Ein Leitfaden zur
klinischen Studie

GATEWAY

Was muss ich wissen?

In dieser Broschiire wird Ihnen erklart, was Sie im Zusammenhang mit lhrey
Teilnahme an der Studie GATEWAY erwartet.

Diese Broschiire ersetzt nicht die Einwilligungserklarung oder fachliche medizinische Beratung. Bitte lesen
Sie die Einwilligungserklarung und holen Sie immer den Rat Ihres Arztes oder eines anderen qualifizierten
Gesundheitsdienstleisters ein.



In dieser Broschtire finden Sie wichtige
Informationen zur Studie GATEWAY,
einschlieBlich Informationen zum
allgemeinen Aufbau der Studie, eines
Zeitplans fur die Studienbesuche und
Informationen zu den Untersuchungen,
die auf Sie zukommen. Die Broschtire
ersetzt nicht die

Einwilligungserklarung oder -
den Rat lhres Prifarztes. <

Wenn Sie daran

interessiert sind, an

der Studie teilzunehmen, lesen Sie bitte
sorgFaltig die Einwilligungserklarung,
da diese mehr Informationen enthalt.
Wenn Sie Fragen haben oder etwas in
Bezug auf die Studie nicht verstehen,
sprechen Sie bitte mit lhrem Priifarzt
und anderen Mitgliedern des

Studienpersonals.

Die Studie wurde sorgféltig von Experten im
Bereich Wilson-Krankheit vorbereitet und
von den zustéandigen Gesundheitsbehorden,
unabhangigen Ethikkommissionen und
institutionellen Prifungskommissionen
genehmigt. Diese sind daftr zustandig, lhre
Sicherheit, Ihr Wohlbefinden und Ihre Rechte

zu schitzen.

Bei der Behandlung der
Wilson-Krankheit werden zwar
Kupferchelatoren und Zinksalz
eingesetzt, aber es besteht

ein Bedarfan verbesserten
Behandlungsoptionen. Die

Studie GATEWAY hat das Ziel,
herauszufinden, ob das Prufpréaparat
VTX-801 eine Behandlungsoption
fur Patienten mit Wilson-Krankheit
sein kann. In dieser Studie werden
die Sicherheit, die richtige Dosis
sowie die Fahigkeit von VTX-801,

die UbermaRige Anreicherungvon
Kupfer im Kérper zu entfernen und zu
verhindern, beurteilt. Dies ist die erste
Studie zu VTX-801 beim Menschen.

,Prifpraparat” bedeutet, dass

VTX-801 von den zustandigen

Gesundheitsbehorden fiir die
Anwendung auBerhalb klinischer
Studien noch nicht zugelassen ist.
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Was ist VTX-801 und wie
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Der Vektor selbst ist nicht
ansteckend, da die DNA des
Virus, die normalerweise
fur die Infektion von Zellen

sorgen wiirde, entfernt wurde.

T

Weitere Informationen zur vorgesehenen Behandlung der Wilson-Krankheit mit Gentherapie

finden Sie auf der Website der Studie GATEWAY unter www.gatewaytrialwilsondisease.com

VTX-801 wird als einmalige intravendse Infusion
verabreicht. Dies geschieht in einem Krankenhaus
durch ausgebildetes medizinisches Personal.
Anschlie3end soll der Vektor das funktionierende
Gen in lhre Leberzellen transportieren und so dabei
helfen, Gbermalige Ablagerungen von Kupferin
lhrem Kérper abzubauen und zu vermeiden.

Die Gentherapie hat das Ziel, die Funktion lhrer
Leberzellen dauerhaft zu korrigieren. Es wird Ihnen
hierzu einmalig verabreicht.




Wie lange werde ich an der Studie
teilnehmen?

Die Studie dauert 5 Jahre ab der VTX-801-Infusion und besteht aus vier Teilen.
Wenn Sie sich fur eine Teilnahme entscheiden, beginnen diese, nachdem
Sie die Einwilligungserklarung unterschreiben.

Priifung lhrer
Teilnameberechtigung
(etwa 3 Monate)

Sie werden einigen ‘eening—
Untersuchungen unterzogen, um
sicherzustellen, dass Sie an der Studie
teilnehmen konnen. Je nachdem, wann
Ihre Teilnahme an der Studie Teil 1
beginnt, werden Sie einer von vier

Gruppen zugewiese

Weitere
Beurteilungsbesuche
(Jahre 2=5) @

Sie werden 5 Jahre lang nach der VTX-
801-Infusion weiterhin Studienbesuche
wahrnehmen, allerdings weniger hdufig als in
Jahr 1. Bei diesen Besuchen wird Ihre Gesundheit
Uberwacht. Bei Teilnehmern, die auf VTX-801
ansprechen, wird in diesen Untersuchungen auch
bestimmt, ob die Wirkung von VTX-801 wéhrend der

gesamten Studiendauer aufrechterhalten wird.

Wenn Sie in Deutschland wohnen, werden Sie gebeten, bis r@l

Jahr 10 jahrlich Telefongesprache mit Ihrem Priifarzt zu fuh


UL
Notiz
the wording "Screening" definitely is not known to patients; 

therefore, it is required to define this term in german language

UL
Hervorheben

UL
Hervorheben

UL
Hervorheben

UL
Notiz
werden sie gebeten

SUGGESTED DIFFERENT WORDING
über einen Zeitraum von 10 Jahren

einmal jährlich Telefongespräche ...

UL
Hervorheben

UL
Notiz
2-5 (smaller - in between)

UL
Notiz
please specify:

(siehe Seite 9)


Vor und wahrend der VTX-801-Infusion
- (etwa 2 Wochen)

Wenn Sie fur die Teilnahme geeignet sind und an der Studie

——v teilnehmen mochten, wird Ihr Priifarzt oder andere Mitglieder
des Studienpersonals einige weitere Untersuchungen
durchftihren, bevor Sie eine einmalige
VTX-801-Infusion erhalten.

Nach der Infusion mussen Sie die Nacht im
Krankenhaus verbringen und werden am
nachsten Tag entlassen. Dabei handelt es
sich um den einzigen verpflichtenden
Krankenhausaufenthalt fur die Gruppen 1-3.
Die Teilnehmer der Gruppe 4 mussen
insgesamt 5 Tage im Krankenhaus bleiber@

Teil 2

Nachbeobach-
tungsbesuche
(restliches Jahr 1)

Siewerden 1 Jahrlang nach Ihrer
VTX-801-Infusion engmaschig

Uberwacht. Sie werden gebeten, an

einigen Studienbesuchen teilzunehmen, bei
denen lhr Prufarzt oder andere Mitglieder des
Studienpersonals Untersuchungen durchfihren,
um herauszufinden, ob VTX-801 wirkt. Ihr Prifarzt
wird etwa 3 Monate nach der Infusion feststellen kénnen,
ob VTX-801 wirkt. Wenn der Priifarzt der Meinung ist, dass
VTX- 801 wirkt, werden Sie Ihre derzeitige Behandlung absetzen.

Die Teilnehmer in Gruppe 4 haben jeweils 2 Krankenhausaufenthalte
(jeder fur etwa 3 Tage), um die rechtzeitige Entnahme von Stuhl- und
Blutproben sicherzustellen.
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UL
Notiz
(siehe Seite 9)

UL
Hervorheben

UL
Notiz
please omit the word

rechtzeitige


Was
umFasst die
Studie?

lhr Studienarzt, das
Pflegepersonal oder
andere Mitglieder des
Studienpersonals mussen
wahrend der gesamten
Studie verschiedene
Untersuchungen
durchfthren, um
sicherzustellen, dass Sie
weiterhin teilnehmen
kénnen, un Wirkung
von VTX-80T zu prifen.

Manche der
Untersuchungen werden
als Teil einer reguléren
Gesundheitsuntersuchung
durchgefiihrt. Dazu
zahlen Fragen zu lhrer
Krankengeschichte,

eine Prufung lhrer
Vitalparameter
(einschliel3lich Blutdruck
und Herzfrequenz), eine
korperliche Untersuchung
und Messung lhrer Grol3e
und lhres Gewichts.

Einige der Untersuchungen
werden speziell fur die
Studie durchgefthrt. Diese
werden auf den folgenden
Seiten beschrieben.
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Elektrokardiogramm (EKG)

Ein einfacher Test, mit dem lhre
Herzfunktion gepruft wird. Auf lhrer

Brust, lhren A@Jnd lhren Be
werden Klebepads angebracht

Sie werden gebeten, still liegen

zu bleiben.

b

\

Augenuntersuchung

Eine schnelle, schmerzfreie
Routineuntersuchung,
beider lhr Prifarzt

die Gesundheit lhrer
Augen pruft.

™
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@
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Fragebogen

Fragebogen zur

Beurteilung Ihrer

Symptome.

- /

~

Leberbiopsie

Wahrend der Leberbiopsie nimmt
ein erfahrener Arzt, der auf
Lebererkrankungen spezialisiert ist
mit einer diinnen Nadel zwei'sehr
kleine Gewebestiicke aus ihrer Leber.
Diese werden analysiert, um lhre
Leberfunktion und die Gesundheit
lhrer Leber zu untersuchen und um
den Kupfergehalt zu messen.

Wéhrend der Studie werden drei

Biopsien durchgefuhrt. Es kann eine
zusétzliche Biopsie erforderlich sein,
wenn |hr Prifarzt einen Verdacht auf

eine'anomalepecinderung in threr
Leber hat. /



UL
Notiz
please insert:

um

UL
Notiz
Armen

UL
Notiz
Beinen

UL
Hervorheben

UL
Notiz
please omit

sehr

UL
Hervorheben

UL
Notiz
please omit:

anomale


Magnetresonanztomographie (MRT)/
Magnetresonanz-Elastographie (MRE) @

Eine harmlose, haufig durchgefthrte Untersuchung, in der Magnete
und Funkwellen verwendet werden, um Bilder lhres Gehirns und
Bauchraums zu erstellen. Dadurch kann Ihr Priifarzt die Gesundheit
und Steifheit Ihrer Leber (wie viele Narben sind zu sehen) beurteilen.
Auflhren Bauch wird ein Polster gelegt und Sie werden gebeten, im
Gerat still zu liegen. Das Gerat ist ein gro3es Rohr mit Lochern an
beiden Seiten.

Probenentnahme @

Es werden Blutproben fur routinemaliige Sicherheitskontrollen und zur \\g
Uberwachung sowie fur regelmaRige Schwangerschaftstests (falls Sie weiblich &
sind) entnommen. Diese werden wie alle anderen Blutuntersuchungen

durchgefthrt, die bei Ihnen bisher durchgefthrt wurden.

Es werden Urinproben I;ur zur routineméRigen Uberwachung der Gesundheit
und der Kupferwerte sowie fur regelmalige Schwangerschaftstests (falls Sie
weiblich sind) entnommen.

In Teil 1 der Studie werden Harnstreifentests fir den Nachweis bestimmter
Substanzen durchgefihrt.

Wéhrend der gesamten Studie werden Urin-, Speichel-, Stuhl- und
Blutproben entnommen, um die Entfernung des Vektors aus lhrem Korper
nach der Lieferung des funktionierenden Gens zu Gberwachen.

Um zu prifen, wie viel Kupfer aus dem Kérper entfernt wurde, werden

wahrend der Krankenhausaufenthalte weitere Stuhlproben entnommen.

Wenn Sie zu irgendeinem Zeitpunkt Fragen zu diesen
Untersuchungen haben, fragen Sie bitte lhren Priifarzt oder ein
anderes Mitglied des Studienpersonals.


UL
Hervorheben

UL
Hervorheben

UL
Notiz
please change into:

Ultraschall-Leber-Elastographie (ULE)

plus text:
Die Elastographie der Leber ist ein schmerz- und nebenwirkungsfreies Verfahren mittels Ultraschall um den Grad einer Leberfibrose oder Zirrhose festzustellen. In dem Ultraschallkopf befindet sich ein Vibrationsgeber, der niederfrequente Wellen aussendet. Mit einer hochfrequenten Sonde wird gemessen, wie diese Wellen durch die Leber laufen. Bei einer Leberfibrose oder Zirrhose wird das Lebergewebe härter, und die Wellen können schneller durchlaufen.





UL
Hervorheben

UL
Hervorheben

UL
Notiz
Probenentnahmen

UL
Hervorheben

UL
Notiz
please delete

für


Untersuchungen.

Die Screening—P@sle dauert etwa

3 Monate, kann aber in manchen
Fallen langer dauern. Die Screening-
Phase ist lang, da wir sicherstellen
mussen, dass lhre Erkrankung stabil
ist und Sie teilnehmen kénnen.

Sie werden mindestens zwei
Studienbesuche wahrnehmen, B1A
und B1B, bei denen lhr Studienarzt
die folgenden Untersuchungen
durchfthrt:

All diese Untersuchungen
beginnen erst, wenn Sie
die Einwilligungserkldrung
unterschrieben haben.

In den folgenden Abschnitten werden die Teile{1-4 beschrieben, darunter die Zeitpunkte der >

Teil 1:

Priifung lhrer Teil-
nameberechtigung

(etwa 3 Monate)

Korperliche Untersuchung
(einschlieBlich GrolRe und Gewicht)

MRT des Bauch s und Gehirns/
MRE der Leber Q

Leberbiopsie
(am Ende von B1B durchzuftihren)



UL
Hervorheben

UL
Notiz
1-4

UL
Hervorheben

UL
Notiz
Die Prüfung Ihrer Teilnahmeberechtigung (Screening-Phase) dauert etwa 3 Monate. In diesem Zeitraum stellen wir sicher, dass Ihre Erkrankung stabil ist und Sie auch alle Kriterien für eine Studienteilnahme erfüllen. Sie werden mindestens zwei Studienbesuche wahrnehmen, B1A und B1B, bei denen Ihr Studienarzt die folgenden Untersuchungen durchführt:

UL
Hervorheben

UL
Notiz
Ultraschall-Leber-Elastographie (ULE)


Was sind die vier Studiengruppen
und welcher werde ich zugewiesen?

Wenn Sie fur die Teilnahme an der Studie geeignet sind, werden
Sie einer von vier Gruppen zugewiesen. In jeder Gruppe befinden
sich bis zu vier Teilnehmer und jeder Teilnehmer erh'aie Dosis
VTX-801.

Die Gruppen werden nacheinander in die Studie aufgenommen.
Deshalb hangt die Gruppe, der Sie zugewiesen werden, sowie die
Dosis, die Sie erhalten, vom Zeitpunkt Ihrer Aufnahme in die Studie
ab. Dies wird kurz im unteren Diagramm erklart.

Die Teilnehmer der Gruppe 1
erhalten die niedrigste
VTX-801-Dosis. Die Dosis
erhoht sich fur Teilnehmer
der Gruppen 2 und 3, bis
eine Dosis erreicht wird, die
die grofte Wirkung auf die
Reduktion des Kupfergehalts
zeigt und gleichzeitig sicher ist.

Gruppe 4
(Dosis 3) (Dosis 3)

Die ausgewdhlte
Dosis (Dosis 3)
wird dann den
Teilnehmern
der Gruppe 4

verabreicht. Diese
werden zu weiteren

Untersuchungen
gebeten, um

ein besseres
Verstandnis fur die
Wirkung von VTX-
Gruppe 1 801 zu entwickeln.
(Dosis 1)

Gruppe 2
(Dosis 2)

Vor dem Ende von Teil 1 wird Ihnen Ihr Studienarzt sagen, welcher
Gruppe Sie zugewiesen wurden. Danach gehen Sie zu Teil 2 tber.


UL
Notiz
erhält einmalig eine Dosis 


Teil 2;

Vor und wahrend der

VTX-801-Infusion
(etwa 2 Wochen)

Was geschieht 1 Woche vor

der VTX-801-Infusion?

In der Woche vor der VTX-801-Infusion
nehmen Sie an vier Studienbesuchen

teil. Bei jedem Besuch fuhrt Ihr Prifarzt
einige Untersuchungen durch, um Ihre
Gesundheit zu priifen und sicherzustellen,
dass Sie VTX-801 und einige zusétzliche
Arzneimittel einnehmen konnen.

Besuch-Nr.

Probenentnahme von Blut und/oder Urin,
Speichel und Stuhl

Kérperliche Untersuchung
(einschlieflich Gewicht)

Erfassung des Alkoholkonsums

10



UL
Notiz
(Temperatur, Blutdruck, Puls, Sauerstoffgehalt, Atmung)


Bei BZpeginnen Sie die Einnahme des Arzneimittels
Sirolimus sowie eine Behandlung zur Vorbeugung
von Infektionen. Diese Behandlungen setzen Sie bis
3 Monate nach der VTX-801-Infusion fort.

Sirolimus in Kombination mit dem eingenommenen
Kortikosteroid werden vortibergehend lhr
Immunsystem schwachen. Dadurch verringert sich die
Wahrscheinlichkeit, dass Ihr Kérper VTX-801 abstoRt,
und erhoht die Wahrscheinlichkeit, dass VTX-801 wirkt.
Sie kénnen sich wahrend dieser Zeit allerdings leichter
infizieren, deshalb erhalten Sie zum Schutz Antibiotika und

Arzneimittel gegen Pilzinfektionen.

1~

%

LV

Bei Balten Sie eine Injektion mit einer geringen
Menge Radiokupfer.

Radiokupfer (oder radioaktives Kupfer) erlaubt lhrem
Priifarzt, die Bewegungen von Kupfer in Ihrem Kérper zu
verfolgen, um zu tiberprifen, wie gut VTX-801 wirkt. Wenn
Sie derzeit eine Chelator-Behandlung erhalten, werden
Sie gebeten, diese Behandlung einige Tage vor und nach

der Injektion abzusetzen.

Radiokupfer-Untersuchungen beeintrachigen. Dicse krze
Einnahmepause ist sicher und Sie kénnen @andlung
nach den Untersuchungen erneut au en.

1

Wenn Sie in Gruppe 4 silr?,—n\mssen Sie nach einem
Radiokupfertest 3 Tage im Krankenhaus bleiben. Dies
geschieht, damit weitere Informationen zur Wirkung von
VTX-801 gesammelt werden. Fir Gruppe 4 sind weitere
Stuhlproben erforderlich. Am Tag vor der Verabreichung
von Radiokupfer erhalten Sie von Ihrem Prufarzt ein leichtes
Abfahrmittel, das Sie in der Phase der Stuhlprobenahme
taglich einnehmen mussen.

%
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UL
Hervorheben

UL
Notiz

Diese Behandlung könnte sonst die Radiokupfer-Untersuchungen beeinträchtigen. 

UL
Notiz
ursprüngliche

UL
Hervorheben

UL
Notiz
Wenn Sie zur Gruppe 4 gehören, 

UL
Hervorheben

UL
Notiz
Beim Besuch B2

UL
Notiz
Beim Besuch B3


Was ist am Tag der VTX-
801-Infusion zu erwarten?

. Sie werden gebeten, tiber Nacht vor der VTX-801-Infusion sowie 2 Stunden nach der
Infusion nicht zu essen.

Ihr Priifarzt erfasst zundchst lhre
Vitalparameter, fuhrt ein EKG
durch und sammelt Blut- und
Urinproben (plus eine Stuhlprobe
von Teilnehmern der Gruppe 4).

Sie erhalten dann eine
Kortikosteroid-Injektion 1 Stunde
vor der VTX-801-Infusion. Diese
soll unerwiinschte Reaktionen bei
derVTX-801-Infusion verhindern.
Sie werden flr 2 weitere Monate

Kortikosteroide oral einnehmen.

VTX-801 wird tiber die Dauer
einiger Stunden als intravenose
Infusion verabreicht. Die
benotigte Zeit hangt von lhrem
Gewicht und von der Gruppe

ab, in der Sie sich befinden. Alle
Gruppen mussen Gber Nacht im
Krankenhaus bleiben und werden

am nachsten Tag entlassen.

Nur fiir Gruppe 4: Zum Zeitpunkt der VTX-801-Infusion miissen Sie insgesamt 5 Tage
(4 Nachte) im Krankenhaus bleiben. Sie kdnnen diesen Aufenthalt mdéglicherweise in zwei
Krankenhausbesuche von 3 Tagen (3 Nachte) und 2 Tagen (1 Nacht) mit einer Pause von
hochstens 3 Tagen unterteilen. Dies ist vom Priifzentrum abhangig. J

'




G£> Teil 3:
Nachbeobach-
tungsbesuche

(restliches Jahr 1)

Nach der VTX-801-Infusion nehmen Sie weiterhin
Studienbesuche wahr. Auf der nachsten Seite finden
Sie die Anzahl der Studienbesuche, die Sie im ersten
Nachbeobachtungsjahr erwarten.

Sie werden folgende Symbole finden:

+ |

Bt

Ambulanter Besuch Stationarer Besuch
Wenn Sie ins Krankenhaus kommen und Wenn Sie ins Krankenhaus kommen und
es am gleichen Tag verlassen im Krankenhaus tibernachten mussen

=

Besuch des Pflegepersonals Telefon-/Videoanrufe
Falls Sie und Ihr Arzt sich darauf einigen, Statt eines Besuchs am Prifzentrum ruft
kann Sie das Pflegepersonal zuhause Sie Ihr Arzt an, um zu erfahren, wie es
besuchen, um die Untersuchungen Ihnen geht

durchzuftihren und Proben zu entnehmen

13



Was erwartet mich im ersten Jahr?

VTX-801-Infusion

(Krankenhausaufenthalt von
1 Nacht furalle Gruppen)

Besuch-Nr.

B hsart I | I |
esucnsar

Probenentnahme von

Blut und/oder Urin,
Speichel und Stuhl

Korperliche
Untersuchung

Erfassung des
Alkoholkonsums

und

Leberbiopsie

*Nur fr Gruppe 4: Sie werden an B29 und B42 aus dem Krankenhaus entlassen, sobald der Priifarzt Ihre Untersuchungen

durchgefthrt hat
14

Radiokupfer-Injektion

(Krankenhausaufenthalt von
3 Nachten nur fur Gruppe 4%)

Monat 1
(Woche 4)

Monat 2
(Woche 8)

7 Besuche 7 Besuche

J

Nehmen Sie das Kortikosteroid bis zum Ende der

Woche 8 (B19) ein

Monat 3
(Woche 12)

[+ [
_'_ oder L_

Nehmen Sie Sirolimus und die Behandlung gegen Infektionen bis zum Ende der

Woche 12 (V29) ein


UL
Hervorheben

UL
Notiz
see above


Radiokupfer-Injektion

| \ (Krankenhausaufenthalt von 3 Nachten
‘ nur fr Gruppe 4%)

\

Monat 9
(Woche 36)

Monat 12
(Woche 52)

(Woche 24)

2 Besuche 3 Besuche 2 Besuche 2 Besuche

. Aea&d &2 (@RS
[ e 0 O




Wie und wann

wird mein Priifarzt
wissen, ob VTX-801
wirkt?

Die zwei zusatzlichen, geringen
Dosen Radiokupfer, die Sie in Jahr 1
erhalten, helfen Ihrem Prifarzt, die
Bewegungen von Kupferin lhrem
Korper zu verfolgen. Ihr Prifarzt kann
maglicherweise schon 3 Monate nach
der Infusion feststellen, ob VTX-

801 wirkt. Wenn er der Meinung ist,

dass VTX-801 wirksam ist, werden

- 47 48
Sie lhre derzeitige Behandlung BeSUCth 77777777777
(D-Penicillamin, Trientin oder Zink) [+ ] [+ ]
absetzen. Sie werden 5 Jahre lang Besuchsart W OIN:
nach der Infusion engmaschig Vl ””””””” d ””””””
. . italparameter un
Giberwacht, um Ihre Gesundheit krperliche Untersuchung o .
die Aufrechterhaltung der Wirkung Pb ******** . B l *****
. robenentnanme von Blut
von VTX-801 zu prifen. Wenn lhr und/oder Urin [ ) ()
Prifarzt dies fur notig halt, kanner  c-mmemiieo i
. . Erfassung des

Ihre derzeitige Behandlung zu jedem Alkoholkonsums o
Zeitpunkterneutanordnen.  ceeeeeeiiooooooooooooos

Fragebtgen .

EKG

Augenuntersuchung

MRT des Bauchraums und
MRE der Leber

Leberbiopsie
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UL
Hervorheben


Teil 4:
Weitere Beurteilungsbesuche

(Jahre t)

Uber die 5 Jahre der Nachbeobachtung werden Sie in

Jahr 2 alle 3 Monate und in den Jahren I& zweimal im Jahr
Studienbesuche wahrnehmen. Nachfolgend finden Sie die
Untersuchungen, die in jedem Jahr durchgeftihrt werden:

o
o

» Q

Wenn Sie in
Deutschland
leben, werden
Sie gebeten,
bis Jahr 10
jahrlich
Telefon-/
Videoanrufe
mit lhrem
Prafarzt zu
fuhren.

® & 0 o [in
® @ o o [in
® & 0 o [in

0 000 o o fic
e 000 o o fic
e 000 o o fin
00000 0 o fin



UL
Hervorheben

UL
Hervorheben


Hauhg gestelite Fragen

\ Kann ich wahrend der Studie
U WY, Alkohol trinken?

Alkoholkonsum wird fir Patienten mit
Wilson-Krankheit nicht empfohlen. Nach
der VTX4801-Infusion sollten Sie 9 Monate
lang keinen Alkohol trinken. Nach diesem
Zeitraum sollten Sie den Alkoholkonsum
auf ein Minimum halten. Wenn Sie Alkohol
trinken machten, sollten Sie nicht mehr als
drei alkoholische Getranke pro Woche zu
sich nehmen. Ihr Priifarzt Gberwacht lhren
Alkoholkonsum, da exzessiver Alkoholkonsum
lhre Leber schadigen und den potenziellen
Nutzen von VTX-801 beeintrachtigen kann.

Muss ich meine Erndhrung
' andern?

Wenn Sie sich kupferarm erndhren, mussen
Sie dies wahrend der Studie weiterhin tun. Ihr
Prifarzt kann dies bei Bedarfandern.

Wahrend der 3-monatigen Einnahme von

Sirolimus sollten Sie keinen Grapefruit-
Saft trinken, da e fiihren kann, dass
das_mc abgebaut wird und

unerwtnschte Nebenwirkungen auftreten.

\  Gibt es Begrenzungen
Q) ~ hinsichtlich kérperlicher
(  AKktivitat?

Vermeiden Sie in Teil 1 der Studie und

bis zu 9 Monate nach derVTX-801-

Infusion anstrengende Ubungen, wie z. B.
Gewichtheben. Diese Art von Ubung kann Ihre
Blutwerte beeinflussen.
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, Zusammenhang mit meiner
Teilnahme an der Studie

Kann ich wahrend der
Studie geimpft werden?

Sie werden gebeten, alle ausstehenden
Impfungen vor der Aufnahme in die Studie
abzuschlielZen. Sie durfen allerdings

ab 30 Tagen vor der Verabreichung von
Sirolimus bis einschlieflich Woche 1 . en
Lebendimpfstoff erhalten (ein Imstus
abgeschwachtem Virus). Totimpfstoffe (wie z. B.
COVID-19-Impfstoffe und Grippeimpfstoffe)
sollten ab 2 Wochen vor der Verabreichung

von Sirolimus bis einschliel3lich Woche

vermieden werden.

Was sind die Risiken und
moglichen Vorteile im

GATEWAY?

Die Risiken und der potenzielle Nutzen

der Studie GATEWAY werden in der
Einwilligungserklarung detailliert beschrieben
und Sie kénnen diese jederzeit mit lhrem
Priifarzt besprechen.

. Wer gewahrleistet meine
. Sicherheit wihrend der
¢/ Studie?

Der Priifarzt ist fiir die Uberwachung Ihrer
Sicherheit wéhrend der Studie zustandig.

Ein Komitee aus auf die Wilson-Krankheit
spezialisierten Arzten wird ebenfalls lhre
Untersuchungsergebnisse verfolgen und im Falle
von Sicherheitsbedenken Malsnahmen vorschlagen.

Wahrend der gesamten Studie sollten Sie Ihrem
Priifarzt alle zusatzlichen Medikamente melden,
die Sie einnehmen, sowie alle unerwiinschten
Nebenwirkungen, auch wenn Sie nicht

sicher sind, ob diese mit der Behandlung
zusammenhangen.
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Was geschieht, wenn ich
meine Teilnahme an der
Studie beenden mochte?

-
?

Die Nachbeobachtungsbesuche sind fur

die Uberwachung Ihrer Gesundheit wichtig.
lhre Entscheidung, an der Studie GATEWAY
teilzuneh freiwillig und Sie kénnen lhre
TeilnahmelZ=&r Studie jederzeit beenden.
Wenn Sie nach der VTX-801-Infusion Ihre
Teilnahme an der Studie vorzeitig beenden
mochten, wird Ihr Priifarzt mit Thnen
besprechen, wie dies optimal geschehen kann.

lhre Gesundheit muss unbedingt weiterhin von
einem anderen Arzt Uberwacht werden.

—
W
¥, |

Nur eine bestimmte Auswahl an Priifzentren
kann die Radiokupfer-Injektionen und die
VTX-801-Infusion verabreichen. Diese Zentren
nennen wir Infusionszentren.

Wohin muss ich fur meine
Studienbesuche reisen?

Die meisten Verfahren und Untersuchungen
kénnen in einem Zentrum, das kein
Infusionszentrum ist (sogenanntes Nicht-
Infusionszentrum), durchgeftihrt werden.
Um die Reisen aller Teilnehmer zu reduzieren,

wurden einige Nicht-Infusionszentren eréffnet.

Deshalb mussen Sie fur eine begrenzte Anzahl
von Besuchen nur zum néchsten Nicht-
Infusionszentrum reisen.

Wenn Sie weit weg vom nachsten Infusions-
oder Nicht-Infusionszentrum wohnen,

mussen Sie fir manche ambulante Besuche
maoglicherweise im Krankenhaus oder in einem
Hotel tbernachten.

.

\“ Wird die Teilnahme an der

. 'Studie etwas kosten?

Alle Reisekosten und studienbezogene Tests
werden von Vivet Therapeutics Gbernommen.

Es wurde ein Patientenservice eingerichtet,
der Reise und Unterkunft fur Sie organisiert,
damit Sie diese Kosten nicht tragen mussen.
Wenn Sie selbst fur bestimmte Dinge im
Zusammenhang mit der Studie bezahlen, wie
z. B. Taxi oder Parkgebuhren, werden lhnen
diese erstattet.

Wer ist Vivet Therapeutics?

Vivet Therapeutics ist ein
Biotechnologieunternehmen, das neue
Gentherapien fur seltene Erberkrankungen
der Leber, einschlieBlich der Wilson-Krankheit,
entwickelt. Mehr tber Vivet Therapeutics
erfahren Sie hier:

www.vivet-therapeutics.com

Wer stellt VTX-801 her?

VTX-801 wird von Pfizer, USA, im Auftrag von
Vivet Therapeutics hergestellt.

Was geschieht, wenn ich mehr Fragen zur Studie GATEWAY habe?

Alle nétigen Details sind in der Einwilligungserklarung enthalten.
Wenn Sie weitere Fragen haben, sprechen Sie bitte mit lhrem Priifarzt
oder anderen Mitgliedern des Studienpersonals.

Weitere haufig gestellte Fragen finden Sie auf der Website der Studie
GATEWAY: www.gatewaytrialwilsondisease.com
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