Appendix |, ICF Adolescent, FR/NL

Compassionate use program with Efanesoctocog Alfa for the treatment and prophylaxis of bleeding in patients
with hemophilia A

Information et formulaire d’assentiment pour les patients
agés de 12 a 17 ans

Programme médical compassionnelle avec Efanesoctocog
Alfa pour le traitement et la prophylaxie des épisodes
hémorragiques chez les patients atteints d’hémophilie A
(déficit congénital en facteur VIil)

Promoteur du programme Swedish Orphan Biovitrum (Sobi)

Bart Fynaerts

Country Manager Sobi Belux
Luchthaven Brussel Nationaal 1K
1930 Zaventem

Tel: +32 (0) 2 880 61 19

Email: bart.fynaerts@sobi.com

Personne de contact pour information NOM: o
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Compassionate use program with Efanesoctocog Alfa for the treatment and prophylaxis of bleeding in patients
with hemophilia A

Information pour les patients agés de 12 a 17 ans

Tu peux demander a ton/tes parent(s)/soignant(s) de te lire ce formulaire d’assentiment.
Demande a quelqu'un de t’expliquer ce que tu ne comprends pas.

1. De quoi s’agit-il ?

Ton médecin te propose un traitement avec le médicament Efanesoctocog Alfa pour aider a
prévenir les saignements. Ton médecin pense que ce médicament peut avoir un effet bénéfique
sur ton état. Cela n'est possible que dans le cadre de ce programme médical d'urgence (le
"programme"). Les médecins et les infirmiéres t'expliqueront le programme. Pose-leur toutes tes
questions et ils feront de leur mieux pour y répondre.

Si tu as 16 ou 17 ans, essaie de lire le formulaire de consentement remis a ton/tes
parent(s)/représentant(s) légal(aux). Cela peut t'aider a bien comprendre ce qui se passe. Si tu
acceptes de participer a ce programme, il te sera demandé de signer et de dater ce formulaire.
Ton/tes parent(s)/représentant(s) Iégal(aux) signera(ont) un autre formulaire de consentement
éclairé.

2. Quel est I'objectif de ce programme ?

Un programme médical d’'urgence est mis en place pour fournir un médicament aux patients qui
en ont besoin avant qu'il ne soit remboursé. Un programme médical d’'urgence offre gratuitement
le médicament.

3. Qui organise et finance ce programme ?

Swedish Orphan Biovitrum (Sobi) est la société qui met I'Efanesoctocog Alfa a disposition en
Belgique et dans le reste de I'Europe. Sobi fournit gratuitement I'Efanesoctocog Alfa dans le cadre
de ce programme.

4. Qui a décidé que le programme était sar ?

Le programme a été approuvé par I'Agence fédérale des médicaments et des produits de santé
de Belgique (AFMPS). Elle a décidé qu'il était possible de commencer ce programme pour
certains patients belges atteints d’hémophilie A. Ce programme médical d'urgence a également
été soumis a un comité d'éthique médicale.

5. Quel médicament dois-je prendre et dans quels cas est-il utilisé ?

Tu recevras un nouveau médicament appelé Efanesoctocog alfa.

L'Efanesoctocog Alfa est utilisé pour traiter et prévenir les saignements chez les patients atteints
d'hémophilie A. L'Efanesoctocog Alfa peut étre utilisé dans tous les groupes d'age.

L’Efanesoctocog Alfa est administré par injection dans la veine.
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Compassionate use program with Efanesoctocog Alfa for the treatment and prophylaxis of bleeding in patients
with hemophilia A

Le traitement par Efanesoctocog Alfa sera mis en place par ton médecin, expérimenté dans la
prise en charge des patients atteints d’hémophilie A. Aprés avoir recu une formation adéquate a
la technique d’injection, tu ou ton soignant (p.ex. un de tes parent) peut éventuellement
administrer 'Efanesoctocog Alfa a domicile.

6. Combien de temps ce programme va-t-il durer ?

Tu peux participer au programme jusqu'a ce que ton médecin décide qu'il est temps d'arréter. II
peut y avoir plusieurs raisons pour lesquelles tu devrais arréter. Ton médecin prendra cette
décision parce qu'il/elle pense qu'elle est meilleure pour ta santé.

Dans tous les cas, le programme sera arrété lorsque Efanesoctocog Alfa sera remboursé en
Belgique pour le traitement de 'hémophilie A.

7. Qui sera au courant de ma participation ? Que sauront-ils de moi ?

Si tu acceptes de participer a ce programme, tu seras invité(e) a signer le formulaire
d’assentiment ci-joint avant de pouvoir commencer le traitement avec Efanesoctocog Alfa.

Ton médecin parcourra vos antécédents médicaux et vérifiera si I'on peut t'administrer
Efanesoctocog Alfa. Il interrogera également sur les médicaments que tu prends actuellement.

Ton identité et ta participation a ce programme seront traitées de fagon strictement confidentielle.
Le médecin codera tes données personnelles pour que ton identité reste toujours secrete.

8. Dois-je participer ?

Non. Le choix de participer ou non a ce programme t'appartient entierement, ainsi qu'a ton/tes
parent(s)/représentant(s) légal(aux).

Tu peux dire "non" méme si tes parents/représentants Iégaux veulent que tu participes.

Si tu dis "oui" a la participation au programme maintenant et que tu changes d'avis plus tard, tu
peux arréter de participer au programme. Personne ne t'en voudra si tu dis "non" ou si tu décides
de ne plus participer au programme. Il suffit de dire au médecin ou a tes parents/représentants
légaux quand tu veux arréter.

Tu n'es pas obligé de participer a ce programme pour obtenir I'aide des médecins et des
infirmiéres. Ta participation est volontaire. Tu as le droit de cesser de participer a ce programme
pour quelque raison que ce soit et sans donner de motif. Cette décision n'affectera pas la suite
de ton traitement médical.

9. Quand puis-je arréter le programme ?

Quand tu le souhaites. C'est toi qui décide de continuer ou d'arréter. Informe tes
parents/soignants, ton médecin et ton infirmiére.

A la fin du programme, ton médecin traitant discutera avec toi des options pour la suite de tes
soins.
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10.Que faire ?

Ecoute d'abord ce que le médecin ou l'infirmiére te dit sur le programme et les médicaments.
Ensuite, lis ce document ou demande a ton/tes parent(s)/soignant(s) de te lire ce formulaire
d'assentiment. Tu n’as pas a décider maintenant si tu veux participer ou non. N'oublie pas de dire
a tes parents/soignants et au médecin ce que tu ressens, surtout si tu te sens mal, effrayé, malade
ou mal a l'aise.

11.Quels sont les risques et les inconvénients possibles de ce médicament ?

Comme tout médicament, celui-ci peut avoir des effets secondaires, bien que tout le monde ne
les subisse pas.

Effets indésirables

Avant le traitement, ton médecin discutera avec toi des effets secondaires possibles et
t'expliquera les risques et les avantages de I'Efanesoctocog Alfa.

Les effets indésirables trés fréquents (pouvant toucher plus de 1 personne sur 10) sont des maux
de téte et des douleurs articulaires.

Les effets indésirables fréquents (pouvant toucher jusqu’a 1 personne sur 10) sont des douleur
dans les bras/mains et les jambes/pieds, des douleur dans le dos, de I'eczéma (inflammation de
la peau), des éruptions cutanées, une réaction allergique (pouvant se manifester par de
l'urticaire), de la fievre et des vomissements.

Les effets indésirables peu fréquents (pouvant toucher jusqu'a 1 personne sur 100) sont des
réactions au site d’injection (notamment hématome et inflammation).

Quand faut-il étre trés prudent avec Efanesoctocog Alfa ?

Il existe un faible risque que tu développes une réaction allergique sévére et soudaine a
Efanesoctocog Alfa. C'est ce qu'on appelle une réaction anaphylactique. Les signes d’une
réaction allergique peuvent comprendre des démangeaisons généralisées, une urticaire, une
oppression dans la poitrine, des difficultés a respirer et une tension artérielle basse. Si tu ressens
'un de ces symptdmes, tu dois arréter l'injection immédiatement et tes parents/soignants doivent
contacter ton médecin immédiatement.

Tes parents/soignants doivent également contacter ton médecin immédiatement si tu penses que
tes saignements ne sont pas contrélés par la dose que tu recgois car il peut y avoir plusieurs
raisons a cela.

Evénements cardiovasculaires

Si tu as une maladie cardiaque ou présentes un risque de maladie cardiaque, I'utilisation du
facteur VIl devra se faire avec prudence et tes parents/soignants doivent en parler avec ton
médecin.
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Complications liées au cathéter

Si un dispositif d’acces veineux central (DAVC) est nécessaire, le risque de complications liées
au DAVC, notamment la survenue d’infections locales, la présence de bactéries dans le sang et
la formation de caillots de sang dans le vaisseau sanguin ou a été placé le DAVC, doit étre pris
en considération.

Si vous arrétez d’utiliser Efanesoctocog Alfa

Si tu arrétes d'utiliser Efanesoctocog Alfa, tu risques de ne plus étre protégé(e) contre les
saignements ou tes saignements pourraient ne pas s’arréter. Narréte pas d'utiliser
Efanesoctocog Alfa sans en informer ton médecin.

12.Qui peut répondre a mes questions ?

Ton médecin ou les infirmiéres peuvent répondre a tes questions. Tu peux également poser des
questions a tes parents ou a ton soignant, qui s'adresseront aux médecins ou aux infirmiéres, a
d'autres personnes de I'hdpital ou méme au fabricant du médicament. Demandez a ton médecin
traitant de t'expliquer tout ce que tu ne comprends pas. Si tu comprends tout et décides de
participer au programme, signe le formulaire d’assentiment suivant.
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Formulaire d’assentiment pour les patients agés de 12 a 17
ans

Programme médical compassionnelle avec Efanesoctocog Alfa
pour le traitement et la prophylaxie des épisodes hémorragiques
chez les patients atteints d’hémophilie A
(déficit congénital en facteur VIiI)

Indique chaque déclaration

1. J'ai lu des informations sur le programme ou quelqu'un m'en a parlé.

2. Je sais que je ne suis pas obligé de participer si je ne le souhaite pas.

3. Je comprends l'objet de ce programme.

4. Je souhaite participer a ce programme.

5. Toutes mes questions ont recu une réponse.

Si tu ne souhaites pas participer a ce programme, n'inscrive pas ton nom ci-dessous.

Si tu veux participer, écrive ton nom et la date du jour ici.

Nom et prénom Date (jour/mois/année) Signature
(en majuscules)

L’assentiment actif doit étre obtenu lorsque cela est nécessaire et possible.
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Déclaration du médecin :
Je soussigné(e), confirme par la présente avoir fourni oralement les informations nécessaires sur

ce programme meédical d’'urgence, avoir remis une copie, signée par les différentes parties, du
document d’information et du formulaire d’assentiment, étre prét(e) a répondre, si nécessaire, a
toutes les questions supplémentaires et n’avoir exercé aucune pression pour que le patient

participe au programme.

Nom et prénom Date (jour/mois/année) Signature

(en majuscules)
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Informatie en instemmingsformulier voor patiénten van 12 tot
17 jaar

Compassionate use programma met Efanesoctocog Alfa
voor de behandeling en profylaxe van bloedingen
bij patienten met hemofilie A
(congenitale factor Vlll-deficiéntie)

Opdrachtgever van het programma Swedish Orphan Biovitrum (Sobi)

Bart Fynaerts

Country Manager Sobi Belux
Luchthaven Brussel Nationaal 1K
1930 Zaventem

Tel: +32 (0) 2 880 61 19

Email: bart.fynaerts@sobi.com

Contactpersoon voor informatie Naam: ..o,
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Compassionate use program with Efanesoctocog Alfa for the treatment and prophylaxis of bleeding in
patients with hemophilia A

Informatie voor patiénten van 12 tot 17 jaar

Je kunt je ouder(s)/verzorger(s) vragen je dit instemmingsformulier voor te lezen.
Vraag iemand om je alles uit te leggen wat je niet begrijpt.

1. Waarover gaat dit?

Je arts stelt een behandeling met het geneesmiddel Efanesoctocog Alfa voor om bloedingen
te helpen voorkomen. Je arts is van mening dat dit geneesmiddel een gunstig effect kan
hebben op je situatie. Dit kan nu alleen in dit medisch noodprogramma (het “programma”). De
artsen en verpleegkundigen zullen het programma aan je uitleggen. Stel ze alle vragen die je
hebt en ze zullen hun best doen om ze te beantwoorden.

Als je 16 of 17 jaar oud bent, probeer dan het toestemmingsformulier te lezen dat aan je
ouder(s)/wettelijke vertegenwoordiger(s) is gegeven. Het kan je helpen om volledig te
begrijpen wat er aan de hand is. Als je instemt met deelname aan dit programma, wordt je
gevraagd dit formulier te ondertekenen en te dateren. Je ouder(s)/wettelijke
vertegenwoordiger(s) zullen nog een formulier met geinformeerde toestemming
ondertekenen.

2. Wat is het doel van dit programma?

Een medisch noodprogramma wordt opgezet om een geneesmiddel beschikbaar te maken
voor patiénten die het nodig hebben, voordat het wordt vergoed. In een medisch
noodprogramma wordt het geneesmiddel gratis aangeboden.

3. Wie organiseert en betaalt dit programma?

Swedish Orphan Biovitrum (Sobi) is het bedrijf dat Efanesoctocog Alfa beschikbaar maakt in
Belgié en de rest van Europa. Sobi verstrekt Efanesoctocog Alfa gratis in dit programma.

4. Wie heeft besloten dat het programma veilig is?

Het programma werd goedgekeurd door het Federaal Agentschap voor Geneesmiddelen en
Gezondheidsproducten van Belgié (FAGG). Zij hebben besloten dat het in orde is om dit
programma op te starten voor sommige Belgische patiénten met hemofilie A. Het programma
werd ook voorgelegd aan een Commissie voor Medische Ethiek.

5. Welk geneesmiddel krijg ik en waarvoor wordt het gebruikt?
Je krijgt een nieuw geneesmiddel dat Efanesoctocog Alfa heet.

Efanesoctocog Alfa wordt gebruikt om bloedingen te behandelen en te voorkomen bij patiénten
met hemofilie A. Efanesoctocog Alfa kan voor alle leeftijdsgroepen worden gebruikt.

Efanesoctocog Alfa wordt gegeven met een injectie in een ader.
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Compassionate use program with Efanesoctocog Alfa for the treatment and prophylaxis of bleeding in
patients with hemophilia A

Je arts, die ervaren is in de zorg voor patiénten met hemofilie A, zal jouw behandeling met
Efanesoctocog Alfa starten. Nadat jij of jouw verzorger (vb. één van je ouders) de gepaste
training hebt gekregen in de juiste injectietechniek, is het mogelijk dat jij of jouw verzorger
Efanesoctocog Alfa thuis kan toedienen.

6. Hoe lang zal dit programma duren?

Je kan aan het programma deelnemen totdat jouw arts besluit dat het tijd is om te stoppen. Er
kunnen verschillende redenen zijn waarom je moet stoppen. Jouw arts zal deze beslissing
nemen omdat hij gelooft dat dit beter is voor je gezondheid.

Het programma wordt in ieder geval stopgezet wanneer Efanesoctocog Alfa in Belgié wordt
vergoed voor de behandeling van hemofilie A.

7. Wie weet van mijn deelname? Wat zullen ze over mij te weten komen?

Indien je akkoord gaat om aan dit programma deel te nemen, dan zal men jou vragen om het
bijgevoegde instemmingsformulier te ondertekenen voor je de behandeling met
Efanesoctocog Alfa kunt starten.

Jouw arts zal jouw medische voorgeschiedenis overlopen en zal nagaan of je Efanesoctocog
Alfa kunt krijgen. Hij/zij zal ook vragen naar de medicatie die je nu inneemt.

Jouw identiteit en jouw deelname aan dit programma zullen strikt vertrouwelijk behandeld
worden. Jouw arts zal jouw persoonsgegevens coderen zodat jouw identiteit altijd geheim zal
blijven.

8. Moet ik deelnemen?

Nee. De keuze om wel of niet deel te nemen aan dit programma is volledig aan jou en jouw
ouder(s)/wettelijke vertegenwoordiger(s).

Je kan "nee" zeggen, zelfs als jouw ouder(s)/wettelijke vertegenwoordiger(s) willen dat je
meedoet.

Als je nu "ja" zegt tegen deelname aan het programma en je bedenkt je later, dan kan je
stoppen met deelname aan het programma. Niemand zal boos zijn als je "nee" zegt of besluit
niet meer aan het programma deel te nemen. Vertel jouw arts of jouw ouder(s)/wettelijke
vertegenwoordiger(s) gewoon wanneer je wilt stoppen.

Je hoeft niet aan dit programma deel te nemen om hulp te krijgen van de artsen en
verpleegkundigen. Jouw deelname is vrijwillig. Je hebt het recht om om welke reden dan ook
en zonder opgave van reden te stoppen met deelname aan dit programma. Deze beslissing
zal geen invloed hebben op jouw verdere medische behandeling.

9. Wanneer kan ik stoppen met het programma?
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Wanneer je maar wilt. Jij beslist zelf of je doorgaat of stopt. Laat het jouw ouder(s)/verzorger(s)
en arts en verpleegkundige weten.

Aan het einde van het programma zal jouw behandelend arts met jou de mogelijkheden voor
jouw verdere zorg bespreken.

10.Wat moet ik doen?

Luister eerst naar wat de arts of verpleegkundige je vertelt over het programma en het
geneesmiddel. Lees daarna dit document of vraag aan je ouder(s)/verzorger(s) om dit
instemmingsformulier voor te lezen. Je hoeft nu niet te beslissen of je wel of niet wilt
deelnemen. Vergeet niet jouw ouder(s)/verzorger(s) en de arts te vertellen hoe je je voelt,
vooral als iets je een slecht, bang, ziek of ongemakkelijk gevoel geeft.

11.Wat zijn de mogelijke risico’s en ongemakken van dit geneesmiddel?

Zoals elk geneesmiddel kan ook dit geneesmiddel bijwerkingen hebben, al krijgt niet iedereen
daarmee te maken.

Mogelijke bijwerkingen

Voorafgaand aan jouw behandeling zal jouw arts de mogelijke bijwerkingen met jou bespreken
en jou uitleggen wat de risico’s en voordelen van Efanesoctocog Alfa zijn.

Zeer vaak voorkomende bijwerkingen (die bij meer dan 1 op de 10 gebruikers kunnen
voorkomen) zijn hoofdpijn en gewrichtspijn.

Vaak voorkomende bijwerkingen (die bij minder dan 1 op de 10 gebruikers kunnen voorkomen)
zijn pijn in armen/handen en benen/voeten, rugpijn, eczeem (ontsteking van de huid),
huiduitslag, allergische reacties, koorts en overgeven. Allergische reacties kunnen zich
voordoen in de vorm van uitslag op de huid met roze bulten en erge jeuk.

Soms voorkomende bijwerkingen (die bij minder dan 1 op de 100 gebruikers kunnen
voorkomen) zijn reacties op de plaats van de injectie (waaronder blauwe plek en ontsteking).

Wanneer moet je extra voorzichtig zijn met Efanesoctocog Alfa?

Er bestaat een zeldzame kans dat je een ernstige, plotse allergische reactie krijgt op
Efanesoctocog Alfa. Dat wordt een anafylactische reactie genoemd. Verschijnselen van
allergische reacties kunnen bestaan uit jeuk over het hele lichaam, netelroos, benauwd gevoel
op de borst, moeite met ademen en lage bloeddruk. Als zich een of meer van deze klachten
voordoen, dan moet je de injectie onmiddellijk stoppen en je ouder(s)/verzorger(s) moeten
onmiddellijk contact opnemen met jouw arts.

Je ouder(s)/verzorger(s) moeten ook onmiddellijk contact opnemen met jouw arts als jullie
denken dat jouw bloeding niet onder controle is met de dosis die je krijgt, omdat daar
verschillende oorzaken voor kunnen zijn.

Voorvallen die verband houden met het hart en de bloedvaten
Als je een hartziekte hebt of risico loopt op een hartziekte, moet je extra voorzichtig zijn

Compassionate use program with Efanesoctocog Alfa for the treatment and prophylaxis of bleeding in
patients with hemophilia A.
FRINL, v 1.3, 2 Sept 2024
Page 11



Appendix |, ICF Adolescent, FR/NL

Compassionate use program with Efanesoctocog Alfa for the treatment and prophylaxis of bleeding in
patients with hemophilia A
wanneer je factor VIl geneesmiddelen gebruikt en moeten je ouder(s)/verzorger(s) contact
opnemen met jouw arts.

Problemen die verband houden met de katheter

Als je een centrale lijn (katheter) in jouw ader nodig hebt, moet rekening worden gehouden
met het risico op lokale infecties, aanwezigheid van bacterién in het bloed en bloedpropjes
(trombose) ter hoogte van de katheter.

Als je stopt met het gebruik van dit middel

Als je stopt met het gebruik van Efanesoctocog Alfa, is het mogelijk dat je niet langer
beschermd bent tegen bloedingen of dat een bloeding op dat moment niet stopt. Stop het
gebruik van Efanesoctocog Alfa niet zonder dat jouw arts dat weet.

12.Wie kan mijn vragen beantwoorden?

Jouw arts of verpleegkundigen kunnen jouw vragen beantwoorden. Je kunt het ook aan je
ouder(s) of verzorger(s) vragen en zij zullen dan met de artsen of verpleegkundigen, andere
mensen in het ziekenhuis of zelfs de fabrikant van de medicijnen praten. Vraag jouw
behandelende arts om alles uit te leggen wat je niet begrijpt. Als je alles begrijpt en je besluit
deel te nemen aan het programma, schrijff dan jouw naam op het volgende
instemmingsformulier.
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Instemmingsformulier voor patiénten van 12 tot 17 jaar

Compassionate use programma met Efanesoctocog Alfa voor de
behandeling en profylaxe van bloedingen bij patiénten met
hemofilie A
(congenitale factor VllI-deficiéntie)

Kruis elke verklaring aan

1. Ik heb over het programma gelezen/iemand heeft me erover verteld.

2. |k weet dat ik niet hoef deel te nemen als ik dat niet wil.

3. Ik begrijp waar dit programma over gaat.

4. Ik wil deelnemen aan dit programma.

5. Al mijn vragen zijn beantwoord.

Als je niet wilt deelnemen aan dit programma, schrijf dan niet jouw naam hieronder.

Als je wel wilt deelnemen, schrijf dan hier jouw naam en de datum van vandaag.

Naam en voornaam Datum (dag/maand/jaar) Handtekening
(in hoofdletters)

Waar nodig en mogelijk moet actieve instemming worden verkregen.
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patients with hemophilia A

Verklaring van de arts:

Ik, ondergetekende, bevestig hierbij dat ik mondeling de nodige informatie heb gegeven over
dit programma, dat ik een kopie heb gegeven van het informatie- en instemmingsformulier
dat door de verschillende partijen werd getekend, datik bereidben om zo nodig alle aanvullende
vragen te beantwoorden en dat ik geen druk op de patiént heb uitgeoefend om aan dit
programma deel te nemen.

Naam en voornaam Datum (dag/maand/jaar) Handtekening
(in hoofdletters)
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Compassionate use program with Efanesoctocog Alfa for the treatment and prophylaxis of bleeding in patients
with hemophilia A

Information et formulaire de consentement pour le patient
218 ans (adulte)

Programme médical compassionnelle avec Efanesoctocog
Alfa pour le traitement et la prophylaxie des épisodes
hémorragiques chez les patients atteints d’hémophilie A
(déficit congénital en facteur VIil)

Promoteur du programme Swedish Orphan Biovitrum (Sobi)

Bart Fynaerts

Country Manager Sobi Belux
Luchthaven Brussel Nationaal 1K
1930 Zaventem

Tel: +32 (0) 2 880 61 19

Email: bart.fynaerts@sobi.com

Personne de contact pour information NOM: o
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Compassionate use program with Efanesoctocog Alfa for the treatment and prophylaxis of bleeding in patients
with hemophilia A

Information pour le patient 218 ans (adulte)

Vous étes invité a participer volontairement & un programme médical d'urgence utilisant le
meédicament Efanesoctocog Alfa pour la prévention des épisodes hémorragiques
chez les patients atteints d'hémophilie A.

Avant de participer, vous devez savoir pourquoi ce programme est mis en ceuvre et ce qu'il
implique. Lisez attentivement les informations et discutez-en librement avec la personne de votre
choix, par exemple un ami ou un membre de votre famille. Si vous avez des questions, n'hésitez
pas a les poser au médecin ou au personnel qui s'occupe de vous.

Ce programme d'urgence médicale a été soumis a un comité d'éthique médicale.

1. Objectif de ce programme

Ce traitement s’inscrit dans le cadre d’un programme médical d’urgence ayant pour but de mettre
'Efanesoctocog Alfa a la disposition de patients comme vous.

Ce programme offre gratuitement ce médicament a titre d’'usage médical.

2. Qu'est-ce que I’Efanesoctocog Alfa et dans quels cas est-il utilisé ?

La substance active de I'Efanesoctocog Alfa est une protéine de substitution du facteur VIII. Le
facteur VIl est une protéine produite naturellement dans le corps, nécessaire pour que le sang
forme des caillots et arréte ainsi les saignements.

L'Efanesoctocog Alfa est utilisé pour traiter et prévenir les épisodes hémorragiques chez les
patients atteints d'hémophilie A (déficit héréditaire en facteur VIII). Il peut étre utilisé dans tous
les groupes d'age. Chez les patients atteints d’hémophilie A, le facteur VIII est absent ou ne
fonctionne pas correctement.

L’Efanesoctocog Alfa remplace le "facteur VIII" défectueux ou manquant et aide le sang a former
des caillots a I'endroit du saignement. Efanesoctocog Alfa augmente le taux de facteur VIII dans
le sang et corrige temporairement la tendance aux saignements.

L’Efanesoctocog Alfa est administré par voie intraveineuse.

Le traitement par Efanesoctocog Alfa sera mis en place par votre médecin, expérimenté dans la
prise en charge des patients atteints d’hémophilie A. Aprés avoir recu une formation adéquate a
la technique d'injection, vous ou votre aidant pouvez éventuellement administrer 'Efanesoctocog
Alfa a domicile. Votre médecin calculera la dose que vous devez recevoir. Elle dépendra de votre
poids et des raisons pour lesquelles le médicament est utilisé. Veillez & toujours utiliser ce
meédicament en suivant exactement les indications de votre médecin. Vérifiez auprés de votre
meédecin, pharmacien ou infirmier/ére en cas de doute.

Dans ce programme, I'Efanesoctocog Alfa est mis a disposition gratuitement en tant que
médicament médical d'urgence.

Compassionate use program with Efanesoctocog Alfa for the treatment and prophylaxis of bleeding in patients
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Compassionate use program with Efanesoctocog Alfa for the treatment and prophylaxis of bleeding in patients
with hemophilia A

3. Combien de temps ce programme va-t-il durer ?

Vous pouvez continuer le traitement avec Efanesoctocog Alfa en prenant part a ce programme
aussi longtemps que votre médecin pense que vous en bénéficiez.

Cependant, votre médecin, le Comité d’éthique médicale, 'Agence Fédérale des Médicaments
et des Produits de Santé (AFMPS) ou le médecin responsable du programme peuvent a tout
moment arréter votre participation au programme, sans vous en demander l'autorisation. Cette
décision peut faire suite a une mauvaise réaction ou intolérance a Efanesoctocog Alfa ou a
'obtention de nouvelles données relatives a I'efficacité ou a la sécurité de Efanesoctocog Alfa.
De maniére similaire, votre médecin pourrait décider d’interrompre votre traitement s’il ou elle
considére que c’est dans votre intérét ou si vous ne suivez pas les instructions données pour
participer a ce programme médical d’urgence.

Le programme sera réexaminé régulierement par Sobi. En cas de rejet de la demande de
remboursement de I'Efanesoctocog Alfa par Sobi, ce programme sera arrété. Sobi peut décider
a tout moment de mettre fin a ce programme. Dans tous les cas, le programme sera arrété lorsque
Efanesoctocog Alfa sera remboursé en Belgique pour le traitement de I’'hémophilie A.

Si vous décidez a un moment donné de quitter le programme médical d’'urgence, il convient d'en
informer votre médecin ou ses collaborateurs. lIs veilleront a ce que les procédures adéquates
soient suivies et a ce qu'une visite finale soit effectuée pour votre sécurité.

Si vous décidez non seulement d'interrompre le traitement mais aussi de ne plus étre contacté(e)
par le médecin ou ses collaborateurs, vous pouvez retirer votre consentement. Il est important
que votre médecin en soit informé. Vous pouvez discuter avec lui de votre traitement ultérieur. Si
vous choisissez de retirer votre consentement, cela n‘aura aucun effet sur vos soins médicaux.

4. Quelles données sont recueillies avant et pendant votre participation a ce
programme ?

Si vous acceptez de participer a ce programme, vous serez invité(e) a signer le formulaire de
consentement ci-joint avant de pouvoir commencer le traitement avec Efanesoctocog Alfa.

Votre médecin parcourra vos antécédents meédicaux et vérifiera si I'on peut vous administrer
Efanesoctocog Alfa. Il vous interrogera également sur les médicaments que vous prenez
actuellement.

Votre identité et votre participation a ce programme seront traitées de fagon strictement
confidentielle. Le médecin codera vos données personnelles pour que votre identité reste toujours
secrete. Ces données seront éventuellement transmises a des instances publiques nationales
et/ou étrangéres de pays membres ou non membres de I'Espace Economique Européen, au
Comité d’éthique meédicale et a d’autres meédecins et/ou organisations qui travaillent en
collaboration avec le promoteur. Ces données peuvent éventuellement aussi étre transmises a
d’'autres filiales du promoteur, en Belgique et dans d’autres pays ou les normes relatives a la
gestion des données personnelles sont au moins du méme niveau que la législation belge.

Vos données médicales liées au programme seront traitées et analysées par voie électronique
(c’est-a-dire par ordinateur) ou a la main. Ces données sont protégées contre tout usage abusif.

Vous avez le droit de demander au médecin du programme quelles sont les données vous
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concernant qui sont recueillies dans le cadre de ce programme, et dans quel but. Vous avez aussi
le droit de lui demander de consulter vos données personnelles et éventuellement d'y apporter
les corrections nécessaires. Vos données seront traitées conformément au Réglement Général
sur la Protection des Données (RGPD, Réf. [1]) et la loi belge du 30 juillet 2018 (Réf. [2]) sur la
protection des données.

Si vous arrétez prématurément votre participation au programme, votre consentement initial
autorisera I'utilisation de vos données relatives a la période durant laquelle vous avez participé
au programme.

5. Quels sont les droits des participants a ce programme ?

Votre participation a ce programme est volontaire. Méme aprés avoir signé le formulaire de
consentement, vous avez le droit de mettre fin a votre participation en avertissant votre médecin.
Le retrait de votre consentement n’entrainera aucun désavantage ni perte d’avantage. Votre
décision n’aura aucune répercussion sur votre traitement médical futur. Votre décision n’aura pas
non plus de répercussion sur vos relations avec votre médecin traitant.

Pendant le programme, il se pourrait que votre médecin du programme prenne contact avec votre
médecin généraliste pour un échange d’informations vous concernant. Ces contacts sont
nécessaires afin d’assurer le meilleur suivi possible de votre état de santé. Si vous le souhaitez,
vous pouvez consulter cette correspondance.

Vous avez également le droit d’introduire une plainte concernant le mode de traitement de vos
données aupres de I'autorité Belge de contrble chargée de veiller au respect de la législation sur
la protection des données : Autorité de protection des données (APD) — Rue de la Presse 35 —
1000 Bruxelles - e-mail : contact@apd-gba.be - Site web :
https://www.autoriteprotectiondonnees.be.

Dans ce programme, I'Efanesoctocog Alfa est mis a disposition gratuitement en tant que
médicament médical d'urgence.

6. Quels sont les devoirs des participants a ce programme ?
Consultez votre médecin avant de commencer le traitement par Efanesoctocog Alfa.

Veillez a toujours utiliser ce médicament en suivant scrupuleusement les indications de votre
médecin. Vous n'étes pas sdr de I'utilisation correcte de ce médicament ? Dans ce cas, contactez
votre médecin.

Prenez-vous d'autres médicaments (y compris des médicaments en vente libre, des médicaments
sur ordonnance, des remédes a base de plantes et des suppléments nutritionnels), les avez-vous
récemment pris ou étes-vous susceptible de les prendre prochainement ? Veuillez en informer
votre médecin ou votre pharmacien.

Si vous étes enceinte ou que vous allaitez, si vous pensez étre enceinte ou planifiez une
grossesse, demandez conseil a votre médecin avant d’utiliser ce médicament. Les femmes
enceintes ou allaitantes ne peuvent pas participer a ce programme.

Si vous souhaitez arréter de prendre le médicament, vous devez d'abord contacter votre médecin.
Si votre médecin décide d'arréter votre traitement par ce médicament, vous devez suivre ses
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instructions pour l'arréter.

Si vous arrétez le traitement, vous devez rendre au médecin tout le médicament Efanesoctocog
Alfa qu'il vous reste.

7. Quels sont les effets indésirables éventuels ?
Effets indésirables

Avant le traitement, votre médecin discutera avec vous des effets secondaires possibles et vous
expliquera les risques et les avantages de I'Efanesoctocog Alfa.

Comme tout médicament, celui-ci peut avoir des effets secondaires, bien que tout le monde ne
les subisse pas.

Effets indésirables trés fréquents (pouvant toucher plus de 1 personne sur 10) : Maux de téte et
douleurs articulaires.

Effets indésirables fréquents (pouvant toucher jusqu'a 1 personne sur 10) : Douleur dans les
bras/mains et les jambes/pieds (douleur dans les extrémités), douleur dans le dos, eczéma
(inflammation de la peau), éruption cutanée, réaction allergique (pouvant se manifester par de
l'urticaire), fievre et vomissements

Effets indésirables peu fréquents (pouvant toucher jusqu’a 1 personne sur 100) : Réaction au site
d’injection (notamment hématome et inflammation).

Si une réaction allergique sévére et soudaine (réaction anaphylactique) survient, l'injection doit
étre interrompue immédiatement et vous devez contacter votre médecin sans attendre.

Chez les enfants n’ayant jamais été traités par un médicament contenant le facteur VI, des
anticorps inhibiteurs sont susceptibles de se former. Cela survient trés fréquemment (chez plus
de 1 patient sur 10). En revanche, chez les patients qui ont déja regu un traitement par le facteur
VIIl auparavant (plus de 150 jours de traitement), ce phénomeéne est peu fréquent (moins de 1
patient sur 100). Si des inhibiteurs apparaissent chez vous, le médicament pourrait ne plus agir
correctement et vous pourriez présenter des saignements persistants. Si cela se produit, vous
devez contacter votre médecin immédiatement.

Quand faut-il étre trés prudent avec Efanesoctocog Alfa ?

Il existe un faible risque que vous développiez une réaction anaphylactique (réaction allergique
sévére et soudaine) a Efanesoctocog Alfa. Les signes d’'une réaction allergique peuvent
comprendre des démangeaisons généralisées, une urticaire, une oppression dans la poitrine, des
difficultés a respirer et une tension artérielle basse. Si vous ressentez I'un de ces symptémes,
arrétez immédiatement I'injection et contactez votre médecin.

Adressez-vous a votre médecin si vous pensez que vos saignements ne sont pas contrblés par
la dose que vous recevez car il peut y avoir plusieurs raisons a cela. Certaines personnes qui
utilisent ce médicament peuvent développer des anticorps dirigés contre le facteur VIII
(également appelés inhibiteurs du facteur VIII). La formation d’inhibiteurs (anticorps) est une
complication connue qui peut survenir au cours du traitement avec tous les médicaments
contenant le facteur VIII. Ces inhibiteurs, en particulier si leurs taux sont élevés, empéchent le
traitement d’agir correctement. L’apparition de ces inhibiteurs sera donc attentivement surveillée
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chez vous.

Evénements cardiovasculaires
Si vous avez une maladie cardiaque ou présentez un risque de maladie cardiaque, I'utilisation du
facteur VIII devra se faire avec prudence et vous devez en parler avec votre médecin.

Complications liées au cathéter

Si un dispositif d’acces veineux central (DAVC) est nécessaire, le risque de complications lieées
au DAVC, notamment la survenue d’infections locales, la présence de bactéries dans le sang et
la formation de caillots de sang dans le vaisseau sanguin ou a été placé le DAVC, doit étre pris
en considération.

Quand ne devez-vous pas utiliser ce médicament ?

N’utilisez jamais ce médicament si vous étes allergique a I'un des composants contenus dans ce
médicament. La substance active est I'Efanesoctocog Alfa (facteur VIII de coagulation humain).
Les autres composants sont : saccharose, chlorure de calcium d’hydraté, histidine, chlorhydrate
d’arginine, polysorbate 80.

Si vous arrétez d’utiliser Efanesoctocog Alfa

Si vous arrétez d'utiliser Efanesoctocog Alfa, vous risquez de ne plus étre protégé(e) contre les
saignements ou vos saignements pourraient ne pas s’arréter. N'arrétez pas dutiliser
Efanesoctocog Alfa sans consulter votre médecin.
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Formulaire de consentement pour le patient 218 ans (adulte)

Programme médical compassionnelle avec Efanesoctocog Alfa
pour le traitement et la prophylaxie des épisodes hémorragiques
chez les patients atteints d’hémophilie A
(déficit congénital en facteur VIiI)

Déclaration du patient:

Je soussigné(e), confirme par la présente avoir été informé(e) sur le programme médical
compassionnelle et avoir regu une copie du document « Information pour le patient 218 ans
(adulte) ».

J’ai lu et compris leur contenu et j'ai eu suffisamment de temps pour réfléchir a ma participation
et poser d’éventuelles questions.

Mon médecin m’a suffisamment informé(e) sur les conditions et la durée de ce programme, ainsi
que sur l'action et les effets indésirables de ce traitement.

- Je sais que ma participation a ce programme est entierement volontaire et que je peux me
retirer du programme a tout moment, aprés en avoir informé mon médecin, sans devoir en
subir un quelconque désavantage.

- Jautorise les responsables du promoteur et les autorités compétentes a consulter mon
dossier médical. Mes données médicales seront traitées en toute confidentialité. Je connais
le but dans lequel ces données sont recueillies, traitées et utilisées dans le cadre de ce
programme.

- Je consens a la collecte, au traitement et a I'utilisation de ces données médicales, comme
cela est décrit dans le document « Information pour le patient 218 ans (adulte) ». Je
consens également au transfert et au traitement de ces données dans d’autres pays que la
Belgique.

- Je consens tout a fait volontairement a participer a ce programme. Je suis prét(e) a fournir
des informations relatives a mes antécédents médicaux, a ma consommation de
médicaments et & ma participation éventuelle a d’autres études.

- Je consens a ce que mon médecin généraliste et les autres prestataires de soins impliqués
dans mon traitement soient informés de ma participation a ce programme.

- Jautorise/je n’autorise pas (rayez ce qui vous convient) le promoteur du programme a
utiliser ces données médicales cryptées a d’autres fins de recherche, a condition que le
Comité d’éthique médicale donne a nouveau son approbation.

Nom et prénom du patient Date (jour/mois/année) Signature
(en majuscules)
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Déclaration du médecin :

Je soussigné(e), confirme par la présente avoir fourni oralement les informations nécessaires sur
ce programme meédical d’'urgence, avoir remis une copie, signée par les différentes parties, du
document d’'information et du formulaire de consentement, étre prét(e) a répondre, si nécessaire,
a toutes les questions supplémentaires et n’avoir exercé aucune pression pour que le patient
participe au programme.

Nom et prénom Date (jour/mois/année) Signature
(en majuscules)

Références :

[1] Réglement général sur la protection des données n° 2016/679 du Parlement européen et
du Conseil du 27 avril 2016 relatif a la protection des personnes physiques a I'égard du
traitement des données a caractére personnel et a la libre circulation de ces données, et
abrogeant la directive 95/46/CE.

[2] Loi belge du 30 juillet 2018 relative a la protection des personnes physiques a I'égard des
traitements de données a caractére personnel.

[3] Loi belge du 22 aolt 2002 relative aux droits du patient.
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Informatie en toestemmingsformulier voor patiénten 218 jaar
(volwassenen)

Compassionate use programma met Efanesoctocog Alfa
voor de behandeling en profylaxe van bloedingen
bij patienten met hemofilie A
(congenitale factor Vlll-deficiéntie)

Opdrachtgever van het programma Swedish Orphan Biovitrum (Sobi)

Bart Fynaerts

Country Manager Sobi Belux
Luchthaven Brussel Nationaal 1K
1930 Zaventem

Tel: +32 (0) 2 880 61 19

Email: bart.fynaerts@sobi.com

Contactpersoon voor informatie Naam: ..o,

Compassionate use program with Efanesoctocog Alfa for the treatment and prophylaxis of bleeding in patients
with hemophilia A.
FR/NL, v 1.3, 2 Sept 2024
Page 9



Appendix |, ICF Adult, FR/NL

Compassionate use program with Efanesoctocog Alfa for the treatment and prophylaxis of bleeding in
patients with hemophilia A

Informatie voor patiénten 218 jaar (volwassenen)

U wordt uitgenodigd om vrijwillig deel te nemen aan een medisch noodprogramma met het
geneesmiddel Efanesoctocog Alfa voor het voorkomen van bloedingsepisodes
bij patiénten met hemofilie A.

Voor u deelneemt, moet u weten waarom dit programma wordt uitgevoerd en wat het inhoudt.
Lees de informatie zorgvuldig door en bespreek ze vrij met wie u ook wilt, bijvoorbeeld een
vriend of familielid. Eventuele vragen kunt u stellen aan uw behandelende arts of het
behandelende personeel.

Dit medisch noodprogramma werd voorgelegd aan een Commissie voor Medische Ethiek.

1. Doel van dit programma

Deze behandeling maakt deel uit van een medisch noodprogramma dat is ontworpen om
Efanesoctocog Alfa beschikbaar te maken voor patiénten zoals u.

Dit programma biedt dit geneesmiddel gratis aan voor medisch gebruik.

2. Wat is Efanesoctocog Alfa en waarvoor wordt het gebruikt?

De werkzame stof Efanesoctocog Alfa is een factor Vlll-vervangend eiwit. Factor VIl is een
eiwit dat van nature voorkomt in het lichaam en is noodzakelijk voor het bloed om stolsels te
kunnen vormen en bloedingen te stoppen.

Efanesoctocog Alfa wordt gebruikt om bloedingsepisodes te behandelen en te voorkomen bij
patiénten met hemofilie A (een erfelijk tekort aan factor VIII). Het kan voor alle leeftijdsgroepen
worden gebruikt. Bij pati€nten met hemofilie A ontbreekt factor VIII of werkt die niet goed.

Efanesoctocog Alfa vervangt deze defecte of ontbrekende ‘factor VIII' en helpt het bloed
stolsels te vormen op de plaats van de bloeding. Efanesoctocog Alfa verhoogt het factor VIl
gehalte in het bloed en corrigeert tijdelijk de bloedingsneiging.

Efanesoctocog Alfa wordt gegeven met een injectie in een ader.

Uw arts, die ervaren is in de zorg voor patiénten met hemofilie A, zal uw behandeling met
Efanesoctocog Alfa starten. Nadat u of uw verzorger de gepaste training heeft gekregen in de
juiste injectietechniek, is het mogelijk dat u of uw verzorger Efanesoctocog Alfa thuis kan
toedienen. Uw arts zal uw dosis voor u berekenen. De dosis zal afhankelijk zijn van uw gewicht
en waarvoor het geneesmiddel wordt gebruikt. Gebruik dit geneesmiddel altijd precies zoals
uw arts u dat heeft verteld. Twijfelt u over het juiste gebruik? Neem dan contact op met uw
arts, apotheker of verpleegkundige.

In dit programma wordt Efanesoctocog Alfa kosteloos ter beschikking gesteld als medische
noodmedicatie.
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3. Hoe lang zal dit programma duren?

U kunt de behandeling met Efanesoctocog Alfa voortzetten door aan dit programma deel te
nemen zolang uw arts denkt dat u er baat bij heeft.

Uw arts, de Commissie voor Medische Ethiek, het Federaal Agentschap voor Geneesmiddelen
en Gezondheidsproducten (FAGG) of de verantwoordelijke arts van het programma kunnen
echter op elk moment uw deelname aan het programma stopzetten zonder uw toestemming
te vragen. Deze beslissing kan genomen worden indien blijkt dat u het geneesmiddel niet
verdraagt vanwege ernstige bijwerkingen of naar aanleiding van nieuwe gegevens gerelateerd
aan de doeltreffendheid of de tolerantie van Efanesoctocog Alfa. Evenzo kan uw arts besluiten
uw behandeling stop te zetten als hij of zij van mening is dat dit in uw beste belang is bv. indien
uw ziekte erger wordt of u geen baat heeft bij de behandeling of als u de instructies voor
deelname aan dit medisch noodprogramma niet opvolgt.

Het programma kan regelmatig worden herzien door Sobi. Als Sobi’s verzoek om terugbetaling
van Efanesoctocog Alfa wordt afgewezen, kan dit programma worden stopgezet. Sobi kan op
elk moment besluiten om dit programma te beéindigen. Het programma wordt in ieder geval
stopgezet wanneer Efanesoctocog Alfa in Belgié wordt terugbetaald voor de behandeling van
hemofilie A.

Indien u op een bepaald moment beslist om het medisch noodprogramma te verlaten, dan
moet u uw arts of zijn/haar medewerkers op de hoogte brengen. Zij zullen ervoor zorgen dat
de gepaste procedures worden gevolgd en dat een eindbezoek plaatsvindt voor uw veiligheid.

Indien u beslist dat u niet alleen de behandeling wilt stoppen maar ook niet meer wilt
gecontacteerd worden door de arts of zijn medewerkers, dan kunt u uw toestemming intrekken.
Het is belangrijk om uw arts hiervan op de hoogte te brengen. U kunt uw verdere behandeling
met hem bespreken. Uw keuze om uw toestemming in te trekken heeft geen gevolgen voor
uw medische zorg.

4. Welke gegevens worden verzameld voor en tijdens uw deelname aan dit
programma?

Indien u akkoord gaat om aan dit programma deel te nemen, dan zal men u vragen om het
bijgevoegde toestemmingsformulier te ondertekenen voor u de behandeling met
Efanesoctocog Alfa kunt starten.

Uw arts zal uw medische voorgeschiedenis overlopen en zal nagaan of u Efanesoctocog Alfa
kunt krijgen. Hij/zij zal ook vragen naar de medicatie die u nu inneemt.

Uw identiteit en uw deelname aan dit programma zullen strikt vertrouwelijk behandeld worden.
De behandelende arts zal uw persoonsgegevens coderen zodat uw identiteit altijd geheim zal
blijven. Deze informatie wordt mogelijk ook overgemaakt aan binnen- en/of buitenlandse
overheidsinstanties in zowel landen binnen als buiten de Europese Economische Unie, aan
de Commissie voor Medische Ethiek en aan andere artsen en/of organisaties die
samenwerken met de opdrachtgever. Deze informatie kan eventueel ook overgemaakt worden
aan andere vestigingen van de opdrachtgever in Belgié en in andere landen waar de normen
betreffende beheer van persoonlijke gegevens minstens gelijk zijn aan de Belgische
wetgeving.

Compassionate use program with Efanesoctocog Alfa for the treatment and prophylaxis of bleeding in
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Uw medische gegevens worden elektronisch (d.w.z. in de computer) of handmatig verwerkt.
Deze gegevens worden beschermd tegen verkeerd gebruik.

U hebt het recht aan de verantwoordelijke arts van het programma te vragen welke gegevens
er over u worden verzameld in het kader van het programma en wat de bedoeling ervan is. U
hebt ook het recht hem te vragen om u inzage te verlenen in uw persoonlijke informatie en er
eventueel de nodige verbeteringen in te laten aanbrengen. Uw gegevens zullen verwerkt
worden in overeenstemming met de Algemene Verordening Gegevensbescherming (AVG)
(Ref. [1]) en de Belgische wet over gegevensbescherming van 30 juli 2018 (Ref. [2]).

Indien uw deelname aan het programma voortijdig gestopt wordt, zal uw initiéle toestemming
het gebruik toelaten van uw programmagegevens met betrekking tot de periode dat u in het
programma ingesloten was.

5. Wat zijn de rechten van de deelnemers aan dit programma?

Uw deelname aan dit programma is vrijwilig. Zelfs na ondertekening van het
toestemmingsformulier hebt u het recht om uw deelname te beéindigen mits verwittiging van
uw arts. Het intrekken van uw toestemming zal geen nadeel of verlies van voordeel met zich
meebrengen. Uw beslissing zal geen weerslag hebben op uw toekomstige medische
behandeling. Uw beslissing zal ook geen weerslag hebben op de relaties met uw
behandelende arts.

Tijdens het programma zou het kunnen gebeuren dat uw behandelende arts contact opneemt
met uw huisarts om informatie over u uit te wisselen. Deze contacten zijn noodzakelijk om uw
gezondheidstoestand zo goed mogelijk te kunnen opvolgen. Indien u dat wil, mag u de
correspondentie inkijken.

U hebt ook het recht om een klacht in te dienen over de manier waarop uw gegevens worden
verwerkt bij de Belgische toezichthoudende autoriteit die verantwoordelijk is voor het toezicht
op de naleving van de wetgeving inzake gegevensbescherming:
Gegevensbeschermingsautoriteit (GBA) - Drukpersstraat 35 - 1000 Brussel - e-mail:
contact@apd-gba.be - Website: https://www.gegevensbeschermingsautoriteit.be.

In dit programma wordt Efanesoctocog Alfa kosteloos ter beschikking gesteld als medische
noodmedicatie.

6. Welke zijn de plichten van de deelnemers aan dit programma?
Neem contact op met uw arts voordat u start met Efanesoctocog Alfa.

Gebruik dit geneesmiddel altijd precies zoals uw arts u dat heeft verteld. Twijfelt u over het
juiste gebruik? Neem dan contact op met uw arts.

Gebruikt u nog andere geneesmiddelen (met inbegrip van vrij verkrijgbare geneesmiddelen,
geneesmiddelen op voorschrift, kruidenmiddelen en voedingssupplementen), heeft u dat kort
geleden gedaan of bestaat de mogelijkheid dat u er binnenkort gaat gebruiken? Vertel dat dan
uw arts of apotheker.

Bent u zwanger, denkt u zwanger te zijn, wilt u zwanger worden of geeft u borstvoeding? Neem
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dan contact op met uw arts voordat u dit geneesmiddel gebruikt. Zwangere vrouwen of
vrouwen die borstvoeding geven mogen niet deelnemen aan dit programma.

Als u wilt stoppen met het geneesmiddel, moet u eerst contact opnemen met uw arts. Als uw
arts beslist uw behandeling met dit geneesmiddel stop te zetten, moet u zijn/haar instructies
volgen om ermee te stoppen.

Indien u met de behandeling stopt, moet u aan de arts alle Efanesoctocog Alfa medicatie die
u nog heeft, teruggeven.

7. Wat zijn de mogelijke risico’s en ongemakken van Efanesoctocog Alfa?
Mogelijke bijwerkingen

Voorafgaand aan de behandeling zal uw arts de mogelijke bijwerkingen met u bespreken en u
uitleggen wat de risico’s en voordelen van Efanesoctocog Alfa zijn.

Zoals elk geneesmiddel kan ook dit geneesmiddel bijwerkingen hebben, al krijgt niet iedereen
daarmee te maken.

Zeer vaak voorkomende bijwerkingen (kunnen bij meer dan 1 op de 10 gebruikers voorkomen):
Hoofdpijn en gewrichtspijn.

Vaak voorkomende bijwerkingen (kunnen bij minder dan 1 op de 10 gebruikers voorkomen):
Pijn in armen/handen en benen/voeten (pijn in extremiteit), rugpijn, eczeem (ontsteking van de
huid), huiduitslag, allergische reacties (kunnen zich voordoen in de vorm van uitslag op de
huid met roze bulten en erge jeuk (netelroos of galbulten)), koorts en overgeven.

Soms voorkomende bijwerkingen (kunnen bij minder dan 1 op de 100 gebruikers voorkomen):
Reacties op de plaats van de injectie (waaronder blauwe plek en ontsteking).

Als ernstige, plotse allergische reacties (anafylactische reactie) optreden, moet de injectie
onmiddellijk worden stopgezet.

Bij kinderen die niet eerder zijn behandeld met factor VIII geneesmiddelen, kunnen zeer vaak
(bij meer dan 1 op de 10 patiénten) remmende antistoffen ontstaan. Bij patiénten die eerder
zijn behandeld met factor VIII (een behandeling langer dan 150 dagen), komt dit risico soms
voor (bij minder dan 1 op de 100 patiénten). Als dit bij u gebeurt, is het mogelijk dat het
geneesmiddel minder goed gaat werken en kan u aanhoudende bloedingen krijgen. Als dit
gebeurt, moet u onmiddellijk contact opnemen met uw arts.

Wanneer moet u extra voorzichtig zijn met Efanesoctocog Alfa?

Er bestaat een zeldzame kans dat u een anafylactische reactie (een ernstige, plotse
allergische reactie) krijgt op Efanesoctocog Alfa. Verschijnselen van allergische reacties
kunnen bestaan uit jeuk over het hele lichaam, netelroos, benauwd gevoel op de borst, moeite
met ademen en lage bloeddruk. Als zich een of meer van deze klachten voordoen, stop dan
de injectie onmiddellijk en neem contact op met uw arts.

Neem contact op met uw arts als u denkt dat uw bloeding niet onder controle is met de dosis
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die u krijgt, omdat daar diverse oorzaken voor kunnen zijn.

Sommige personen die dit geneesmiddel gebruiken, kunnen antistoffen tegen factor VIl (ook

wel factor VIII remmers genoemd) ontwikkelen. De vorming van remmers (antistoffen) is een

bekend probleem dat zich kan voordoen tijdens de behandeling met alle factor VI

geneesmiddelen. Deze remmers, met name bij hoge waarden, verhinderen dat de

behandeling goed werkt. U zal nauwlettend worden gecontroleerd op de ontwikkeling van deze

remmers.

Voorvallen die verband houden met het hart en de bloedvaten
Als u een hartziekte heeft of risico loopt op een hartziekte, moet u extra voorzichtig zijn
wanneer u factor VIl geneesmiddelen gebruikt en contact opnemen met uw arts.

Problemen die verband houden met de katheter

Als u een centraal veneuze lijn (katheter) nodig heeft, moet rekening worden gehouden met
het risico op problemen die verband houden met de centraal veneuze lijn, waaronder lokale
infecties, aanwezigheid van bacterién in het bloed en bloedpropjes (trombose) ter hoogte van
de katheter.

Wanneer mag u dit middel niet gebruiken?

Gebruik dit middel niet wanneer u allergisch bent voor een van de stoffen in dit geneesmiddel.
De werkzame stof in dit middel is Efanesoctocog Alfa (humane stollingsfactor VIII). De andere
stoffen in dit middel zijn sucrose, calciumchloridedihydraat, histidine, argininehydrochloride,
polysorbaat 80.

Als u stopt met het gebruik van dit middel

Als u stopt met het gebruik van Efanesoctocog Alfa, is het mogelijk dat u niet langer beschermd
bent tegen bloedingen of dat een bloeding op dat moment niet stopt. Stop het gebruik van
Efanesoctocog Alfa niet zonder uw arts te hebben geraadpleegd.
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Toestemmingsformulier voor patiénten 218 jaar
(volwassenen)

Compassionate use programma met Efanesoctocog Alfa voor de
behandeling en profylaxe van bloedingen bij patiénten met
hemofilie A
(congenitale factor VllI-deficiéntie)

Verklaring van de patiént:

Hierbij bevestig ik, ondergetekende, dat ik over het medisch noodprogramma ben ingelicht en
een kopie van de “Informatie voor patiénten =18 jaar (volwassenen)” ontvangen heb.

Ik heb de informatie gelezen en begrepen en heb voldoende tijd gehad om mijn deelname te
overwegen en eventuele vragen te stellen.

Mijn arts heeft mij voldoende informatie gegeven met betrekking tot de voorwaarden en de
duur van het programma, én het effect en de bijwerkingen van deze behandeling.

Ik weet dat mijn deelname aan dit programma volledig vrijwillig is, en dat ik mij op elk
ogenblik uit het programma kan terugtrekken nadat ik mijn arts hierover heb ingelicht,
zonder dat dit mij enig nadeel kan berokkenen.

Ik geef toestemming aan de verantwoordelijken van de opdrachtgever en aan
regulerende overheden om inzage te hebben in mijn patiéntendossier. Mijn medische
gegevens zullen strikt vertrouwelijk behandeld worden. Ik ben op de hoogte van het doel
waarvoor deze gegevens verzameld, verwerkt en gebruikt worden in het kader van dit
programma.

Ik ga akkoord met de verzameling, de verwerking en het gebruik van deze medische
gegevens, zoals beschreven in de “Informatie voor patiénten 218 jaar
(volwassenen)”. Ik ga eveneens akkoord met de overdracht en de verwerking van deze
gegevens in andere landen dan Belgié.

Ik stem geheel vrijwillig toe om deel te nemen aan dit programma. |k ben bereid
informatie te verstrekken i.v.m. mijn medische voorgeschiedenis, mijn
geneesmiddelengebruik en eventuele deelname aan andere studies.

Ik ga akkoord dat mijn huisarts en andere gezondheidsmedewerkers die betrokken zijn
bij mijn behandeling op de hoogte worden gebracht van mijn deelname aan dit
programma.

Ik ga akkoord/ik ga niet akkoord (schrapen wat niet past) met het gebruik door de
opdrachtgever van deze gecodeerde medische gegevens voor andere
onderzoeksdoeleinden op voorwaarde van een nieuwe goedkeuring door de Commissie
voor Medische Ethiek.

Naam en voornaam van de Datum (dag/maand/jaar) Handtekening
patiént
(in hoofdletters)
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Verklaring van de arts:

Ik, ondergetekende, bevestig hierbij dat ik mondeling de nodige informatie heb gegeven over
dit programma, dat ik een kopie heb gegeven van het informatie- en toestemmingsformulier
dat door de verschillende partijen werd getekend, datik bereidben om zo nodig alle aanvullende
vragen te beantwoorden en dat ik geen druk op de patiént heb uitgeoefend om aan dit
programma deel te nemen.

Naam en voornaam Datum (dag/maand/jaar) Handtekening
(in hoofdletters)

Referenties:

[1] Algemene Verordening Gegevensbescherming nr. 2016/679 van het Europees
Parlement en van de Raad van 27 april 2016 betreffende de bescherming van natuurlijke
personen in verband met de verwerking van persoonsgegevens en betreffende het vrije
verkeer van die gegevens en tot intrekking van Richtlijn 95/46/EG.

[2] Belgische wet van 30 juli 2018 betreffende de bescherming van natuurlijke personen
met betrekking tot de verwerking van persoonsgegevens.

[3] Belgische wet van 22 augustus 2002 betreffende de rechten van patiénten.
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Information et formulaire d’assentiment pour les patients
agés de 6 a 11 ans

Programme médical compassionnelle avec Efanesoctocog
Alfa pour le traitement et la prophylaxie des épisodes
hémorragiques chez les patients atteints d’hémophilie A
(déficit congénital en facteur VIil)

Promoteur du programme Swedish Orphan Biovitrum (Sobi)

Bart Fynaerts

Country Manager Sobi Belux
Luchthaven Brussel Nationaal 1K
1930 Zaventem

Tel: +32 (0) 2 880 61 19

Email: bart.fynaerts@sobi.com

Personne de contact pour information NOM: o
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Information pour les patients agés de 6 a 11 ans

Tu peux demander a ton/tes parent(s)/soignant(s) de te lire ce formulaire d’assentiment.
Demande a quelqu'un de t’expliquer ce que tu ne comprends pas.

1. De quoi s’agit-il ?

Ton médecin te propose un traitement avec un nouveau médicament, appelé Efanesoctocog Alfa,
parce qu'illelle pense que ce médicament peut t'aider a prévenir des saignements. Cela n'est
possible que dans le cadre de ce programme médical d'urgence (le "programme").

Ton médecin et les infirmieres t'expliqueront le programme. Posez-leur toutes tes questions et ils
feront de leur mieux pour y répondre.

Pour participer, nous avons besoin de ton accord ou assentiment. Si tu acceptes de participer a
ce programme, il te sera demandé de signer et de dater ce formulaire. Ton/tes
parent(s)/représentant(s) Iégal(aux) signera(ont) un autre formulaire de consentement éclaire.

2. Qui organise et finance ce programme ?

Swedish Orphan Biovitrum (Sobi) est la société qui met I'Efanesoctocog Alfa a disposition en
Belgique et dans le reste de I'Europe. Sobi fournit gratuitement I'Efanesoctocog Alfa dans le cadre
de ce programme.

3. Qui a décidé que le programme était sar ?

Le programme a été approuvé par I'Etat belge et aussi par un comité d'éthique médicale, ou des
docteurs, pharmaciens et des personnes comme toi et moi doivent juger si toutes les régles sont
bien appliquées.

4. Quel médicament dois-je prendre et dans quels cas est-il utilisé ?

Tu recevras un nouveau médicament appelé Efanesoctocog Alfa. Il est utilisé pour traiter et
prévenir les saignements chez les patients atteints d'hémophilie A. Il peut étre utilisé dans tous
les groupes d'age et il est administré par injection dans la veine.

5. Combien de temps ce programme va-t-il durer ?

Tu peux participer au programme jusqu'a ce que ton médecin décide qu'il est temps d'arréter. lI
peut y avoir plusieurs raisons pour lesquelles tu devrais arréter. Ton médecin prendra cette
décision parce qu'il/elle pense qu'elle est meilleure pour ta santé.

6. Qui sera au courant de ma participation ? Que sauront-ils de moi ?

Ton identité et ta participation a ce programme seront traitées de fagon strictement confidentielle.
Le médecin codera tes données personnelles pour que ton identité reste toujours secrete.
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7. Dois-je participer ?

Non, tu n’es pas obligé de participer. Le choix de participer ou non a ce programme t'appartient
entiérement, ainsi qu'a ton/tes parent(s)/représentant(s) légal(aux).

Tu peux dire "non™ méme si tes parents/représentants légaux veulent que tu participes. Si tu dis
"oui" a la participation au programme maintenant et que tu changes d'avis plus tard, tu peux
arréter de participer au programme. Personne ne t'en voudra si tu dis "non" ou si tu décides de
ne plus participer au programme.

Quoi qu’il en soit, que tu décides d’y participer ou de ne pas y participer, ton médecin continuera
a te soigner le mieux possible.

8. Quand puis-je arréter le programme ?

Quand tu le souhaites. C'est toi qui décide de continuer ou darréter. Informe tes
parents/soignants, ton médecin et ton infirmiére. A la fin du programme, ton médecin discutera
avec toi des options pour la suite de tes soins.

9. Que faire ?

Ecoute d'abord ce que le médecin ou l'infirmiére te dit sur le programme et les médicaments.
Ensuite, lis ce document ou demande a ton/tes parent(s)/soignant(s) de te lire ce formulaire
d’assentiment.

Tu n'as pas a décider maintenant si tu veux participer ou non. N'oublie pas de dire a tes
parents/soignants et au médecin ce que tu ressens, surtout si tu te sens mal, effrayé, malade ou
mal a l'aise.

10.Quels sont les risques et les inconvénients possibles de ce médicament ?

Comme tout médicament, celui-ci peut avoir des effets secondaires, bien que tout le monde ne
les subisse pas.

Avant le traitement, ton médecin discutera avec toi des effets secondaires possibles et
t'expliquera les risques et les avantages de I'Efanesoctocog Alfa.

Les effets indésirables trés fréquents sont des maux de téte et des douleurs articulaires.

Les effets indésirables fréquents sont des douleur dans les bras/mains et les jambes/pieds, des
douleur dans le dos, de I'eczéma (inflammation de la peau), des éruptions cutanées, une réaction
allergique (pouvant se manifester par de l'urticaire), de la fievre et des vomissements.

Les effets indésirables peu fréquents sont des réactions au site d’injection (notamment hématome
et inflammation).

11.Qui peut répondre a mes questions ?
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Ton médecin ou les infirmiéres peuvent répondre a tes questions. Tu peux également poser des
questions a tes parents ou a ton soignant, qui s'adresseront aux médecins ou aux infirmiéres, a
d'autres personnes de I'hdpital ou méme au fabricant du médicament. Demande a ton médecin
de t'expliquer tout ce que tu ne comprends pas. Si tu comprends tout et décides de participer au
programme, signe le formulaire d’assentiment suivant.
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Formulaire d’assentiment pour les patients agés de 6 a 11
ans

Programme médical compassionnelle avec Efanesoctocog Alfa
pour le traitement et la prophylaxie des épisodes hémorragiques
chez les patients atteints d’hémophilie A
(déficit congénital en facteur VIiI)

Indique chaque déclaration

1. J'ai lu des informations sur le programme ou quelqu'un m'en a parlé.

2. Je sais que je ne suis pas obligé de participer si je ne le souhaite pas.

3. Je comprends l'objet de ce programme.

4. Je souhaite participer a ce programme.

5. Toutes mes questions ont recu une réponse.

Si tu ne souhaites pas participer a ce programme, n'inscrive pas ton nom ci-dessous.

Si tu veux participer, écrive ton nom et la date du jour ici. Situ n'aimes pas écrire, tu peux dessiner
un smiley et quelqu'un d'autre peut écrire ton nom et la date a ta place.

Nom et prénom Date (jour/mois/année) Signature
(en majuscules)

L’assentiment actif doit étre obtenu lorsque cela est nécessaire et possible.
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Déclaration du médecin :
Je soussigné(e), confirme par la présente avoir fourni oralement les informations nécessaires sur

ce programme meédical d’'urgence, avoir remis une copie, signée par les différentes parties, du
document d’information et du formulaire d’assentiment, étre prét(e) a répondre, si nécessaire, a
toutes les questions supplémentaires et n’avoir exercé aucune pression pour que le patient

participe au programme.

Nom et prénom Date (jour/mois/année) Signature

(en majuscules)
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Informatie en instemmingsformulier voor patiénten van 6 tot
11 jaar

Compassionate use programma met Efanesoctocog Alfa
voor de behandeling en profylaxe van bloedingen
bij patienten met hemofilie A
(congenitale factor Vlll-deficiéntie)

Opdrachtgever van het programma Swedish Orphan Biovitrum (Sobi)

Bart Fynaerts

Country Manager Sobi Belux
Luchthaven Brussel Nationaal 1K
1930 Zaventem

Tel: +32 (0) 2 880 61 19

Email: bart.fynaerts@sobi.com

Contactpersoon voor informatie Naam: ..o,
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Compassionate use program with Efanesoctocog Alfa for the treatment and prophylaxis of bleeding in
patients with hemophilia A

Informatie voor patiénten van 6 tot 11 jaar

Je kunt je ouder(s)/verzorger(s) vragen je dit instemmingsformulier voor te lezen.
Vraag iemand om je alles uit te leggen wat je niet begrijpt.

1. Waarover gaat dit?

Je arts stelt voor om je te behandelen met een nieuw geneesmiddel dat Efanesoctocog Alfa
heet, omdat hij/zij denkt dat dit geneesmiddel jou kan helpen om bloedingen te voorkomen. Dit
kan nu alleen in dit medisch noodprogramma (het “programma”).

Je arts en verpleegkundigen zullen het programma aan je uitleggen. Stel ze alle vragen die je
hebt en ze zullen hun best doen om ze te beantwoorden.

Om deel te nemen hebben we wel jouw akkoord of instemming nodig. Als je instemt om deel
te nemen aan dit programma, wordt je gevraagd dit formulier te ondertekenen en te dateren.
Je ouder(s)/wettelijke vertegenwoordiger(s) zullen nog een formulier met geinformeerde
toestemming ondertekenen.

2. Wie organiseert en betaalt dit programma?

Swedish Orphan Biovitrum (Sobi) is het bedrijf dat Efanesoctocog Alfa beschikbaar maakt in
Belgié en de rest van Europa. Sobi verstrekt Efanesoctocog Alfa gratis in dit programma.

3. Wie heeft besloten dat het programma veilig is?

Het programma werd goedgekeurd door de Belgische staat en ook door een Commissie voor
Medische Ethiek, waar dokters, apothekers en gewone mensen moeten oordelen of alle regels
wel gevolgd zijn.

4. Welk geneesmiddel krijg ik en waarvoor wordt het gebruikt?

Je krijgt een nieuw geneesmiddel dat Efanesoctocog Alfa heet. Het wordt gebruikt om
bloedingen te behandelen en te voorkomen bij patiénten met hemofilie A. Het kan voor alle
leeftijdsgroepen worden gebruikt en wordt gegeven met een injectie in een ader.

5. Hoe lang zal dit programma duren?

Je kan aan het programma deelnemen totdat jouw arts besluit dat het tijd is om te stoppen. Er
kunnen verschillende redenen zijn waarom je moet stoppen. Jouw arts zal deze beslissing
nemen omdat hij gelooft dat dit beter is voor je gezondheid.

6. Wie weet van mijn deelname? Wat zullen ze over mij te weten komen?

Jouw identiteit en jouw deelname aan dit programma zullen strikt vertrouwelijk behandeld

Compassionate use program with Efanesoctocog Alfa for the treatment and prophylaxis of bleeding in
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Compassionate use program with Efanesoctocog Alfa for the treatment and prophylaxis of bleeding in
patients with hemophilia A
worden. Jouw arts zal jouw persoonsgegevens coderen zodat jouw identiteit altijd geheim zal
blijven.

7. Moet ik deelnemen?

Nee, je bent niet verplicht om deel te nemen. De keuze om wel of niet deel te nemen aan dit
programma is volledig aan jou en jouw ouder(s)/wettelijke vertegenwoordiger(s).

Je kan "nee" zeggen, zelfs als jouw ouder(s)/wettelijke vertegenwoordiger(s) willen dat je
meedoet. Als je nu "ja" zegt tegen deelname aan het programma en je bedenkt je later, dan
kan je stoppen met deelname aan het programma. Niemand zal boos zijn als je "nee" zegt of
besluit niet meer aan het programma deel te nemen.

Of je nu wel of niet deelneemt, je arts zal je in beide gevallen nog steeds zo goed mogelijk
blijven behandelen.

8. Wanneer kan ik stoppen met het programma?

Wanneer je maar wilt. Jij beslist zelf of je doorgaat of stopt. Laat het jouw ouder(s)/verzorger(s)
en arts en verpleegkundige weten. Aan het einde van het programma zal jouw arts met jou de
mogelijkheden voor jouw verdere zorg bespreken.

9. Wat moet ik doen?

Luister eerst naar wat de arts of verpleegkundige je vertelt over het programma en het
geneesmiddel. Lees daarna dit document of vraag aan je ouder(s)/verzorger(s) om dit
instemmingsformulier voor te lezen.

Je hoeft nu niet te beslissen of je wel of niet wilt deelnemen. Vergeet niet jouw
ouder(s)/verzorger(s) en de arts te vertellen hoe je je voelt, vooral als iets je een slecht, bang,
ziek of ongemakkelijk gevoel geeft.

10.Wat zijn de mogelijke risico’s en ongemakken van dit geneesmiddel?

Zoals elk geneesmiddel kan ook dit geneesmiddel bijwerkingen hebben, al krijgt niet iedereen
daarmee te maken.

Voorafgaand aan jouw behandeling zal jouw arts de mogelijke bijwerkingen met jou bespreken
en jou uitleggen wat de risico’s en voordelen van Efanesoctocog Alfa zijn.

Zeer vaak voorkomende bijwerkingen zijn hoofdpijn en gewrichtspijn.

Vaak voorkomende bijwerkingen zijn pijn in armen/handen en benen/voeten, rugpijn, eczeem
(ontsteking van de huid), huiduitslag, allergische reacties, koorts en overgeven. Allergische
reacties kunnen zich voordoen in de vorm van uitslag op de huid met roze bulten en erge jeuk.

Soms voorkomende bijwerkingen zijn reacties op de plaats van de injectie (waaronder blauwe
plek en ontsteking).
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Compassionate use program with Efanesoctocog Alfa for the treatment and prophylaxis of bleeding in
patients with hemophilia A

11.Wie kan mijn vragen beantwoorden?

Jouw arts of verpleegkundigen kunnen jouw vragen beantwoorden. Je kunt het ook aan je
ouder(s)/verzorger(s) vragen. Vraag jouw arts om alles uit te leggen wat je niet begrijpt. Als je
alles begrijpt en je besluit deel te nemen aan het programma, schrijf dan jouw naam op het

volgende instemmingsformulier.
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Compassionate use program with Efanesoctocog Alfa for the treatment and prophylaxis of bleeding in

patients with hemophilia A

Instemmingsformulier voor patiénten van 6 tot 11 jaar

Compassionate use programma met Efanesoctocog Alfa voor de
behandeling en profylaxe van bloedingen bij patiénten met
hemofilie A
(congenitale factor VllI-deficiéntie)

Kruis elke verklaring aan

1. Ik heb over het programma gelezen/iemand heeft me erover verteld.

2. |k weet dat ik niet hoef deel te nemen als ik dat niet wil.

3. Ik begrijp waar dit programma over gaat.

4. Ik wil deelnemen aan dit programma.

5. Al mijn vragen zijn beantwoord.

Als je niet wilt deelnemen aan dit programma, schrijf dan niet jouw naam hieronder.

Als je wel wilt deelnemen, schrijf dan hier jouw naam en de datum van vandaag. Als je niet
van schrijven houdt, kan je een smiley tekenen en kan iemand anders jouw naam en datum
voor je schrijven.

Naam en voornaam Datum (dag/maand/jaar) Handtekening
(in hoofdletters)

Waar nodig en mogelijk moet actieve instemming worden verkregen.

Compassionate use program with Efanesoctocog Alfa for the treatment and prophylaxis of bleeding in
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Compassionate use program with Efanesoctocog Alfa for the treatment and prophylaxis of bleeding in
patients with hemophilia A

Verklaring van de arts:

Ik, ondergetekende, bevestig hierbij dat ik mondeling de nodige informatie heb gegeven over
dit programma, dat ik een kopie heb gegeven van het informatie- en instemmingsformulier
dat door de verschillende partijen werd getekend, datik bereidben om zo nodig alle aanvullende
vragen te beantwoorden en dat ik geen druk op de patiént heb uitgeoefend om aan dit
programma deel te nemen.

Naam en voornaam Datum (dag/maand/jaar) Handtekening
(in hoofdletters)

Compassionate use program with Efanesoctocog Alfa for the treatment and prophylaxis of bleeding in
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Compassionate use program with Efanesoctocog Alfa for the treatment and prophylaxis of bleeding in patients
with hemophilia A

Information et formulaire de consentement pour le(s)
parent(s) ou le(s) représentant(s) légal(aux)

Programme médical compassionnelle avec Efanesoctocog
Alfa pour le traitement et la prophylaxie des épisodes
hémorragiques chez les patients atteints d’hémophilie A
(déficit congénital en facteur VIiI)

Promoteur du programme Swedish Orphan Biovitrum (Sobi)

Bart Fynaerts

Country Manager Sobi Belux
Luchthaven Brussel Nationaal 1K
1930 Zaventem

Tel: +32 (0) 2 880 61 19

Email: bart.fynaerts@sobi.com

Personne de contact pour information NOM:
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Compassionate use program with Efanesoctocog Alfa for the treatment and prophylaxis of bleeding in patients
with hemophilia A

Information pour le(s) parent(s) ou le(s) représentant(s)
légal(aux)

Votre enfant est invité a participer volontairement a un programme médical d'urgence utilisant le
meédicament Efanesoctocog Alfa pour la prévention des épisodes hémorragiques
chez les patients atteints d'hémophilie A.

Avant de participer, vous devez savoir pourquoi ce programme est mis en ceuvre et ce qu'il
implique. Lisez attentivement les informations et discutez-en librement avec la personne de votre
choix, par exemple un ami ou un membre de votre famille. Si vous avez des questions, n'hésitez
pas a les poser au médecin ou au personnel qui s'occupe de vous.

Ce programme d'urgence médicale a été soumis a un comité d'éthique médicale.

1. Objectif de ce programme

Ce traitement s’inscrit dans le cadre d’un programme médical d’urgence ayant pour but de mettre
'Efanesoctocog Alfa a la disposition de patients comme votre enfant.

Ce programme offre gratuitement ce médicament a titre d’'usage médical.

2. Qu'est-ce que ’Efanesoctocog Alfa et dans quels cas est-il utilisé ?

La substance active de I'Efanesoctocog Alfa est une protéine de substitution du facteur VIII. Le
facteur VIII est une protéine produite naturellement dans le corps, nécessaire pour que le sang
forme des caillots et arréte ainsi les saignements.

L'Efanesoctocog Alfa est utilisé pour traiter et prévenir les épisodes hémorragiques chez les
patients atteints d'hémophilie A (déficit héréditaire en facteur VIII). Il peut étre utilisé dans tous
les groupes d'age. Chez les patients atteints d’hémophilie A, le facteur VIII est absent ou ne
fonctionne pas correctement.

L’Efanesoctocog Alfa remplace le "facteur VIII" défectueux ou manquant et aide le sang a former
des caillots a I'endroit du saignement. Efanesoctocog Alfa augmente le taux de facteur VIII dans
le sang et corrige temporairement la tendance aux saignements.

L’Efanesoctocog Alfa est administré par voie intraveineuse.

Le traitement par Efanesoctocog Alfa sera mis en place par le médecin, expérimenté dans la prise
en charge des patients atteints d’hémophilie A. Aprés avoir recu une formation adéquate a la
technique d’injection, votre enfant ou son aidant (p.ex. vous-méme) peut éventuellement
administrer 'Efanesoctocog Alfa & domicile. Le médecin calculera la dose que votre enfant doit
recevoir. Elle dépendra du poids de votre enfant et des raisons pour lesquelles le médicament
est utilisé. Veillez a toujours utiliser ce médicament en suivant exactement les indications du
médecin. Vérifiez auprés du médecin, pharmacien ou infirmier/ére en cas de doute.

Dans ce programme, I'Efanesoctocog Alfa est mis a disposition gratuitement en tant que
médicament médical d'urgence.
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Compassionate use program with Efanesoctocog Alfa for the treatment and prophylaxis of bleeding in patients
with hemophilia A

3. Combien de temps ce programme va-t-il durer ?

Votre enfant peut continuer le traitement avec Efanesoctocog Alfa en prenant part a ce
programme aussi longtemps que son médecin pense qu’il en bénéficie.

Cependant, le médecin, le Comité d’éthique médicale, 'Agence Fédérale des Médicaments et
des Produits de Santé (AFMPS) ou le médecin responsable du programme peuvent a tout
moment arréter la participation de votre enfant au programme, sans demander votre
consentement ou celui de votre enfant. Cette décision peut faire suite a une mauvaise réaction
ou intolérance a Efanesoctocog Alfa ou a I'obtention de nouvelles données relatives a I'efficacité
ou a la sécurité de Efanesoctocog Alfa. De maniére similaire, le médecin pourrait décider
d’interrompre le traitement s’il ou elle considére que c’est dans l'intérét de votre enfant ou si vous
ne suivez pas les instructions données pour participer a ce programme meédical d’'urgence.

Le programme sera réexaminé régulierement par Sobi. En cas de rejet de la demande de
remboursement de I'Efanesoctocog Alfa par Sobi, ce programme sera arrété. Sobi peut décider
a tout moment de mettre fin a ce programme. Dans tous les cas, le programme sera arrété lorsque
Efanesoctocog Alfa sera remboursé en Belgique pour le traitement de I'hémophilie A.

Si vous et votre enfant décidez a un moment donné de quitter le programme médical d’urgence,
il convient d'en informer le médecin ou ses collaborateurs. lls veilleront a ce que les procédures
adéquates soient suivies et a ce qu'une visite finale soit effectuée pour la sécurité de votre enfant.

Si vous et votre enfant décidez non seulement d'interrompre le traitement mais aussi de ne plus
étre contacté(e) par le médecin ou ses collaborateurs, vous pouvez retirer votre consentement. I
est important que le médecin en soit informé. Vous pouvez discuter avec lui du traitement
ultérieur. Si vous choisissez de retirer votre consentement, cela n'aura aucun effet sur les soins
médicaux de votre enfant.

4. Quelles données sont recueillies avant et pendant la participation de votre
enfant a ce programme ?

Si vous et votre enfant acceptez de participer a ce programme, vous serez invité(e) a signer le
formulaire de consentement ci-joint avant de pouvoir commencer son traitement avec
Efanesoctocog Alfa.

Votre médecin parcourra les antécédents médicaux de votre enfant et vérifiera si I'on peut lui
administrer Efanesoctocog Alfa. Il vous interrogera également sur les médicaments qu’il prend
actuellement.

L’identité de votre enfant et sa participation a ce programme seront traitées de fagon strictement
confidentielle. Le médecin codera ses données personnelles pour que son identité reste toujours
secréte. Ces données seront éventuellement transmises a des instances publiques nationales
et/ou étrangeéres de pays membres ou non membres de I'Espace Economique Européen, au
Comité d’éthique médicale et a d’autres meédecins et/ou organisations qui travaillent en
collaboration avec le promoteur. Ces données peuvent éventuellement aussi étre transmises a
d’autres filiales du promoteur, en Belgique et dans d’autres pays ou les normes relatives a la
gestion des données personnelles sont au moins du méme niveau que la législation belge.

Les données médicales liées au programme seront traitées et analysées par voie électronique
(c’est-a-dire par ordinateur) ou a la main. Ces données sont protégées contre tout usage abusif.
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Vous avez le droit de demander au médecin responsable du programme quelles sont les données
concernant votre enfant qui sont recueillies dans le cadre de ce programme, et dans quel but.
Vous avez aussi le droit de lui demander de consulter les données personnelles de votre enfant
et éventuellement d’y apporter les corrections nécessaires. Les données de votre enfant seront
traitées conformément au Réglement Général sur la Protection des Données (RGPD, Réf. [1]) et
la loi belge du 30 juillet 2018 (Réf. [2]) sur la protection des données.

Si votre enfant arréte prématurément sa participation au programme, votre consentement initial
autorisera l'utilisation de ses données relatives a la période durant laquelle il a participé au
programme.

5. Quels sont les droits des participants a ce programme ?

La participation de votre enfant & ce programme est volontaire. Méme aprés avoir signé le
formulaire de consentement, vous et votre enfant avez le droit de mettre fin a sa participation en
avertissant son médecin. Le retrait de votre consentement n’entrainera aucun désavantage ni
perte d’avantage. Votre décision n’aura aucune répercussion sur le traitement médical futur de
votre enfant. Votre décision n’aura pas non plus de répercussion sur vos relations avec le
médecin traitant.

Pendant le programme, il se pourrait que le médecin du programme prenne contact avec le
médecin généraliste de votre enfant pour un échange d’informations lui concernant. Ces contacts
sont nécessaires afin d’assurer le meilleur suivi possible de I'état de santé de votre enfant. Si
vous le souhaitez, vous pouvez consulter cette correspondance.

Vous avez également le droit d’introduire une plainte concernant le mode de traitement de vos
données aupres de I'autorité Belge de contrble chargée de veiller au respect de la Iégislation sur
la protection des données : Autorité de protection des données (APD) — Rue de la Presse 35 —
1000 Bruxelles - e-mail : contact@apd-gba.be - Site web
https://www.autoriteprotectiondonnees.be.

Dans ce programme, I'Efanesoctocog Alfa est mis a disposition gratuitement en tant que
médicament médical d'urgence.

6. Quels sont les devoirs des participants a ce programme ?
Consultez le médecin de votre enfant avant de commencer le traitement par Efanesoctocog Alfa.

Veillez a toujours utiliser ce médicament en suivant scrupuleusement les indications du médecin.
Vous n'étes pas slr de I'utilisation correcte de ce médicament ? Dans ce cas, contactez le
médecin.

Votre enfant, prend-il d'autres médicaments (y compris des médicaments en vente libre, des
médicaments sur ordonnance, des remédes a base de plantes et des suppléments nutritionnels),
les a-t-il récemment pris ou est-il susceptible de les prendre prochainement ? Veuillez en informer
son médecin ou son pharmacien.

Votre enfant (fille) est-elle enceinte, pensez-vous qu'elle est enceinte, souhaite-t-elle étre
enceinte ou allaite-t-elle ? Si c'est le cas, contactez son médecin avant de prendre ce
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médicament. Les femmes enceintes ou qui allaitent ne doivent pas participer a ce programme.

Sivous ou votre enfant souhaitez arréter de prendre le médicament, vous devez d'abord contacter
son médecin. Si le médecin décide d'arréter son traitement par ce médicament, vous devez suivre
ses instructions pour l'arréter.

Si votre enfant arréte le traitement, vous devez rendre au médecin tout le médicament
Efanesoctocog Alfa qu'il vous reste.

7. Quels sont les effets indésirables éventuels ?
Effets indésirables

Avant le traitement, le médecin discutera avec vous des effets secondaires possibles et vous
expliquera les risques et les avantages de I'Efanesoctocog Alfa.

Comme tout médicament, celui-ci peut avoir des effets secondaires, bien que tout le monde ne
les subisse pas.

Effets indésirables trés fréquents (pouvant toucher plus de 1 personne sur 10) : Maux de téte et
douleurs articulaires.

Effets indésirables fréquents (pouvant toucher jusqu'a 1 personne sur 10) : Douleur dans les
bras/mains et les jambes/pieds (douleur dans les extrémités), douleur dans le dos, eczéma
(inflammation de la peau), éruption cutanée, réaction allergique (pouvant se manifester par de
l'urticaire), fievre et vomissements

Effets indésirables peu fréquents (pouvant toucher jusqu’a 1 personne sur 100) : Réaction au site
d’injection (notamment hématome et inflammation).

Si une réaction allergique sévére et soudaine (réaction anaphylactique) survient, 'injection doit
étre interrompue immédiatement et vous devez contacter votre médecin sans attendre.

Chez les enfants n’ayant jamais été traités par un médicament contenant le facteur VI, des
anticorps inhibiteurs sont susceptibles de se former. Cela survient trés fréquemment (chez plus
de 1 patient sur 10). En revanche, chez les patients qui ont déja regu un traitement par le facteur
VIl auparavant (plus de 150 jours de traitement), ce phénomene est peu fréquent (moins de 1
patient sur 100). Si des inhibiteurs apparaissent chez votre enfant, le médicament pourrait ne plus
agir correctement et votre enfant pourriez présenter des saignements persistants. Si cela se
produit, vous devez contacter le médecin immédiatement.

Quand faut-il étre trés prudent avec Efanesoctocog Alfa ?

Il existe un faible risque que votre enfant développe une réaction anaphylactique (réaction
allergique sévere et soudaine) a Efanesoctocog Alfa. Les signes d'une réaction allergique
peuvent comprendre des démangeaisons généralisées, une urticaire, une oppression dans la
poitrine, des difficultés a respirer et une tension artérielle basse. Si votre enfant ressente I'un de
ces symptdmes, arrétez immédiatement l'injection et contactez votre médecin.

Adressez-vous au médecin si vous pensez que les saignements de votre enfant ne sont pas
contrdlés par la dose qu'’il regoit car il peut y avoir plusieurs raisons a cela. Certaines personnes
qui utilisent ce médicament peuvent développer des anticorps dirigés contre le facteur VI
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(également appelés inhibiteurs du facteur VIII). La formation d’inhibiteurs (anticorps) est une
complication connue qui peut survenir au cours du traitement avec tous les médicaments
contenant le facteur VIII. Ces inhibiteurs, en particulier si leurs taux sont élevés, empéchent le
traitement d’agir correctement. L’apparition de ces inhibiteurs sera donc attentivement surveillée
chez votre enfant.

Evénements cardiovasculaires
Si votre enfant a une maladie cardiaque ou présente un risque de maladie cardiaque, I'utilisation
du facteur VIII devra se faire avec prudence et vous devez en parler avec le médecin.

Complications liées au cathéter

Si un dispositif d’accés veineux central (DAVC) est nécessaire, le risque de complications liées
au DAVC, notamment la survenue d’infections locales, la présence de bactéries dans le sang et
la formation de caillots de sang dans le vaisseau sanguin ou a été placé le DAVC, doit étre pris
en considération.

Quand ne devez-vous pas utiliser ce médicament ?

Votre enfant ne doit jamais prendre ce médicament s'il est allergique a I'un des composants
contenus dans ce médicament. La substance active est I'Efanesoctocog Alfa (facteur VIII de
coagulation humain). Les autres composants sont : saccharose, chlorure de calcium d’hydraté,
histidine, chlorhydrate d’arginine, polysorbate 80.

Si vous arrétez d’utiliser Efanesoctocog Alfa

Si votre enfant arréte d’utiliser Efanesoctocog Alfa, il risque de ne plus étre protégé(e) contre les
saignements ou ses saignements pourraient ne pas s’arréter. Il ne doit pas arréter d’utiliser
Efanesoctocog Alfa sans consulter le médecin.

Compassionate use program with Efanesoctocog Alfa for the treatment and prophylaxis of bleeding in patients
with hemophilia A.
FR/NL, v 1.3, 2 Sept 2024
Page 6



Appendix I, ICF Parent, FR/NL

Compassionate use program with Efanesoctocog Alfa for the treatment and prophylaxis of bleeding in patients
with hemophilia A

Formulaire de consentement pour le(s) parent(s) ou le(s)
représentant(s) légal(aux)

Programme médical compassionnelle avec Efanesoctocog Alfa
pour le traitement et la prophylaxie des épisodes hémorragiques
chez les patients atteints d’hémophilie A
(déficit congénital en facteur VIiI)

Déclaration du/des parent(s) ou du/des représentant(s) légal(aux) :

Je soussigné(e), confirme par la présente avoir été informé(e) sur le programme médical
compassionnelle et avoir recu une copie du document « Information pour le(s) parent(s) ou le(s)
représentant(s) légal(aux) ».

J’ai lu et compris son contenu et j'ai eu suffisamment de temps pour réfléchir a la participation de
mon enfant et poser d’éventuelles questions.

Le médecin m’a suffisamment informé(e) sur les conditions et la durée de ce programme, ainsi
que sur l'action et les effets indésirables de ce traitement.

- Je sais que la participation de mon enfant a ce programme est entierement volontaire et
que je peux le retirer du programme a tout moment, aprés en avoir informé son médecin,
sans devoir en subir un quelconque désavantage.

- Jautorise les responsables du promoteur et les autorités compétentes a consulter le
dossier médical de mon enfant. Ses données médicales seront traitées en toute
confidentialité. Je connais le but dans lequel ces données sont recueillies, traitées et
utilisées dans le cadre de ce programme.

- Je consens a la collecte, au traitement et a I'utilisation de ces données médicales, comme
cela est décrit dans le document « Information pour le(s) parent(s) ou le(s) représentant(s)
légal(aux) ». Je consens également au transfert et au traitement de ces données dans
d’autres pays que la Belgique.

- Je consens tout a fait volontairement a ce que mon enfant participe a ce programme. Je
suis prét(e) a fournir des informations relatives a ses antécédents médicaux, a sa
consommation de médicaments et a sa participation éventuelle a d’autres études.

- Je consens a ce que le médecin généraliste de mon enfant et les autres prestataires de
soins impliqués dans son traitement soient informés de sa participation a ce programme.

- Jautorise/je n’autorise pas (rayez ce qui vous convient) le promoteur du programme a
utiliser ces données médicales cryptées a d’autres fins de recherche, a condition que le
Comité d’éthique médicale donne a nouveau son approbation.
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Appendix I, ICF Parent, FR/NL

Compassionate use program with Efanesoctocog Alfa for the treatment and prophylaxis of bleeding in patients
with hemophilia A

Parent(s) ou représentant(s) legal(aux)

Nom et prénom du 1°" Date (jour/mois/année) Signature
parent ou représentant légal
(en majuscules)

Nom de la personne représentée :

Lien de parenté avec la personne représentée :

Nom et prénom du 2°™¢ Date (jour/mois/année) Signature
parent ou représentant légal
(en majuscules)

Nom de la personne représentée :

Lien de parenté avec la personne représentée :

Déclaration du médecin :

Je soussigné(e), confirme par la présente avoir fourni oralement les informations nécessaires
sur ce programme médical d’'urgence, avoir remis une copie, signée par les différentes parties,
du document d’information et du formulaire de consentement, étre prét(e) a répondre, si
nécessaire, a toutes les questions supplémentaires et n’avoir exercé aucune pression pour que
le patient participe au programme.

Nom et prénom Date (jour/mois/année) Signature
(en majuscules)

Références :

[1] Réglement général sur la protection des données n° 2016/679 du Parlement européen et
du Conseil du 27 avril 2016 relatif a la protection des personnes physiques a I'égard du
traitement des données a caractére personnel et a la libre circulation de ces données, et
abrogeant la directive 95/46/CE.

[2] Loi belge du 30 juillet 2018 relative a la protection des personnes physiques a I'égard des
traitements de données a caractére personnel.

[3] Loi belge du 22 aolt 2002 relative aux droits du patient.
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Appendix I, ICF Parent, FR/NL

Compassionate use program with Efanesoctocog Alfa for the treatment and prophylaxis of bleeding in patients
with hemophilia A

Informatie en toestemmingsformulier voor ouder(s) of
wettelijke vertegenwoordiger(s)

Compassionate use programma met Efanesoctocog Alfa
voor de behandeling en profylaxe van bloedingen
bij patiénten met hemofilie A
(congenitale factor VllI-deficiéntie)

Opdrachtgever van het programma Swedish Orphan Biovitrum (Sobi)

Bart Fynaerts

Country Manager Sobi Belux
Luchthaven Brussel Nationaal 1K
1930 Zaventem

Tel: +32 (0) 2 880 61 19

Email: bart.fynaerts@sobi.com

Contactpersoon voor informatie Naam: ..o,
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Compassionate use program with Efanesoctocog Alfa for the treatment and prophylaxis of bleeding in
patients with hemophilia A

Informatie voor ouder(s) of wettelijke vertegenwoordiger(s)

Uw kind wordt uitgenodigd om vrijwillig deel te nemen aan een medisch noodprogramma met
het geneesmiddel Efanesoctocog Alfa voor het voorkomen van bloedingsepisodes
bij patiénten met hemofilie A.

Voor uw kind deelneemt, moet u weten waarom dit programma wordt uitgevoerd en wat het
inhoudt. Lees de informatie zorgvuldig door en bespreek ze vrij met wie u ook wilt, bijvoorbeeld
een vriend of familielid. Eventuele vragen kunt u stellen aan de behandelende arts of het
behandelende personeel.

Dit medisch noodprogramma werd voorgelegd aan een Commissie voor Medische Ethiek.

1. Doel van dit programma

Deze behandeling maakt deel uit van een medisch noodprogramma dat is ontworpen om
Efanesoctocog Alfa beschikbaar te maken voor patiénten zoals uw kind.

Dit programma biedt dit geneesmiddel gratis aan voor medisch gebruik.

2. Wat is Efanesoctocog Alfa en waarvoor wordt het gebruikt?

De werkzame stof Efanesoctocog Alfa is een factor Vlll-vervangend eiwit. Factor VIl is een
eiwit dat van nature voorkomt in het lichaam en is noodzakelijk voor het bloed om stolsels te
kunnen vormen en bloedingen te stoppen.

Efanesoctocog Alfa wordt gebruikt om bloedingsepisodes te behandelen en te voorkomen bij
patiénten met hemofilie A (een erfelijk tekort aan factor VIII). Het kan voor alle leeftijdsgroepen
worden gebruikt. Bij pati€nten met hemofilie A ontbreekt factor VIII of werkt die niet goed.

Efanesoctocog Alfa vervangt deze defecte of ontbrekende ‘factor VIII' en helpt het bloed
stolsels te vormen op de plaats van de bloeding. Efanesoctocog Alfa verhoogt het factor VIl
gehalte in het bloed en corrigeert tijdelijk de bloedingsneiging.

Efanesoctocog Alfa wordt gegeven met een injectie in een ader.

De arts, die ervaren is in de zorg voor patiénten met hemofilie A, zal de behandeling met
Efanesoctocog Alfa starten. Nadat uw kind of zijn/haar verzorger (vb. uzelf) de gepaste training
heeft gekregen in de juiste injectietechniek, is het mogelijk dat uw kind of zijn/haar verzorger
Efanesoctocog Alfa thuis kan toedienen. De arts zal de dosis voor u berekenen. De dosis zal
afhankelijk zijn van het gewicht van uw kind en waarvoor het geneesmiddel wordt gebruikt.
Gebruik dit geneesmiddel altijd precies zoals de arts u dat heeft verteld. Twijfelt u over het
juiste gebruik? Neem dan contact op met de arts, apotheker of verpleegkundige.

In dit programma wordt Efanesoctocog Alfa kosteloos ter beschikking gesteld als medische
noodmedicatie.
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Compassionate use program with Efanesoctocog Alfa for the treatment and prophylaxis of bleeding in
patients with hemophilia A

3. Hoe lang zal dit programma duren?

Uw kind kan de behandeling met Efanesoctocog Alfa voortzetten door aan dit programma deel
te nemen zolang de arts denkt dat hij/zij er baat bij heeft.

De arts, de Commissie voor Medische Ethiek, het Federaal Agentschap voor Geneesmiddelen
en Gezondheidsproducten (FAGG) of de verantwoordelijke arts van het programma kunnen
echter op elk moment de deelname van uw kind aan het programma stopzetten zonder uw
toestemming of die van uw kind te vragen. Deze beslissing kan genomen worden indien blijkt
dat uw kind het geneesmiddel niet verdraagt vanwege ernstige bijwerkingen of naar aanleiding
van nieuwe gegevens gerelateerd aan de doeltreffendheid of de tolerantie van Efanesoctocog
Alfa. Evenzo kan de arts besluiten de behandeling stop te zetten als hij of zij van mening is dat
dit in het beste belang is van uw kind, bv. indien zijn/haar ziekte erger wordt of hij/zij geen baat
heeft bij de behandeling of als jullie de instructies voor deelname aan dit medisch
noodprogramma niet opvolgen.

Het programma kan regelmatig worden herzien door Sobi. Als Sobi’s verzoek om terugbetaling
van Efanesoctocog Alfa wordt afgewezen, kan dit programma worden stopgezet. Sobi kan op
elk moment besluiten om dit programma te beéindigen. Het programma wordt in ieder geval
stopgezet wanneer Efanesoctocog Alfa in Belgié wordt terugbetaald voor de behandeling van
hemofilie A.

Indien u en uw kind op een bepaald moment beslissen om het medisch noodprogramma te
verlaten, dan moet u de arts of zijn/haar medewerkers op de hoogte brengen. Zij zullen ervoor
zorgen dat de gepaste procedures worden gevolgd en dat een eindbezoek plaatsvindt voor de
veiligheid van uw kind.

Indien u en uw kind beslissen om niet alleen de behandeling te stoppen maar ook niet meer
willen gecontacteerd worden door de arts of zijn medewerkers, dan kunnen jullie je
toestemming intrekken. Het is belangrijk om de arts hiervan op de hoogte te brengen. Jullie
kunnen de verdere behandeling met hem/haar bespreken. Jullie keuze om je toestemming in
te trekken heeft geen gevolgen voor de medische zorg van uw kind.

4. Welke gegevens worden verzameld voor en tijdens de deelname van uw kind
aan dit programma?

Indien u en uw kind akkoord gaan om aan dit programma deel te nemen, dan zal men u vragen
om het bijgevoegde toestemmingsformulier te ondertekenen voor uw kind de behandeling met
Efanesoctocog Alfa kan starten.

De arts zal de medische voorgeschiedenis van uw kind overlopen en zal nagaan of hij/zij
Efanesoctocog Alfa kan krijgen. Hij/zij zal ook vragen naar de medicatie die uw kind nu
inneemt.

De identiteit van uw kind en zijn/haar deelname aan dit programma zullen strikt vertrouwelijk
behandeld worden. De behandelende arts zal zijn/haar persoonsgegevens coderen zodat
zijn/haar identiteit altijd geheim zal blijven. Deze informatie wordt mogelijk ook overgemaakt
aan binnen- en/of buitenlandse overheidsinstanties in zowel landen binnen als buiten de
Europese Economische Unie, aan de Commissie voor Medische Ethiek en aan andere artsen
en/of organisaties die samenwerken met de opdrachtgever. Deze informatie kan eventueel
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Compassionate use program with Efanesoctocog Alfa for the treatment and prophylaxis of bleeding in
patients with hemophilia A
ook overgemaakt worden aan andere vestigingen van de opdrachtgever in Belgié en in andere
landen waar de normen betreffende beheer van persoonlijke gegevens minstens gelijk zijn aan
de Belgische wetgeving.
De medische gegevens worden elektronisch (d.w.z. in de computer) of handmatig verwerkt.
Deze gegevens worden beschermd tegen verkeerd gebruik.

U hebt het recht aan de verantwoordelijke arts van het programma te vragen welke gegevens
er over uw kind worden verzameld in het kader van het programma en wat de bedoeling ervan
is. U hebt ook het recht hem te vragen om u inzage te verlenen in de persoonlijke informatie
van uw kind en er eventueel de nodige verbeteringen in te laten aanbrengen. De gegevens
van uw kind zullen verwerkt worden in overeenstemming met de Algemene Verordening
Gegevensbescherming (AVG) (Ref. [1]) en de Belgische wet over gegevensbescherming van
30 juli 2018 (Ref. [2]).

Indien de deelname van uw kind aan het programma voortijdig gestopt wordt, zal uw initiéle
toestemming het gebruik toelaten van de programmagegevens met betrekking tot de periode
dat uw kind in het programma ingesloten was.

5. Wat zijn de rechten van de deelnemers aan dit programma?

De deelname van uw kind aan dit programma is vrijwillig. Zelfs na ondertekening van het
toestemmingsformulier hebben u en uw kind het recht om zijn/haar deelname te beéindigen
mits verwittiging van de arts. Het intrekken van jullie toestemming zal geen nadeel of verlies
van voordeel met zich meebrengen. Jullie beslissing zal geen weerslag hebben op de
toekomstige medische behandeling van uw kind. Jullie beslissing zal ook geen weerslag
hebben op de relaties met de behandelende arts.

Tijdens het programma zou het kunnen gebeuren dat de behandelende arts contact opneemt
met de huisarts van uw kind om informatie over uw kind uit te wisselen. Deze contacten zijn
noodzakelijk om de gezondheidstoestand van uw kind zo goed mogelijk te kunnen opvolgen.
Indien u en uw kind dat willen, mogen jullie de correspondentie inkijken.

U hebt ook het recht om een klacht in te dienen over de manier waarop uw gegevens worden
verwerkt bij de Belgische toezichthoudende autoriteit die verantwoordelijk is voor het toezicht
op de naleving van de wetgeving inzake gegevensbescherming:
Gegevensbeschermingsautoriteit (GBA) - Drukpersstraat 35 - 1000 Brussel - e-mail:
contact@apd-gba.be - Website: https://www.gegevensbeschermingsautoriteit.be.

In dit programma wordt Efanesoctocog Alfa kosteloos ter beschikking gesteld als medische
noodmedicatie.

6. Welke zijn de plichten van de deelnemers aan dit programma?
Neem contact op met de arts van uw kind voordat uw kind start met Efanesoctocog Alfa.

Dit geneesmiddel moet altijd gebruikt worden precies zoals de arts u en uw kind dat heeft
verteld. Twijfelt u of uw kind over het juiste gebruik? Neem dan contact op met zijn/haar arts.

Gebruikt uw kind nog andere geneesmiddelen (met inbegrip van vrij verkrijgbare
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Compassionate use program with Efanesoctocog Alfa for the treatment and prophylaxis of bleeding in
patients with hemophilia A
geneesmiddelen, geneesmiddelen op voorschrift, kruidenmiddelen en
voedingssupplementen), heeft hij/zij dat kort geleden gedaan of bestaat de mogelijkheid dat
hij/zij er binnenkort gaat gebruiken? Vertel dat dan zijn/haar arts of apotheker.

Is uw kind (dochter) zwanger, denkt u dat zij zwanger is, wilt zij zwanger worden of geeft zij
borstvoeding? Neem dan contact op met haar arts voordat zij dit geneesmiddel gebruikt.
Zwangere vrouwen of vrouwen die borstvoeding geven mogen niet deelnemen aan dit
programma.

Als u of uw kind wilt stoppen met het geneesmiddel, moeten jullie eerst contact opnemen
met zijn/haar arts. Als de arts beslist zijn/haar behandeling met dit geneesmiddel stop te
zetten, moet u de instructies van de arts volgen om ermee te stoppen.

Indien uw kind met de behandeling stopt, moeten jullie aan de arts alle Efanesoctocog Alfa
medicatie die jullie nog hebben, teruggeven.

7. Wat zijn de mogelijke risico’s en ongemakken van Efanesoctocog Alfa?
Mogelijke bijwerkingen

Voorafgaand aan de behandeling zal de arts de mogelijke bijwerkingen met u en uw kind
bespreken en jullie uitleggen wat de risico’s en voordelen van Efanesoctocog Alfa zijn.

Zoals elk geneesmiddel kan ook dit geneesmiddel bijwerkingen hebben, al krijgt niet iedereen
daarmee te maken.

Zeer vaak voorkomende bijwerkingen (kunnen bij meer dan 1 op de 10 gebruikers voorkomen):
Hoofdpijn en gewrichtspijn.

Vaak voorkomende bijwerkingen (kunnen bij minder dan 1 op de 10 gebruikers voorkomen):
Pijn in armen/handen en benen/voeten (pijn in extremiteit), rugpijn, eczeem (ontsteking van de
huid), huiduitslag, allergische reacties (kunnen zich voordoen in de vorm van uitslag op de
huid met roze bulten en erge jeuk (netelroos of galbulten)), koorts en overgeven.

Soms voorkomende bijwerkingen (kunnen bij minder dan 1 op de 100 gebruikers voorkomen):
Reacties op de plaats van de injectie (waaronder blauwe plek en ontsteking).

Als ernstige, plotse allergische reacties (anafylactische reactie) optreden, moet de injectie
onmiddellijk worden stopgezet.

Bij kinderen die niet eerder zijn behandeld met factor VIII geneesmiddelen, kunnen zeer vaak
(bij meer dan 1 op de 10 patiénten) remmende antistoffen ontstaan. Bij patiénten die eerder
zijn behandeld met factor VIII (een behandeling langer dan 150 dagen), komt dit risico soms
voor (bij minder dan 1 op de 100 patiénten). Als dit bij uw kind gebeurt, is het mogelijk dat het
geneesmiddel minder goed gaat werken en kan uw kind aanhoudende bloedingen krijgen. Als
dit gebeurt, moet u onmiddellijk contact opnemen met de arts.

Wanneer moet men extra voorzichtig zijn met Efanesoctocog Alfa?
Er bestaat een zeldzame kans dat uw kind een anafylactische reactie (een ernstige, plotse
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Compassionate use program with Efanesoctocog Alfa for the treatment and prophylaxis of bleeding in
patients with hemophilia A
allergische reactie) krijgt op Efanesoctocog Alfa. Verschijnselen van allergische reacties
kunnen bestaan uit jeuk over het hele lichaam, netelroos, benauwd gevoel op de borst, moeite
met ademen en lage bloeddruk. Als zich een of meer van deze klachten voordoen, stop dan
de injectie onmiddellijk en neem contact op met de arts.

Neem contact op met de arts als u denkt dat de bloeding van uw kind niet onder controle is
met de dosis die hij/zij krijgt, omdat daar diverse oorzaken voor kunnen zijn.

Sommige personen die dit geneesmiddel gebruiken, kunnen antistoffen tegen factor VIII (ook
wel factor VIII remmers genoemd) ontwikkelen. De vorming van remmers (antistoffen) is een
bekend probleem dat zich kan voordoen tijdens de behandeling met alle factor VI
geneesmiddelen. Deze remmers, met name bij hoge waarden, verhinderen dat de
behandeling goed werkt. Uw kind zal nauwlettend worden gecontroleerd op de ontwikkeling
van deze remmers.

Voorvallen die verband houden met het hart en de bloedvaten
Als uw kind een hartziekte heeft of risico loopt op een hartziekte, moet u extra voorzichtig zijn
wanneer hij/zij factor VIII geneesmiddelen gebruikt en contact opnemen met de arts.

Problemen die verband houden met de katheter

Als uw kind een centraal veneuze lijn (katheter) nodig heeft, moet rekening worden gehouden
met het risico op problemen die verband houden met de centraal veneuze lijn, waaronder
lokale infecties, aanwezigheid van bacterién in het bloed en bloedpropjes (trombose) ter
hoogte van de katheter.

Wanneer mag men dit middel niet gebruiken?

Gebruik dit middel niet wanneer uw kind allergisch is voor een van de stoffen in dit
geneesmiddel. De werkzame stof in dit middel is Efanesoctocog Alfa (humane stollingsfactor
VIII). De andere stoffen in dit middel zijn sucrose, calciumchloridedihydraat, histidine,
argininehydrochloride, polysorbaat 80.

Als uw kind stopt met het gebruik van dit middel

Als uw kind stopt met het gebruik van Efanesoctocog Alfa, is het mogelijk dat hij/zij niet langer
beschermd is tegen bloedingen of dat een bloeding op dat moment niet stopt. Stop het gebruik
van Efanesoctocog Alfa niet zonder de arts te hebben geraadpleegd.
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Compassionate use program with Efanesoctocog Alfa for the treatment and prophylaxis of bleeding in
patients with hemophilia A

Toestemmingsformulier voor de ouder(s) of wettelijke
vertegenwoordiger(s)

Compassionate use programma met Efanesoctocog Alfa voor de
behandeling en profylaxe van bloedingen bij patiénten met
hemofilie A
(congenitale factor VllI-deficiéntie)

Verklaring van de ouder(s) of wettelijke vertegenwoordiger(s):

Hierbij bevestig ik, ondergetekende, dat ik over het medisch noodprogramma ben ingelicht en
een kopie van de “Informatie voor de ouder(s) of wettelijke vertegenwoordiger(s)” ontvangen
heb.

Ik heb de informatie gelezen en begrepen en heb voldoende tijd gehad om de deelname van
mijn kind te overwegen en eventuele vragen te stellen.

De arts heeft mij voldoende informatie gegeven met betrekking tot de voorwaarden en de duur
van het programma, én het effect en de bijwerkingen van deze behandeling.

Ik weet dat de deelname van mijn kind aan dit programma volledig vrijwillig is, en dat ik
hem/haar op elk ogenblik uit het programma kan terugtrekken nadat ik zijn/haar arts
hierover heb ingelicht, zonder dat dit mijn kind enig nadeel kan berokkenen.

Ik geef toestemming aan de verantwoordelijken van de opdrachtgever en aan
regulerende overheden om inzage te hebben in het pati€ntendossier van mijn kind.
Zijn/haar medische gegevens zullen strikt vertrouwelijk behandeld worden. Ik ben op de
hoogte van het doel waarvoor deze gegevens verzameld, verwerkt en gebruikt worden in
het kader van dit programma.

Ik ga akkoord met de verzameling, de verwerking en het gebruik van deze medische
gegevens, zoals beschreven in de “Informatie voor de ouder(s) of wettelijke
vertegenwoordiger(s)’. Ik ga eveneens akkoord met de overdracht en de verwerking van
deze gegevens in andere landen dan Belgié.

Ik stem geheel vrijwillig toe dat mijn kind deelneemt aan dit programma. Ik ben bereid
informatie te verstrekken i.v.m. zijn/haar medische voorgeschiedenis,
geneesmiddelengebruik en eventuele deelname aan andere studies.

Ik ga akkoord dat de huisarts van mijn kind en andere gezondheidsmedewerkers die
betrokken zijn bij zijn/haar behandeling op de hoogte worden gebracht van zijn/haar
deelname aan dit programma.

Ik ga akkoord/ik ga niet akkoord (schrappen wat niet past) met het gebruik door de
opdrachtgever van deze gecodeerde medische gegevens voor andere
onderzoeksdoeleinden op voorwaarde van een nieuwe goedkeuring door de Commissie
voor Medische Ethiek.

Compassionate use program with Efanesoctocog Alfa for the treatment and prophylaxis of bleeding in
patients with hemophilia A.
FRINL, v 1.3, 2 Sept 2024
Page 15



Appendix |, ICF Parent, FR/NL

Compassionate use program with Efanesoctocog Alfa for the treatment and prophylaxis of bleeding in
patients with hemophilia A

Ouder(s) of wettelijke vertegenwoordiger(s)

Naam en voornaam van de 15% Datum (dag/maand/jaar) Handtekening
ouder of wettelijke

vertegenwoordiger

(in hoofdletters)

Naam van de persoon die u vertegenwoordigt:

Relatie met de persoon die u vertegenwoordigt:

Naam en voornaam van de 2% Datum (dag/maand/jaar) Handtekening
ouder of wettelijke

vertegenwoordiger

(in hoofdletters)

Naam van de persoon die u vertegenwoordigt:

Relatie met de persoon die u vertegenwoordigt:

Verklaring van de arts:

Ik, ondergetekende, bevestig hierbij dat ik mondeling de nodige informatie heb gegeven
over dit programma, dat ik een kopie heb gegeven van het informatie- en
toestemmingsformulier dat door de verschillende partijen werd getekend, dat ik bereid ben
om zo nodig alle aanvullende vragen te beantwoorden en dat ik geen druk op de patiént
heb uitgeoefend om aan dit programma deel te nemen.

Naam en voornaam Datum (dag/maand/jaar) Handtekening
(in hoofdletters)

Referenties:

[1] Algemene Verordening Gegevensbescherming nr. 2016/679 van het Europees
Parlement en van de Raad van 27 april 2016 betreffende de bescherming van natuurlijke
personen in verband met de verwerking van persoonsgegevens en betreffende het vrije
verkeer van die gegevens en tot intrekking van Richtlijn 95/46/EG.

[2] Belgische wet van 30 juli 2018 betreffende de bescherming van natuurlijke personen
met betrekking tot de verwerking van persoonsgegevens.

[3] Belgische wet van 22 augustus 2002 betreffende de rechten van patiénten.
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