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El tratamiento de una sola vez
que ayuda a preservar las
capacidades cotidianas*
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* Medido por el impacto en la funcion motora a lo largo del tiempo (frente a
placebo a1afio y control externo durante 3 afios) para la evaluacion ambulatoria
North Star, el tiempo para levantarse del suelo y el tiempo para caminar/correr
10 metros. Las evaluaciones adicionales a los 3 afos se consideran exploratorias.
Consulte con su médico para obtener mds informacion.

INFORMACION IMPORTANTE DE SEGURIDAD

¢Cudl es la informacién mds importante que debo (Qué es ELEVIDYS?
saber sobre ELEVIDYS? ELEVIDYS es una terapia genética
Lesion hepdatica grave rapida e insuficiencia de venta con receta que se usa para
hepatica rapida tratar a pacientes ambulatorios de al
ELEVIDYS puede aumentar ciertos niveles de andlisis de menos 4 afos de edad con distrofia
laboratorio relacionados con el higado y causar muscular de Duchenne (DMD) que
una lesién hepdtica grave rapida, insuficiencia tienen una mutacién confirmada en
hepatica rapida y muerte. Los pacientes con problemas el gen DMD.
hepdticos preexistentes pueden correr un mayor riesgo. ELEVIDYS no se recomienda para
Se ha producido una complicacién de codgulos sanguineos personas con:

en el vaso sanguineo del abdomen que ayuda a transportar
la sangre desde los intestinos hasta el higado.

Los pacientes recibirdn medicamentos corticoesteroides
orales antes y después de la infusidon de ELEVIDYS y
necesitardn hacerse andlisis de sangre semanales para
controlar la funcién hepdtica durante 3 meses o mds
después del tratamiento.

Durante al menos 2 meses después de la infusion de
ELEVIDYS, permanezca cerca de un establecimiento

de atencién médica que el médico le recomiende.
Péngase en contacto con un médico inmediatamente

si la piel/el blanco de los ojos del paciente se ve

amarillento o si el paciente omite o vomita una dosis (.) Elevid S

Problemas hepdticos preexistentes
o infeccién hepdtica, debido al alto
riesgo de lesién hepdtica grave rdpida
e insuficiencia hepdtica rdpida
Vacunacién reciente (dentro de

las 4 semanas del tratamiento

con ELEVIDYS)

Infecciones actuales o recientes
(dentro de las 4 semanas del
tratamiento con ELEVIDYS)

de corticoesteroides.

Consulte la Informacién importante de seguridad adicional y delandistrogene
la Informacién de prescripcién completa, incluido el recuadro moxeparvovec-rokl

de advertenciaq, y la Guia del medicamento. suspension for intravenous infusion
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Jaylen
Recibié ELEVIDYS
en 2019*

il

* Participante de un ensayo clinico.

Elimpacto de ELEVIDYS

La dnica terapia genética aprobada por la FDA

Ha demostrado producir
microdistrofina de ELEVIDYS

Impacto demostrado en la funcién motora

Informacién de seguridad de mas de
150 participantes en ensayos clinicos

Un plan de monitoreo informado por
la guia de la FDA y expertos en Duchenne

DN N N RN

Asistencia especializada para cada paso
de su proceso del tratamiento

INFORMACION IMPORTANTE DE SEGURIDAD (continuacién)
:Cudl es la informacién mds importante que debo saber sobre ELEVIDYS? (continuacién)

Infeccién grave

- Dado que los pacientes tomardn corticoesteroides como parte del tratamiento
con ELEVIDYS, esto puede reducir la capacidad de su sistema inmunitario para
combatir las infecciones y facilitar la aparicién de infecciones. Contraer una
infeccion (como un resfriado, gripe, virus estomacal, infecciéon de oido,
infeccion del pecho) antes o después de la infusidon de ELEVIDYS podria

provocar problemas de salud mds graves, incluida la muerte. («‘») EIEVId S
Consulte la Informacién importante de seguridad adicional y delandistrogene
la Informacién de prescripcién completaq, incluido el recuadro moxeparvovec-rokl

de advertenciq, y la Guia del medicamento. suspension for intravenous infusion



https://www.elevidys.com/pi-es
https://www.elevidys.com/pi-es
https://www.elevidys.com/med-guide-es
https://www.elevidys.com/es?utm_source=digitalpdf&utm_medium=brochure&utm_campaign=elevidys_pcb_spanish&utm_content=logo

familias han dicho
Si a ELEVIDYS*

* Incluye ensayos clinicos
en todo el mundo y uso
comercial en los EE. UU.

hasta noviembre de 2025.

| Visite ELEVIDYS.com/connections
para hablar con las familias de ELEVIDYS.

N =

INFORMACION IMPORTANTE DE SEGURIDAD (continuacion)
¢Cudl es la informacién mds importante que debo saber sobre ELEVIDYS? (continuacién)
Infeccién grave (continuacién)
Péngase en contacto con un médico de inmediato si nota signos de infeccidén, como tos,
sibilancias, estornudos, goteo nasal, dolor de garganta o fiebre.
La vacunacién debe completarse al menos 4 semanas antes de iniciar los corticoesteroides
que forman parte del tratamiento con ELEVIDYS.
ELEVIDYS no debe administrarse a pacientes con infeccién.

Consulte la Informacién importante de seguridad adicional y la Informacién de prescripcién
completaq, incluido el recuadro de advertenciq, y la Guia del medicamento.

Los resultados
individuales
pueden variar.

() Elevidys

delandistrogene
moxeparvovec-rokl

suspension for intravenous infusion
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ELEVIDYS se estudié en mas de 200 personas
ambulatorias con diversas mutaciones genéticas

ESTUDIO 1 ESTUDIO 2

(también llamado “ENDEAVOR”)

@ 41 @ 40

‘\ PARTICIPANTES ‘ PARTICIPANTES
AMBULATORIOS AMBULATORIOS

= 47 = 3-12

Ensayo controlado con placebo” Ensayo abierto’

Ensayo de 2 partes, cada parte durd 48 semanas

LOS OBJETIVOS PRINCIPALES FUERON MEDIR:
La microdistrofina de ELEVIDYS

El impacto en la funcién motora necesaria
para los movimientos cotidianos

LOS OBJETIVOS PRINCIPALES FUERON MEDIR:

La microdistrofina de ELEVIDYS
La seguridad

La seguridad

INFORMACION IMPORTANTE DE SEGURIDAD (continuacién)
¢Cudl es la informacién mds importante que debo saber sobre ELEVIDYS? (continuacién)
Inflamacién del musculo cardiaco
Se ha producido inflamacién grave y potencialmente mortal del musculo cardiaco después
de la infusiéon de ELEVIDYS.
Los pacientes necesitardn hacerse andlisis de sangre semanales de una proteina cardiaca que
puede detectar dafos en las células musculares del corazén durante el primer mes después
del tratamiento.
Péngase en contacto con un médico de inmediato si el paciente comienza a sentir dolor en
el pecho y/o dificultad para respirar o falta de aliento.

Consulte la Informacién importante de seguridad adicional y la Informacién de prescripcién
completaq, incluido el recuadro de advertenciaq, y la Guia del medicamento.

ESTUDIO 3
(también llamado “EMBARK")

Los estudios

@® 125 en curso contindan

@B .rricipanTes haciendo un
AMBULATORIOS o e
seguimiento del

impacto de
: 4-7 ELEVIDYS a lo largo

ANOS .
del tiempo

Ensayo controlado con placebo”

Ensayo de 2 partes, cada parte durd
52 semanas

LOS OBJETIVOS PRINCIPALES FUERON MEDIR:

El impacto en la funcién motora necesaria
para los movimientos cotidianos 1 afio
después de ELEVIDYS

La seguridad

EVALUACIONES ADICIONALES:

Se recopilaron evaluaciones adicionales sobre los movimientos

cotidianos 3 afos después del tratamiento con ELEVIDYS. Estos resultados
exploratorios ayudan a los investigadores a conocer ELEVIDYS a lo largo del
tiempo. Aunque sugieren tendencias positivas, se necesitan mds datos para

confirmar el resultado. Consulte con su médico para obtener mds informacién.

Consulte las pdaginas 12-13 para saber cémo se midio el
impacto de ELEVIDYS en los movimientos cotidianos.

*Un ensayo controlado con placebo incluye el medicamento que se estd
estudiando y un placebo, una sustancia que no contiene medicamento activo.
Luego, se comparan los resultados.

TEn un ensayo abierto, todos los participantes saben que estdn tomando
el medicamento que se estd estudiando.

() Elevidys

delandistrogene

moxeparvovec-rokl

suspension for intravenous infusion
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En personas con Duchenne, la pérdida
muscular se debe a la falta de distrofina

Duchenne se debe a un cambio que se produce en el gen de la distrofina
antes del nacimiento. Este cambio impide que el cuerpo produzca distrofing,
una proteina necesaria para que los musculos funcionen de forma correcta.

Sin distrofinqg, los musculos se dainan de manera irreversible.
Con el tiempo, esto provoca una pérdida continua de fuerza muscular,
lo que dificulta la marcha y la realizacién de las actividades cotidianas.

La intervencion
temprana puede
ayudar a ralentizar
el dano muscular.
MUTACION DEL GEN Hable con su médico
DE LA DISTROFINA sobre un plan de
tratamiento que
incluya tratamiento
para aumentar
la distrofina

INFORMACION IMPORTANTE DE SEGURIDAD (continuacién)

¢Cudl es la informacién mds importante que debo saber sobre ELEVIDYS? (continuacién)

Reacciones relacionadas con la infusién

+ Se produjeron reacciones relacionadas con la infusién, incluidas hipersensibilidad y reacciones
alérgicas graves (anafilaxia), durante y después de la infusién de ELEVIDYS.

+ Péngase en contacto con un médico de inmediato si nota frecuencia cardiaca rdpida,
respiracion rdpida, labios hinchados, falta de aliento, ensanchamiento de las fosas nasales,
urticaria, piel enrojecida y con manchas, picazén o inflamacién de los labios, erupcién, vémitos,
nduseas, escalofrios y fiebre.

Consulte la Informacién importante de seguridad adicional y la Informacién de prescripcién
completq, incluido el recuadro de advertencia, y la Guia del medicamento.

ELEVIDYS proporciona al cuerpo
una nueva version de distrofina

ELEVIDYS le indica al cuerpo que produzca una nueva versién mds
corta de distrofing, lamada microdistrofina de ELEVIDYS.

Esta nueva versién es similar a la distrofina natural del cuerpo.
Aungue no es exactamente igual, ayuda a proteger los musculos del dafio.

s

s

Para obtener mas informacion sobre como
funciona ELEVIDYS, visite ELEVIDYS.com

(I Elevidys

delandistrogene
moxeparvovec-rokl
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Ha demostrado producir
microdistrofina de ELEVIDYS

MICRODISTROFINA DE
ELEVIDYS

L IRNS
& &=

EVALUACIONES ADICIONALES*

?s DESPUES DE Ei\j
146 %

de aumento promedio de la
microdistrofina de ELEVIDYS#

MEDIDA PRINCIPAL

134 %:51 %

de aumento promedio de la
microdistrofina de ELEVIDYSt

El aumento promedio de la microdistrofina de ELEVIDYS fue uniforme

Las personas con Duchenne que no reciben tratamiento generalmente tienen
poca o nada de distrofina

* Las evaluaciones adicionales se consideran exploratorias. Consulte con su médico para obtener mds informacion.

T Resultados de la parte 1del estudio 1(6 participantes), parte 2 del estudio 1(21 participantes), estudio 2 (40 participantes) y
estudio 3 (17 participantes). En el estudio 3, debido a que las personas que recibieron placebo (14 participantes)

no recibieron ELEVIDYS, tuvieron O % de microdistrofina de ELEVIDYS.

* Resultados del estudio 3 (16 participantes).
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Max
Recibié ELEVIDYS
en 20208

Potencie los momentos que

mads importan

T T ——

e

Duchenne afecta a cada persona de forma diferente.

Los resultados individuales pueden variar.

§ Participante de un ensayo clinico.

INFORMACION IMPORTANTE DE SEGURIDAD (continuacion)
:Cudl es la informacién mds importante que debo saber sobre ELEVIDYS?

(continuacién)
Reacciones relacionadas con la infusién (continuacion)
- El médico lo controlard durante la infusion de ELEVIDYS y al menos 3 horas después.

Si se produce una reaccion relacionada con la infusiéon, el médico puede
desacelerar o detener la infusiéon de ELEVIDYS y proporcionar tratamiento
() Elevidys
delandistrogene

médico adicional segun sea necesario.
moxeparvovec-rokl

Consulte la Informacién importante de seguridad adicional y
la Informacién de prescripciéon completa, incluido el recuadro
suspension for intravenous infusion

de advertenciq, y la Guia del medicamento.
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Multiples herramientas midieron el impacto de
ELEVIDYS en los movimientos cotidianos

NSAA

La evaluacién ambulatoria North Star (North Star Ambulatory Assessment, NSAA) examina qué

tan bien los participantes pueden realizar los movimientos cotidianos, incluidas 17 actividades

diferentes (que se muestran a continuacion). Cada movimiento se califica en una escala de 0 a
2, donde O significa que la persona no puede completar el movimiento en absoluto, 1 significa

que necesita ayuda y 2 significa que puede lograrlo de forma independiente. Estas calificaciones

se comprobaron en diferentes momentos durante el estudio para realizar un seguimiento de los

cambios a lo largo del tiempo. Si una calificacién aumenta en 10 2 puntos, significa que una
persona mantuvo o mejoré su capacidad para realizar un movimiento.

Pararse Sentarse y Pararse en una pierna Bajarse de una caja
levantarse izquierda | derecha izquierda | derecha
Saltar Levantarse Saltar sobre una pierna Caminar Lograr sentarse
del suelo izquierda | derecha
Subirse a una caja Levantar Correr Pararse sobre
izquierda | derecha la cabeza los talones

La prueba de caminata/carrera de 10 metros
(10-meter walk/run, IOMWR) es una prueba que
evalua la rapidez con la que una persona puede
caminar o correr 10 metros (unos 30 pies).

El tiempo para levantarse (time to rise,
TTR) es una prueba que evalla la rapidez
con la que una persona puede levantarse

de estar acostada boca arriba.

La velocidad de los participantes se midié en puntos temporales especificos a lo largo del estudio.

Estas pruebas ayudan a los médicos a predecir cuando un nifio puede perder la capacidad de caminar.

12

Evaluacion de estos resultados

Para comprender el impacto de ELEVIDYS, los investigadores compararon los resultados
de las personas que recibieron ELEVIDYS en el estudio 3 ("EMBARK") con otros 2 grupos
que no recibieron ELEVIDYS. Todos los participantes tomaban dosis estables de
esteroides al inicio del ensayo, independientemente de si recibian o no ELEVIDYS.

Placebo

Estos participantes del estudio 3 ("EMBARK")
no recibieron ELEVIDYS. En su lugar, se

les administrd un placebo, que es un
tratamiento que no contiene ningun
medicamento real. Los resultados se
midieron a 1 afo y se compararon con

los resultados de las personas que
recibieron ELEVIDYS.

ELEVIDYS Control externo

Estas personas no recibieron ELEVIDYS ni
participaron en el estudio 3 (“EMBARK?"),
pero tenian tanto de Duchenne como
caracteristicas similares (por ejemplo,
edad, capacidad fisica) a las de

las personas que lo hicieron. Los
resultados se midieron a los 3 afios y se
compararon con los resultados de las
personas que recibieron ELEVIDYS.

INFORMACION IMPORTANTE DE SEGURIDAD (continuacién)
¢Cudl es la informacién mds importante que debo saber sobre ELEVIDYS? (continuacién)
Respuesta inmunitaria que afecta los masculos (miositis inmunomediada)

Hay pacientes que han tenido una respuesta inmunitaria que afecta a los musculos,

lo que incluye reacciones graves y potencialmente mortales, aproximadamente

1mes después de recibir la infusién de ELEVIDYS.

Péngase en contacto con un médico inmediatamente si el paciente

experimenta un aumento inexplicable del dolor muscular, sensibilidad

o debilidad, incluidos dificultad para tragar, respirar o hablar.

() Elevidys

delandistrogene
moxeparvovec-rokl

suspension for intravenous infusion

Consulte la Informacién importante de seguridad adicional y
la Informacién de prescripcidon completa, incluido el recuadro
de advertenciq, y la Guia del medicamento.



https://www.elevidys.com/pi-es
https://www.elevidys.com/pi-es
https://www.elevidys.com/med-guide-es
https://www.elevidys.com/es?utm_source=digitalpdf&utm_medium=brochure&utm_campaign=elevidys_pcb_spanish&utm_content=logo

Con ELEVIDYS, los participantes obtuvieron una
calificacion mayor en pruebas que miden los
movimientos cotidianos

EVALUACION AMBULATORIA
NORTH STAR (NSAA)

EVALUACIONES ADICIONALES*

3 ANOS DESPUES DE ELEVIDYS ‘7
[ AN

MEDIDA PRINCIPAL

1 ANO DESPUES DE ELEVIDYS

Con ELEVIDYS, las calificaciones
de movimiento fueron

0.7 puntos mas altas

frente a placebot
en ninos de 4 a 7 ainos

Con ELEVIDYS, las calificaciones

de movimiento fueron

4.39 puntos mas altas
frente a un control externot

en ninos de 7 a 10 anos

La diferencia no fue
estadisticamente significativa.

* Las evaluaciones adicionales se consideran exploratorias. Consulte con su médico para obtener mds informacion.
T Medido por el cambio promedio en la calificacién de NSAA.

Todos los participantes tenian caracteristicas similares (p. ej., edad, capacidad fisica) al inicio del estudio y estaban
recibiendo dosis estables de esteroides.
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* Thomas e *
Recibidé ELEVIDYS . - £
en 2022¢%

¥ Participante de un ensayo clinico.

INFORMACION IMPORTANTE DE SEGURIDAD (continuacién)
¢Cudl es la informacién més importante que debo saber sobre ELEVIDYS? (continuacién)
Anticuerpos contra ELEVIDYS
Los pacientes necesitan hacerse andlisis de sangre para asegurarse de que no tienen
anticuerpos que puedan impedirles recibir ELEVIDYS.
Los niveles altos de anticuerpos pueden impedir que el medicamento actle como se espera.
El tratamiento con ELEVIDYS no se recomienda para pacientes que tengan anticuerpos altos
contra el vector, la parte de la terapia genética utilizada para administrar ELEVIDYS.
Debe analizar los posibles beneficios y riesgos de ELEVIDYS con su médico. (‘) EI EVid S

Consulte la Informacién importante de seguridad adicional y delandistrogene
la Informacién de prescripcién completa, incluido el recuadro moxeparvovec-rokl
de advertenciq, y la Guia del medicamento. suspension for intravenous infusion
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Con ELEVIDYS, los participantes se levantaron
del suelo mas rapido

L g%a\\s

TIEMPO PARA LEVANTARSE

1 ANO DESPUES DE ELEVIDYS

MEDIDA PRINCIPAL

)3 ANOS DESPUES DE ELEVIDYS (
EVALUACIONES ADICIONALES*

con ELEVIDYS 6.05 con ELEVIDYS frente

t t
fren?? a placebo i segundos a cop”trol externo i
en niflos de 4 a 7 aiios LY, en niflos de 7 a 10 aios
mas rapido

0.64
segundos
mas rapido

Levantarse del suelo mas rapido después del tratamiento
sugiere un retraso en el avance de la enfermedad

* Las evaluaciones adicionales se consideran exploratorias. Consulte con su médico para obtener mds informacion.
T Medido por el cambio promedio en el tiempo para levantarse del suelo.

Todos los participantes tenian caracteristicas similares (p. ej., edad, capacidad fisica) al inicio del estudio y estaban
recibiendo dosis estables de esteroides.
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un mes después del
tratamiento, vi que
Carter llegaba a la
cima del tobogdn en
el patio de juegos.
Anteriormente
necesitaba ayuda
para esto, asi que
me sorprendid”.

Kristen, cuyo hijo Carter
recibié ELEVIDYS en 2023#

Duchenne afecta a cada
persona de forma diferente.
Los resultados individuales
pueden variar.

¥ Participante de un ensayo clinico.

INFORMACION IMPORTANTE DE SEGURIDAD (continuacién)
(Quién no debe recibir ELEVIDYS?

Las personas con un determinado tipo de mutacién genética, llamada
delecion, que afecta a cualquier parte o a todo el exdn 8 y/o el exén

9 del gen DMD, no deben recibir ELEVIDYS.

() Elevidys

delandistrogene
moxeparvovec-rokl

suspension for intravenous infusion

Consulte la Informacién importante de seguridad adicional y
la Informacién de prescripcidon completa, incluido el recuadro
de advertenciq, y la Guia del medicamento.
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Con ELEVIDYS, los participantes caminaban o
corrian mas rapido

CAMINATA/CARRERA DE 10 METROS

1 ANO DESPUES DE ELEVIDYS

MEDIDA PRINCIPAL

>3 ANOS DESPUES DE ELEVIDYS
EVALUACIONES ADICIONALES*

con ELEVIDYS frente
a control externot
en ninos de 7 a 10 afios

2.70

segundos
mas rapido

0.42
segundos
mas rapido

con ELEVIDYS
frente a placebot
en ninos de 4 a 7 aios

Caminar/correr mds rapido después del tratamiento
sugiere un retraso en el avance de la enfermedad

* Las evaluaciones adicionales se consideran exploratorias. Consulte con su médico para obtener mds informacion.
T Medido por el cambio promedio en el tiempo de caminata/carrera de 10 metros.

Todos los participantes tenian caracteristicas similares (p. ej., edad, capacidad fisica) al inicio del estudio y estaban
recibiendo dosis estables de esteroides.

18

¢

¥ Participante de un ensayo clinico.

INFORMACION IMPORTANTE DE SEGURIDAD (continuacién)

¢Hay que tener algo en cuenta para la programacién de la vacunacién
y de ELEVIDYS?

Las vacunas de los pacientes deben estar actualizadas segun las pautas
de vacunacion actuales. La vacunacion debe completarse al menos

4 semanas antes de iniciar los corticoesteroides que forman parte del
tratamiento con ELEVIDYS.

Consulte la Informacién importante de seguridad adicional y
la Informacién de prescripcidon completa, incluido el recuadro
de advertenciq, y la Guia del medicamento.

Andrés
Recibié

ELEVIDYS
en 2019#

() Elevidys
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Impacto de ELEVIDYS en la pérdida muscular,
medida por la cantidad de grasa en los musculos

En las personas con Duchenne, las células musculares daiadas son reemplazadas por células grasas con
el tiempo. Para ayudar a evaluar el impacto de ELEVIDYS, los investigadores midieron el cambio en la grasa

dentro de 5 grupos musculares de los brazos y las piernas. Después de 1 afo, se compararon los resultados
entre las personas que recibieron ELEVIDYS y las que recibieron placebo.

Estas imdagenes muestran los resultados de 2 participantes en el ensayo clinico: uno recibié ELEVIDYS y
el otro, placebo.

Musculo frente a depésito de grasa medido mediante RM después de 1 aio

CON ELEVIDYS

ENTENDER ESTOS RESULTADOS

- La resonancia magnética (RM) se utiliza
para mostrar la diferencia entre el
musculo y la grasa en el cuerpo.

- Las flechas de la imagen de la parte
inferior derecha apuntan a nuevos
depdsitos de grasa en el musculo del

INICIO DEL ENSAYO 1ANO

1.4 % 6.4 %

muslo después de 1 afo.

CON EBO + Estos resultados adicionales proceden

de un grupo mds pequeio de participantes
en el ensayo. Estos resultados
exploratorios ayudan a los investigadores
a obtener informaciéon sobre ELEVIDYS.
Se necesitan mds datos para confirmar el
resultado. Consulte con su médico para
obtener mds informacién.

INICIO DEL ENSAYO 1ANO

1.7 % 10.7 %
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Colton
Recibié ELEVIDYS
en 2024

INFORMACION IMPORTANTE DE SEGURIDAD (continuacion)
¢Hay que tener en cuenta alguna precaucion al manipular los desechos

corporales de un paciente?

La eliminacién del vector de ELEVIDYS se produce principalmente a través
de los desechos corporales. Los pacientes y los cuidadores deben mantener
una higiene de manos adecuada, como lavarse las manos, cuando entren
en contacto directo con los desechos corporales del paciente. Coloque los
materiales potencialmente contaminados que puedan contener los liquidos/
desechos corporales del paciente en una bolsa con cierre hermético y
deséchelos en la basura normal. Estas precauciones deben tomarse hasta

1 mes después de la infusidon de ELEVIDYS.

Consulte la Informacién importante de seguridad adicional y
la Informacién de prescripciéon completa, incluido el recuadro
de advertenciq, y la Guia del medicamento.

(I Elevidys
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suspension for intravenous infusion
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ELEVIDYS ralentizo el avance de la enfermedad®*

En funciéon de multiples mediciones de los movimientos cotidianos,
los resultados muestran:

\/ ELEVIDYS ayudd a las personas a
obtener una calificacion mas
alta en las pruebas de los
movimientos cotidianos

J ELEVIDYS ayudé a las personas a
levantarse del suelo mas rapido

\/ ELEVIDYS ayudd a las personas a
caminar/correr mds rdpido

Los resultados se midieron hasta 3 ainos después del tratamiento

* Los resultados se evaluaron al cabo de 1afo frente a placebo y a los 3 afos frente a control externo. Las evaluaciones
adicionales a los 3 afios se consideran exploratorias. Consulte con su médico para obtener mds informacién.
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“"Desde ELEVIDYS,
Nathaniel puede
mantener mejor

el ritmo de sus amigos
en la escuelay

cuando pasan el rato".

Carolyn, cuyo hijo
Nathaniel recibié
ELEVIDYS en 2024

Duchenne afecta a cada A A f{*
persona de forma diferente. prlvs /1{!{"1““ ~4 .
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Los resultados individuales o 3 ‘\-(:'5 e T
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INFORMACION IMPORTANTE DE SEGURIDAD (continuacion)
¢(Cudles son los efectos secundarios mds frecuentes de ELEVIDYS?

Los efectos secundarios mds frecuentes que se produjeron en pacientes
tratados con ELEVIDYS fueron vémitos, nduseas, lesidon hepdtica, fiebre,
menor nimero de plaquetas, que son un tipo de célula sanguinea que
ayudan a detener el sangrado, y niveles mds altos de proteina cardiaca,
que puede detectar dafos en las células musculares del corazoén.

(I Elevidys

Consulte la Informacién importante de seguridad adicional y delandistrogene
la Informacién de prescripciéon completa, incluido el recuadro moxeparvovec-rokl
de advertenciq, y la Guia del medicamento. suspension for intravenous infusion
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Informacion importante de seguridad

¢Cudl es la informacién mas importante que debo saber sobre ELEVIDYS?

Lesion hepdtica grave rapida e insuficiencia hepatica rapida
ELEVIDYS puede aumentar ciertos niveles de andlisis de laboratorio relacionados con
el higado y causar una lesién hepatica grave rdpida, insuficiencia hepatica rapida
y muerte. Los pacientes con problemas hepdticos preexistentes pueden correr un
mayor riesgo.

Se ha producido una complicacién de codgulos sanguineos en el vaso sanguineo del
abdomen que ayuda a transportar la sangre desde los intestinos hasta el higado.

Los pacientes recibirdn medicamentos corticoesteroides orales antes y después de la
infusion de ELEVIDYS y necesitardn hacerse andlisis de sangre semanales para controlar la
funcién hepdtica durante 3 meses o mds después del tratamiento.

Durante al menos 2 meses después de la infusidon de ELEVIDYS, permanezca cerca de un
establecimiento de atencién médica que el médico le recomiende.

Péngase en contacto con un médico inmediatamente si la piel/el blanco de los ojos del
paciente se ve amarillento o si el paciente omite o vomita una dosis de corticoesteroides.

Infecciéon grave
Dado que los pacientes tomardn corticoesteroides como parte del tratamiento con
ELEVIDYS, esto puede reducir la capacidad de su sistema inmunitario para combatir las
infecciones y facilitar la aparicion de infecciones. Contraer una infecciéon (como un resfriado,
gripe, virus estomacal, infeccién de oido, infeccion del pecho) antes o después de la infusién
de ELEVIDYS podria provocar problemas de salud mds graves, incluida la muerte.

Péngase en contacto con un médico de inmediato si nota signos de infeccién, como tos,
sibilancias, estornudos, goteo nasal, dolor de garganta o fiebre.

La vacunacién debe completarse al menos 4 semanas antes de iniciar los corticoesteroides
que forman parte del tratamiento con ELEVIDYS.

ELEVIDYS no debe administrarse a pacientes con infeccién.

Inflamacién del musculo cardiaco
Se ha producido inflamacién grave y potencialmente mortal del musculo cardiaco después
de la infusion de ELEVIDYS.

Los pacientes necesitardn hacerse andlisis de sangre semanales de una proteina cardiaca
gue puede detectar dafos en las células musculares del corazén durante el primer mes
después del tratamiento.

Péngase en contacto con un médico de inmediato si el paciente comienza a sentir dolor en
el pecho y/o dificultad para respirar o falta de aliento.

Reacciones relacionadas con la infusién
Se produjeron reacciones relacionadas con la infusién, incluidas hipersensibilidad y
reacciones alérgicas graves (anafilaxia), durante y después de la infusiéon de ELEVIDYS.

Péngase en contacto con un médico de inmediato si nota frecuencia cardiaca rapida,
respiracion rdpida, labios hinchados, falta de aliento, ensanchamiento de las fosas nasales,
urticaria, piel enrojecida y con manchas, picazén o inflamacién de los labios, erupcién,
vomitos, nduseas, escalofrios y fiebre.

El médico lo controlard durante la infusién de ELEVIDYS y al menos 3 horas después. Si se
produce una reaccién relacionada con la infusion, el médico puede desacelerar o detener
la infusién de ELEVIDYS y proporcionar tratamiento médico adicional segun sea necesario.
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Consulte la Informacién de prescripcidon completa, incluido
el recuadro de advertenciq, y la Guia del medicamento.

¢Cudl es la informacién mds importante que debo saber sobre ELEVIDYS?

(continuacién)

Respuesta inmunitaria que afecta los muisculos (miositis inmunomediada)
Hay pacientes que han tenido una respuesta inmunitaria que afecta a los musculos, lo que
incluye reacciones graves y potencialmente mortales, aproximadamente 1 mes después de
recibir la infusién de ELEVIDYS.

Péngase en contacto con un médico inmediatamente si el paciente experimenta un aumento inexplicable
del dolor muscular, sensibilidad o debilidad, incluidos dificultad para tragar, respirar o hablar.

Anticuerpos contra ELEVIDYS
Los pacientes necesitan hacerse andlisis de sangre para asegurarse de que no tienen
anticuerpos que puedan impedirles recibir ELEVIDYS. Los niveles altos de anticuerpos
pueden impedir que el medicamento actie como se espera.

El tratamiento con ELEVIDYS no se recomienda para pacientes que tengan anticuerpos altos
contra el vector, la parte de la terapia genética utilizada para administrar ELEVIDYS.

Debe analizar los posibles beneficios y riesgos de ELEVIDYS con su médico.

{Quién no debe recibir ELEVIDYS?
Las personas con un determinado tipo de mutacién genética, llamada delecién, que afecta a
cualquier parte o a todo el exén 8 y/o el exon 9 del gen DMD, no deben recibir ELEVIDYS.

(Hay que tener algo en cuenta para la programacién de la vacunacién y de ELEVIDYS?
Las vacunas de los pacientes deben estar actualizadas segun las pautas de vacunacion
actuales. La vacunacion debe completarse al menos 4 semanas antes de iniciar los
corticoesteroides que forman parte del tratamiento con ELEVIDYS.

¢Hay que tener en cuenta alguna precaucién al manipular los desechos corporales

de un paciente?

La eliminacién del vector de ELEVIDYS se produce principalmente a través de los desechos corporales.
Los pacientes y los cuidadores deben mantener una higiene de manos adecuada, como lavarse

las manos, cuando entren en contacto directo con los desechos corporales del paciente. Coloque
los materiales potencialmente contaminados que puedan contener los liquidos/desechos corporales
del paciente en una bolsa con cierre hermético y deséchelos en la basura normal. Estas precauciones
deben tomarse hasta 1 mes después de la infusion de ELEVIDYS.

¢(Cudles son los efectos secundarios mas frecuentes de ELEVIDYS?

Los efectos secundarios mds frecuentes que se produjeron en pacientes tratados con
ELEVIDYS fueron vomitos, nduseas, lesion hepdtica, fiebre, menor numero de plaquetas, que
son un tipo de célula sanguinea que ayudan a detener el sangrado, y niveles mds altos de
proteina cardiaca, que puede detectar dafios en las células musculares del corazén.

La informacién de seguridad proporcionada aqui no es completa. Hable con el médico
del paciente sobre cualquier efecto secundario que le preocupe al paciente o que
no desaparezca.

Le animamos a que notifique a la FDA los efectos
secundarios negativos de los fdrmacos con receta. Visite
www.fda.gov/medwatch o llame al 1-800-FDA-1088. También

puede informar efectos secundarios a Sarepta Therapeutics al
1-888-SAREPTA (1-888-727-3782).

() Elevidys
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Austin
Recibié ELEVIDYS
en 2021*

* Participante de un ensayo clinico.

Su hijo seguiraun
plan de monitoreo
detallado,
informado por
la FDA y expertos en
Duchenne, después
del tratamiento
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Seguridad medida en mas de 150 personas

Los efectos secundarios mas frecuentes generalmente ocurren en las primeras
2 semanas e incluyen vomitos (tan pronto como el dia de la infusién), nduseas, fiebre y
recuento bajo de plaquetas.

Los efectos secundarios adicionales que podrian producirse incluyen:

En el primer mes: inflamacion del musculo cardiaco (miocarditis) y niveles mas altos
de troponina |, una proteina cardiaca que puede indicar dafio en las células musculares
del corazoén.

En los primeros 2 meses: una respuesta inmunitaria que afecta los musculos
(conocida como miositis inmunomediada) y lesion hepatica.

Se observaron efectos secundarios en el estudio 3 cuando se comparé con
el grupo de placebo

Efecto secundario ELE\_"DYS
n=:63

Vémitos 64 % 19 %
Nduseas 40 % 13 %
Lesidon hepdatica 41 % 8%
Fiebre 32 % 24 %
Recuento bajo de 3% 0%
plaguetas

La mayoria de los efectos secundarios se produjeron en los 3 meses posteriores al tratamiento
con ELEVIDYS y no se han observado nuevos problemas de seguridad 3 afos después
del tratamiento

Hable con el médico de su hijo acerca de todos los posibles efectos secundarios de ELEVIDYS.

() Elevidys

Consulte la Informacién importante de seguridad adicional y delandistrogene
la Informacién de prescripcién completa, incluido el recuadro moxeparvovec-rokl
de advertencia, y la Guia del medicamento. suspension for intravenous infusion
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Un tratamiento cuidadoso y un proceso de monitoreo
informado por la FDA y expertos en Duchenne

ELEVIDYS no se recomienda para aquellos con problemas hepdticos preexistentes, vacunaciones
recientes (en las ultimas 4 semanas) o infecciones actuales/recientes (en las ultimas 4 semanas).

CONFIRMACION DE Necesitard: R : A su hijo se le realizaran exdmenes

LA ELEGIBILIDAD . . A
Una prueba genética médicos y andlisis de sangre

) ) semanales para comprobar:
Una prueba de anticuerpos especifica de ELEVIDYS

Funcién hepdatica

Pruebas adicionales que su médico pueda considerar importantes
(semanalmente durante 3 meses)

Es posible que su hijo no sea elegible para ELEVIDYS en funcién de

i Recuento de plaquetas
estos resultados. ELEVIDYS no se puede usdr en ninguna persona con

N ) j ] (semanalmente durante 2 semanas)
una delecién total o parcial en el exén 8 o el exén 9 del gen DMD.
Niveles de troponina |

(semanalmente durante 1 mes)

. Su hijo deberd permanecer cerca de un establecimiento de . .
JEEARACION iy J .. L. P ; Puede ser necesario un monitoreo
EL TRATAMIENTO atenciéon médica adecuado durante al menos 2 meses después ) ]
mds prolongado o mds frecuente,

del tratamiento. Puede hablar con el médico para encontrar

- .. . dependiendo de los resultados de las
el establecimiento adecuado para este seguimiento continuo.

pruebas de su hijo.
Inicie el tratamiento con esteroides orales justo antes de ELEVIDYS
para ayudar a reducir la probabilidad de efectos secundarios.

Estos son adicionales a los esteroides que su hijo ya pueda recibir.

Durante este tiempo, tomar
esteroides orales relacionados
con el tratamiento ayudara
Hable con su médico sobre qué esperar del tratamiento en funcién a reducir el riesgo de una

de su punto de partida. El avance de Duchenne es diferente para respuesta inmunitaria.”

cada persona.

DiA DEL El equipo de asistencia del centro de tratamiento supervisara
TRATAMIENTO atentamente para detectar cualquier reaccién relacionada con Obtenga mas informacién sobre el
la infusién por al menos 3 horas después del tratamiento. proceso del tratamiento en ELEVIDYS.com

* Su médico puede ajustar este tiempo, o la dosis, segun la respuesta de la persona
a ELEVIDYS, lo que incluye ayudar a abordar cualquier cambio en las pruebas de .
funciéon hepdatica. Es importante que siga los consejos de su médico sobre el consumo (.) EIEV[d S
de esteroides relacionados con el tratamiento con ELEVIDYS, incluso en el periodo de delandistrogene

Consulte la Informacién importante de seguridad adicional y la Informacién de prescripcién disminucion gradual de la dosis. moxeparvovec-rokl
completaq, incluido el recuadro de advertenciaq, y la Guia del medicamento. 29 suspension for intravenous infusion
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Una comunidad de apoyo

El programa Conexiones con la comunidad de
ELEVIDYS (ELEVIDYS Community Connections)
proporciona a las familias que estan considerando
el tratamiento una oportunidad para conectarse
directamente con otros padres cuyos hijos han
recibido ELEVIDYS.

/ Escuche de primera mano su experiencia
con ELEVIDYS

Hdagales preguntas

\

Obtenga mds informacién acerca del
proceso de tratamiento

N

Visite ELEVIDYS.com/connections
para conectarse hoy

Consulte la Informacién importante de seguridad adicional y la Informacién de prescripcién
completq, incluido el recuadro de advertencia, y la Guia del medicamento.

Sarepta ofrece apoyo a lo largo de todo
el proceso del tratamiento

Elegir un tratamiento para Duchenne es una decision
importante que viene con muchas preguntas.
Estamos aqui para ayudarle.

Nuestros asistentes de educacion para pacientes
pueden ayudarle a:

iConéctese conun
asistente de educacion para
pacientes hoy mismo!

/ Obtener respuestas a preguntas sobre ELEVIDYS

/ Obtener mds informacidén sobre qué esperar con

el tratamiento PatientEducation@Sarepta.com

1-888-848-6374

/ Prepararse para hablar con su médico

/ Acceder a recursos Utiles

Nuestro equipo de SareptAssist puede ayudarle a:
/ Explorar los beneficios de su seguro

/ Considerar opciones de asistencia financiera

/ Facilitar citas y logistica

SareptAssist es un recurso disponible en los EE. UU. solo para aquellos a quienes se les ha
recetado ELEVIDYS.

Los asistentes de educacion para pacientes (Patient Education Liaisons, PEL) no proporcionan
asesoramiento médico y no sustituyen a su equipo médico. Asegurese siempre de hablar primero
con su médico sobre cualquier pregunta sobre su atencién médica.

() Elevidys
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Thomas
Recibié ELEVIDYS
en 2022*

Mantenga su
impulso con
ELEVIDYS

/ Ha demostrado producir
microdistrofina de ELEVIDYS

/ Impacto demostrado en la
funcion motora

/" El tratamiento con ELEVIDYS
ralentizé el avance de la
enfermedad

\

Informacion de seguridad de mas de
150 participantes en ensayos clinicos —

Un plan de monitoreo informado __.:—/’ '
por la guia de la FDA y expertos

en Duchenne o
mas de 1,000 personas’

/ Asistencia especializada para cada
paso de su proceso del tratamiento

<

Una comunidad de

* Participante de un ensayo clinico.

T Incluye ensayos clinicos en todo
el mundo y uso comercial en los

. EE. UU. hasta noviembre de 2025.
INFORMACION IMPORTANTE DE SEGURIDAD (continuacién)

¢Cudles son los efectos secundarios més frecuentes de ELEVIDYS? (continuacién)

La informacién de seguridad proporcionada aqui no es completa. Hable con el médico del
paciente sobre cualquier efecto secundario que le preocupe al paciente o que no desaparezca.
Le animamos a que notifique a la FDA los efectos secundarios negativos de los fdrmacos con

receta. Visite www.fda.gov/medwatch o llame al 1-800-FDA-1088. También puede informar
efectos secundarios a Sarepta Therapeutics al 1-888-SAREPTA (1-888-727-3782).

Consulte la Informacién importante de seguridad adicional y la Informacién de prescripcién
completaq, incluido el recuadro de advertenciq, y la Guia del medicamento.
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