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Ermoglichen Sie lhren Patienten mit homozygoter
familiarer Hypercholesterinamie eine
zusatzliche LDL-C-Senkung von durchschnittlich ~50% £
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tber die Sicherheit.

Evkeeza® 150mg/ml Konzentrat zur Herstellung einer Infusionslésung. Wirkstoff: Evinacumab, hergestellt mittels rekombinanter DNA-
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CSL Behring

EIN SCHRITT IN EINE
NEUE WELT:

STABIL
GESTEIGERTE
FAKTOR-IX-
SPIEGEL
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1Fachinformation HEMGENIX®, Stand Februar 2023

Fachkurzinformation siehe Seite 29

HEMGENIX
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Fachkurzinformation

zu Inserat CSL Behring auf Seit 28

Dieses Arzneimittel unterliegt einer zusatzlichen Uberwachung. Dies ermdglicht eine
schnelle Identifizierung neuer Erkenntnisse Uber die Sicherheit. Angehoérige von Gesund-
heitsberufen sind aufgefordert, jeden Verdachtsfall einer Nebenwirkung zu melden. Hin-
weise zur Meldung von Nebenwirkungen, siehe Abschnitt 4.8.

Hemgenix 1x 10 Genomkopien/ml Konzentrat zur Herstellung einer Infusionslésung
Qualitative und quantitative Zusammensetzung: Etranacogen dezaparvovec ist ein
Gentherapeutikum, das den menschlichen Gerinnungsfaktor IX exprimiert. Es handelt
sich um einen nicht-replizierenden, rekombinanten Vektor auf der Basis des Adeno-as-
soziierten Virus Serotyp 5 (AAV5), der eine kodon-optimierte cDNA der menschlichen Ge-
rinnungsfaktor IX-Variante R338L (FIX-Padua) unter der Kontrolle eines leberspezifischen
Promotors (LP1) enthalt. Etranacogen dezaparvovec wird mittels rekombinante DNA-Tech-
nologie in Insektenzellen hergestellt. Ein Milliliter an Etranacogen dezaparvovec enthalt 1x
1013Genomkopien (gk). Eine Durchstechflasche enthalt ein extrahierbares Volumen von 10
ml Konzentrat zur Herstellung einer Infusionslésung mit insgesamt 1 x 10" Genomkopien.
Die Gesamtzahl der Durchstechflaschen in jeder Packung entspricht dem Dosierungsbe-
darf flr den betreffenden Patienten, abhangig vom Korpergewicht des Patienten (siehe
Abschnitte 4.2 und 6.5 in der Fachinformation). Hilfsstoffe mit bekannter Wirkung Dieses
Arzneimittel enthalt 35,2 mg Natrium pro Durchstechflasche (3,52 mg/ml).

Liste der sonstigen Bestandteile: Saccharose, Polysorbat 20, Kaliumchlorid, Kalium-
phosphat, Natriumchlorid, Natriumphosphat, Salzsdure (zur pH-Einstellung). Anwen-
dungsgebiete: Hemgenix ist indiziert zur Behandlung von schwerer und mittelschwerer
Hamophilie B (angeborener Faktor-IX-Mangel) bei erwachsenen Patienten ohne Faktor-
IX-Inhibitoren in ihrer Vorgeschichte. Gegenanzeigen: - Uberempfindlichkeit gegen den
Wirkstoff oder einen der in der Fachinformation in Abschnitt 6.1 genannten sonstigen Be-
standteile. - Aktive Infektionen, sowohl akute wie unkontrollierte chronische. - Patienten
mit bekannter fortgeschrittener Leberfibrose oder -zirrhose (siehe Abschnitt 4.4 in der
Fachinformation). Pharmakotherapeutische Gruppe: noch nicht zugewiesen, ATC-Co-
de: noch nicht zugewiesen. Inhaber der Zulassung: CSL Behring GmbH, D-35041 Mar-
burg, Deutschland. Verschreibungspflicht/Apothekenpflicht: Rezept- und apotheken-
pflichtig, wiederholte Abgabe verboten. Informationen betreffend Warnhinweisen und
VorsichtsmaBnahmen fiir die Anwendung, Wechselwirkungen mit anderen Arznei-
mitteln und sonstige Wechselwirkungen, Schwangerschaft und Stillzeit und Neben-
wirkungen, entnehmen Sie bitte der veréffentlichten Fachinformation. Stand der
Information: Februar 2023
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Binder Michael, Dr.
Wiener Gesundheitsverbund, Medizinischer Direktor

Boztug Kaan, Assoc. Prof. Priv.-Doz. Dr. med. univ.
Scientific Director & Principal Investigator CCRI St. Anna Kinderspital/ LBI-RUD,
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Klinische und Gesundheitspsychologin, Geschéaftsflinrerin der Osterreichischen Liga
fr Kinder- und Jugendgesundheit (Kinderliga)

Dechant Cornelia, Dr. med. univ.
EPP Austria

Druml Christiane, Dr. jur.
Leiterin der Sammlungen der MedUni Wien im Josephinum

Eglau Karin, Dr. med. univ., MPH
Gesundheit Osterreich GmbH, Geschaftsbereichsleiterin BIQG, Wien

Forster-Waldl Elisabeth, Univ.-Prof. Dr. med. univ.
Leiterin Ambulanz flr Stérungen der Immunabwehr, Univ. Klinik fir Kinder-/ Jugend-
heilkunde, MUW Wien

Greber-Platzer Susanne, A.o. Univ.-Prof. Dr. med. univ., MBA
Leiterin der Universitatsklinik fiir Kinder-/ Jugendheilkunde, MUW Wien

Gruber Saskia, OA Dr. med. univ.
Leitung Ambulanz fiir Cystische Fibrose, Universitatsklinik fir Kinder-/ Jugendheil-
kunde, MUW Wien

Hartmann Gabriele, A.o. Univ.-Prof. Dr. med. univ.
Leitung Ambulanz fiir Padiatrische Endokrinologie und Osteologie, Universitatsklinik
flr Kinder-/ Jugendheilkunde, MUW Wien

Hauck Fabian, Priv.-Doz. Dr. med. Dr. Sci. nat.
Leiter der Immundefektambulanz & Immundiagnostisches Labor, Universitatsklinik
fUr Kinder-/ Jugendmedizin, LMU Klinikum MUnchen

Herle Marion, Mag. Dr.
Klinische und Gesundheitspsychologin, Univ. Klinik fir Kinder-/ Jugendheilkunde,
MUW Wien
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Holzer Ulrike
Obfrau Pro Rare Austria; Obfrau-Stv. Ektodermale Dysplasie Austria, Wien

Hufgard-Leitner Miriam, OA Dr. med. univ., MSc
Referenzzentrum flir endokrine und Stoffwechsel-Erkrankungen, Innere Medizin Ill,
Univ. Klinik far Innere Medizin, MUW Wien

Kager Leo, OA Univ.-Prof. Dr. med. univ.
Leiter der Ambulanz flir Hdmatologie & Onkologie St. Anna Kinderspital; Institutslei-
ter CCRI St. Anna Kinderkrebsforschungsinstitut CCRI

Karall Daniela, A.o. Univ.-Prof. Dr. med. univ.
Stellv. Direktorin der Padiatrie |, Leiterin des Stoffwechselzentrums, Univ.-Klinik fur
Kinder-/ Jugendheilkunde Innsbruck

Konstantopoulou Vassiliki, OA Dr. med. univ.

Medizinische Leiterin Osterreichisches Neugeborenenscreening, Ambulanz fiir an-
geborene Stoffwechselstorungen, Universitatsklinik fiir Kinder-/ Jugendheilkunde,
MUW Wien

Lakatos-Krepcik Andrea, OA DDr. med. univ.
Klinik Hietzing Leitung Cystische Fibrose — Zentrum flir Erwachsene

Laugwitz Lucia, OA Dr. med.
Abteilung flr Neuropadiatrie, Universitatsklinik fir Kinder- und Jugendmedizin, Uni-
versitatsklinikum Tlbingen

Mahal Simone (ehem. Weiss), OA Dr. med. univ.
Neuropadiatrische Ambulanz, 6sterreichisches ERN-NMD Zentrum, Abteilung flr
Kinder- und Jugendheilkunde, Klinikum Favoriten

Miesbach Wolfgang, Prof. Dr. med.
Leiter Schwerpunkt Hamostaseologie/ Hadmophiliezentrum, Universitatsklinikum
Frankfurt

Minder Anna, OA Dr. med.
Leiterin Schweizerisches Referenzzentrum flir Porphyrien, Klinik flir Innere Medizin,
Stadtspital ZUrich

Moslinger Dorothea, Ass. Prof. Dr. med. univ.
Leiterin der Ambulanz flir angeborene Stoffwechselstérungen, Universitatsklinik fir
Kinder-/ Jugendheilkunde, MUW Wien
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Miiller Markus, Univ.-Prof. Dr. med. univ.
Rektor, Medizinische Universitat Wien (MUW)

Miiller-Sacherer Thomas, Univ.-Prof. Dr.
Ambulanz flr Nierentransplantierte, Univ.-Klinik fiir Kinder-/ Jugendheilkunde Wien

Opladen Thomas, Prof. (apl.) Dr. med., MHBA
Stellv. Sektionsleiter, Sektion Neuropadiatrie und Stoffwechselmedizin, Zentrum fir
Kinder- und Jugendmedizin, Heidelberg

Pemp Berthold, Univ.-Prof. Priv.-Doz. Dr.
Leiter der neuroophthalmologischen Ambulanz, Univ. Klinik fir Augenheilkunde,
MUW Wien

Pichler Ronald, Dr. }
Vertretung Verband der pharmazeutischen Industrie Osterreichs, Head of Public
Affairs & Market Access, PHARMIG

Plecko Barbara, Univ.-Prof. Dr. med. univ.
Leiterin der klinischen Abteilung flir allgemeine Padiatrie, Leiterin des Neuropadiatri-
schen- & Stoffwechselzentrums Univ.-Klinik fiir Kinder-/ Jugendheilkunde Graz

Promussas Irene, Dr.
Selbsthilfegruppe Kongenitaler Hyperinsulinismus; Obfrau Lobby4Kids, Wien

Ritter Markus, Assoc. Prof. Priv.-Doz. Dr. med. univ.
Ambulanz fir erbliche Netzhauterkrankungen — Elektrophysiologie, Univ. Klinik fir
Augenheilkunde und Optometrie, MUW Wien

Rohl Claas
Pro Rare Austria; Obmann NF Kinder Austria, Wien

Roscher Anne, OA Dr. med. univ.
Ambulanz flr angeborene Stoffwechselstorungen, Univ. Klinik fir Kinder-/ Jugend-
heilkunde, MUW Wien

Rupp Bernhard, Hon. Prof. (FH) Dr., MBA
Vertretung Kammer fir Arbeiter und Angestellte flir Niederosterreich, Leiter der Ab-
teilung Gesundheitspolitik
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Siegert Sandy, OA Dr. med. univ.
Allgemeine Neuropadiatrische Ambulanz, Univ. Klinik flr Kinder-/ Jugendheilkunde,
MUW Wien

Sperl Wolfgang, Univ.-Prof. Dr. med. univ.
Rektor, Paracelsus Medizinische Universitat Salzburg

Stary Georg, Assoc. Prof. PD Dr. med. univ.
Universitatsklinik fiir Dermatologie, Co-Direktor LBI-RUD - Translationale Immuno-
logie der Haut und der Schleimhaut, MUW Wien

Sturz Dominique, Mag.
Obfrau-Stv. Pro Rare Austria; Grinderin Usher Initiative Austria, Wien

Thom Katharina, OA Dr. med. univ.
Stv. Leiterin, Gerinnungsambulanz fir Kinder & Jugendliche, Univ. Klinik flir Kinder- /
Jugendheilkunde, MUW Wien

Vodopiutz Julia, A.p. Prof. Dr. med. univ.
Leiterin der Ambulanz fir klinische Genetik und unklare angeborene Syndrome bei
Kindern, Univ. Klinik fir Kinder-/ Jugendheilkunde, MUW Wien

Wasinger-Brandweiner Verena, Mag.
Klinische und Gesundheitspsychologin, Wiener Gesundheitsverbund — Ambulanz klini-
sche Genetik, Universitatsklinik fir Kinder- und Jugendheilkunde, MUW Wien

Weigand Elisabeth, Mag., MBA
Geschaftsflihrung Pro Rare Austria

Weigl Michaela
Pro Rare Austria; MPS Austria, Scharten

Zeyda Maximilian, A.p. Prof. Priv.-Doz. Dr.
Technischer Leiter des Osterreichischen Neugeborenenscreenings



Kontakt

Trager des wissenschaftlichen Programms
Forum Seltene Krankheiten

Lokales Organisationskommittee
Ao.Univ.-Prof." Dr.in Susanne Greber-Platzer, MBA
Dr." Vassiliki Konstantopoulou

Ulrike Holzer

Kongressorganisation
.m s12! studio’2 gmbh
B Frau Lena Werner
Il Kaiser-Josef-Stral3e 9
6020 Innsbruck
T: +43 660 7356 983

E: lew@studiol2.co.at
[: www.studiol2.co.at
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@ MEDIZINISCHE Tagungsort

UNIVERSITAT WIEN  Medizinische Universitat Wien
Josephinum
Wahringer Stral3e 25
1090 Wien

Website
www.forum-sk.congresspilot.com
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Austausch
mit Experten

© Achondroplasia

.Lxpert

Schulungen Hintergrund-
informationen

Achondroplasie verstehen

Jetzt anmelden und Informationen zu Achondroplasie
und deren multidisziplinare Behandlung erhalten

Achondroplasia.expert ist die erste digitale Plattform flir medizinisches
Fachpersonal zur Verbesserung der klinischen Ergebnisse und der Lebens-
qualitat fur alle Menschen mit Achondroplasie in jeder Phase ihres Lebens.

Diese Website kann werbliche Informationen zu BioMarin-Produkten enthalten.
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