlen vizsgalatdban részt vevs 44 személyt6l
szarmaznak. Ezek az eredmények segitettek a kutatéknak tovabbi ismereteket szerezni a
PNH-rél és a krovalimabrdl.

Ez a vizsgalat kimutatta, hogy a krovalimabot szed6 PNH-s betegek korilbeliil 32%-anal
jelentkeztek az ezzel a gydgyszerrel 6sszefliggd mellékhatasok, de egyik mellékhatds sem
volt sulyos. A vizsgdlat a kovetkezGket is kimutatta:

® Az ebben a vizsgdlatban krovalimabot szed6 6sszes beteg kérében a korilbelil 3 éves
kezelési id6szak barmely id6pontjaban 80—100% volt azoknak a betegeknek az ardnya,
akiknek az LDH-szintje egyenletes és az ebben a vizsgalatban ,,magasnak” mindsitett
szint alatt volt.

o Azoknal, akik korabban nem szedtek C5-gdtlét, az LDH szintje csokkent réviddel azutan,
hogy elkezdtek krovalimabot szedni.
— Azoknal, akik a jelen vizsgalat el6tt ekulizumabot szedtek, az LDH-szint az ebben
a vizsgalatban ,magasnak” mindsitett szintre vagy az ala csdkkent és/vagy
egyenletes és az ebben a vizsgalatban ,,magasnak” mindgsitett szint alatt maradt.
» Az LDH-szintnek ez a javuldsa bekovetkezett 2 olyan résztvevénél is,
akinél olyan genetikai mutacidk voltak jelen, amelyek miatt az
ekulizumab nem volt hatdsos.
® A hemoglobinszint emelkedett azoknal a betegeknél, akik kordbban nem szedtek C5-
gatlot, illetve egyenletes maradt azoknal, akik ekulizumabot szedtek, miel6tt
bekapcsolddtak a vizsgalatba.
o Akorilbelil 3 éves id6szak barmely id6pontjaban a betegek 83-92%-anak nem volt
szliksége vératomlesztésre, mialatt krovalimabot szedett.
® Avizsgalatban részt vevs 43 beteg koziil 6sszesen 5-nek (12%) volt attoréses hemolizise,
mialatt krovalimabot szedett.
® Azoknak a betegeknek, akik kordbban nem szedtek C5-gatlot (2. rész és a 4. rész
A. csoportja), jobb volt az életmindsége 10—20 hetes krovalimab-kezelés utan, tovabba
azoknal, akik ekulizumabot szedtek, miel6tt bekapcsolédtak a vizsgalatba (3. rész és a
4. rész B. csoportja), megmaradt az ekulizumabbal elért életminGség-javulds, miutan
attértek a krovalimab 20 hétig tarté szedésére.

Ennek a vizsgalatnak a krovalimabbal kapcsolatos eredményeit nem lehet kdzvetlenil
Osszehasonlitani az ekulizumabbal elért eredményekkel, mivel az ekulizumab nem tartozott
a vizsgalt gyogyszerek kozé.

Egyetlen vizsgalatbdl sem lehet megtudni mindent arrdl, hogy egy gydgyszer mennyire
biztonsagos és mennyire hatdsos. Szamos vizsgdlatra és sok emberre van sziikség ahhoz,
hogy mindent megtudjunk, amit kell. Ennek a vizsgalatnak az eredményei eltérhetnek az
ugyanezzel gyégyszerrel végzett mas vizsgalatok eredményeitdl.

e Ez azt jelenti, hogy nem szabad dontéseket hozni ennek az egy 6sszefoglalonak az
alapjan — mindig beszéljen orvosaval, miel6tt barmilyen dontést hozna a kezelésével
kapcsolatban.
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7. Terveznek-e egyéb vizsgalatokat?

Jelenleg a krovalimabbal egyéb vizsgalatokat is végeznek PNH-s betegek nagyobb
csoportjaiban. Ezekben a vizsgalatokban a krovalimabot 6sszehasonlitjak az ekulizumabbal.
A kutatok dsszehasonlitjdk, hogy ezek a gydgyszerek mennyire hatdsosak és mennyire
biztonsagosak:

e olyan személyeknél, akik korabban nem szedtek C5-gatlot (a COMMODORE 2 és a
COMMODORE 3 nevd vizsgalat); és

e olyan személyeknél, akik egyéb C5-gatldkat szedtek, miel6tt bekapcsolddtak a
vizsgalatba (a COMMODORE 1 nev(i vizsgalat).

Ezekrdl az egyéb vizsgdlatokrdl tovabbi tudnivaldk az aldbb felsorolt weboldalakon
olvashatoék:

¢ COMMODORE 1: https://clinicaltrials.gov/ct2/show/NCT04432584
¢ COMMODORE 2: https://clinicaltrials.gov/ct2/show/NCT04434092
¢ COMMODORE 3: https://clinicaltrials.gov/ct2/show/NCT04654468

8. Hol kaphatok tovabbi tajékoztatast?

Errél a vizsgalatrdl tovabbi tudnivaldk az alabb felsorolt weboldalakon olvashatoék:
® https://clinicaltrials.gov/ct2/show/NCT03157635

® https://www.clinicaltrialsregister.eu/ctr-search/search?query=2016-002128-10

Ha szeretne b6vebb felvildgositast ennek a vizsgalatnak az eredményeirdl, a tudomanyos
kozlemények teljes cime a kévetkezd:

,»The complement C5 inhibitor crovalimab in paroxysmal nocturnal hemoglobinuria” (,,A
komplement C5-gatlé krovalimab paroxizmalis nokturndlis hemoglobinuridban”). A
kozlemény szerzGi: Alexander Roth, Jun-ichi Nishimura, Nagy Zsolt, Julia Gaal-Weisinger,
Jens Panse és masok. Ez a kozlemény a ,,Blood” folydirat 135. szdmdnak 912-920. oldalan
jelent meg.

,Crovalimab treatment in patients with paroxysmal nocturnal haemoglobinuria (PNH): Long-
term results from the Phase I/Il COMPOSER trial” (,,Krovalimab-kezelés paroxizmalis
nokturnalis hemoglobinuridban (PNH) szenvedd betegeknél: az I/11. fazisi COMPOSER
vizsgalat hosszu tavu eredményei”). A kozlemény szerz8i: Alexander Réth, Satoshi Ichikawa,
Yoshikazu Ito, Jin Seok Kim, Nagy Zsolt és masok. Ez a kozlemény a European Journal of
Haematology folydiratban (2023;111:300-310) jelent meg.
https://doi.org/10.1111/ejh.14011.

Kihez fordulhatok, ha kérdésem van ezzel a vizsgalattal kapcsolatosan?

Ha tovabbi kérdései vannak ennek az 6sszefoglaldnak az elolvasasa utdn:
® Forduljon a Roche helyi irodanak képviselGjéhez.

Ha részt vett ebben a vizsgdlatban, és barmilyen kérdése van az eredményekkel
kapcsolatosan:

® Forduljon a vizsgaléorvoshoz vagy a vizsgdlatot végz6 kdrhaz vagy klinika személyzetéhez.

Laikusoknak sz6l6 6sszefoglalé datuma: 2023. augusztus
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Ha kérdése van a sajat kezelésével kapcsolatosan:
® Forduljon a kezeléséért felelés orvoshoz.

Ki szervezte és finanszirozta ezt a vizsgdlatot?

Ezt a vizsgdlatot az F. Hoffmann-La Roche Ltd (székhelye: Bazel, Svdjc) és a Chugai
Pharmaceutical (székhelye: Tokid, Japan) szervezte és finanszirozta.

A vizsgalat teljes cime és egyéb azonosité adatok

A vizsgalat teljes cime: ,Study to Assess Safety, Efficacy, Pharmacokinetics, and
Pharmacodynamics of Crovalimab in Healthy Volunteers and Participants With Paroxysmal
Nocturnal Hemoglobinuria (Vizsgalat a krovalimab biztonsdgossaganak, hatdsossaganak,
farmakokinetikajanak és farmakodinamidjanak értékelésére egészséges onkénteseknél és
paroxizmalis nokturnalis hemoglobinuridban (PNH) szenved6 betegeknél)”.

A vizsgalat neve ,,COMPOSER”.
® A vizsgalati terv szama: BP39144.

® A vizsgalat ClinicalTrials.gov-azonositdja: NCT03157635.
® A vizsgalat EudraCT-szdma: 2016-002128-10.
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