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JUSTIFICACION Y PROCESO PARA EL CONSENTIMIENTO INFORMADO DE FORMA REMOTA

Titulo del estudio: Estudio observacional, multicéntrico, de un solo brazo, para evaluar la efectividad de
pegcetacoplan en condiciones reales en pacientes con hemoglobinuria paroxistica nocturna (HPN)
Promotor: Swedish Orphan Biovitrum AB

Organizacién de investigacion clinica (OIC): IQVIA

Numero de protocolo: Sobi.PEGCET-304

1. INTRODUCCION

La hemoglobinuria paroxistica nocturna (HPN) es un trastorno clonal créonico adquirido de las células
madre hematopoyéticas y maduras de la sangre poco comun. Se caracteriza por una anemia hemolitica
debilitante mediada por el complemento, asi como por insuficiencia de la médula dsea, un mayor riesgo
de trombosis y la necesidad de transfusiones de eritrocitos (ERI).

Aungue la inhibicion del componente C5 del complemento controla la hemdlisis intravascular (HIV) en la
HPN no tratada, no puede abordar la hemdlisis extravascular (HEV). La anemia continua relacionada con
la HEV mediada por el componente C3 del complemento y la HIV residual se observan en hasta el 88 %
de los pacientes tratados con inhibidores del componente C5 del complemento, lo que contribuye a la
dependencia de transfusiones en hasta el 52 % de estos pacientes.

El pegcetacoplan es un inhibidor del componente C3 del complemento que ejerce una amplia regulacion
de la cascada del complemento al actuar de forma préxima tanto a C3b como a la formacion del complejo
de ataque a membrana (CAM), controlando asi los mecanismos que conducen a la hemdlisis tanto
extravascular como intravascular.

Dado que el pegcetacoplan es un producto nuevo en el mercado con un nuevo mecanismo de accion,
existe una necesidad urgente de proporcionar datos a los responsables del tratamiento, a las
aseguradoras y a la comunidad con HPN sobre el uso real y la eficacia del pegcetacoplan. El objetivo de
este estudio es compensar parte de esa laguna de conocimientos y aportar informacién a la base de
conocimientos sobre el uso del pegcetacoplan en la practica médica habitual. Otra justificacion
importante de este estudio es proporcionar informacion sobre los resultados antes y después del
tratamiento con el pegcetacoplan.

Este es un estudio observacional, multicéntrico, de 24 meses de duracién, disefiado para describir la
eficacia real del pegcetacoplan en pacientes con HPN. Se incluird en el estudio a los pacientes que
cumplan los criterios de idoneidad en la visita de inclusion y se les realizara un seguimiento prospectivo
durante 24 (+/-3) meses. El ambito del estudio es la recopilacion retrospectiva y prospectiva de datos.
La parte principal del estudio sera prospectiva y en ella se recopilaran datos sobre la eficacia,
la seguridad, los resultados comunicados por los pacientes y los médicos y el uso de recursos sanitarios.
Se recopilara informacién sobre el tratamiento habitual durante los 12 meses anteriores al inicio del
tratamiento con el pegcetacopldn, que consistird en informacion sobre el tratamiento de la HPN,
las transfusiones de sangre y el uso de recursos sanitarios. La informacién sobre el tratamiento habitual
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con pegcetacoplan podra recopilarse a partir de la fecha en que se obtuvo la autorizacién inicial del
pegcetacoplan en el pais respectivo que participe en el estudio. Esto significa que el periodo de
recopilacién de datos variara en funcion de cuando se recetd el pegcetacoplan.

Debido a la naturaleza observacional del estudio, en el protocolo no se indica ningun calendario de
visitas, y los pacientes visitan al médico responsable segln su rutina clinica.

2. PROCESO PARA EL FCI DE FORMA REMOTA

El personal del centro recibira formacion sobre el proceso de consentimiento de forma remota por parte
del adjunto de investigacion clinica o del director del centro. Debe obtenerse el consentimiento
informado del participante firmado y fechado, antes de proceder a la recopilacion de datos.

El procedimiento de consentimiento de forma remota esta previsto segln se describe:

e El centro identificara una lista de posibles participantes, en funcion de los criterios de inclusion
y exclusion del estudio.

e Si el participante o representante legalmente autorizado esta interesado, se le enviardn
2 originales del FCI por correo postal o mensajeria (los centros recibiran sobres prefranqueados
o se utilizara un servicio de mensajeria) con el nombre y los datos de contacto en caso de que el
participante o representante legalmente autorizado tenga alguna pregunta adicional.

e Si el participante lo solicita, puede tener lugar una conversacion telefénica adicional sobre la
naturaleza, el propdsito y los posibles riesgos y beneficios del estudio después de recibir el FCI.

e Una vez que el participante haya tenido la oportunidad de formular preguntas y hablar segin
desee con su familia u otras personas, y si estd interesado en participar en el estudio:

1. El participante firmard y fechara los 2 originales del FCI que recibié del centro y los
devolvera al centro (se proporcionaran al participante sobres prefranqueados o se
utilizara un servicio de mensajeria).

Una vez recibidos los FCI firmados por el participante, el investigador o su delegado:
Firmaran y fecharan los 2 FCl originales.
Devolveran al participante un FCl original por correo postal o por servicio de mensajeria.
Archivaran el segundo original del FCl en el archivo del investigador.
El equipo del estudio afiadira los siguientes detalles en los «Registros de inclusion en la
seleccion y firma del FCl»:
= Fecha en que se mantuvo la conversacion sobre el FCI.
= Fecha en que se envio el FCI al participante.
= Fecha en que el participante firmo el FCI.
e El proceso de firma del FCI debe estar claramente documentado en los documentos originales
de los pacientes.
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Esta informacion se explicara al participante utilizando la Carta de presentacion del FCI, facilitada en el
idioma local del paciente.

Se aplicard el mismo proceso al cuidador del participante idoneo en caso de que el cuidador decida dar
su consentimiento de forma remota.
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