INFUZNIi TERAPIE CIPAGLUKOSIDAZOU ALFA V DOMACIM PROSTREDI

Prirucka pro pacienty

s Pompeho nemoci,

kteri dostavaji domaci infuzi
cipaglukosidazy alfa

VERZE: 01

WV Tento pripravek podléha dalsimu sledovani. To umozni rychlé ziskani novych informaci o bezpecnosti. MtZete
prispét tim Ze nahlasite jakékoli neZadouci Gc¢inky které se u Vas vyskytnou. ProtoZe se hlaseni tyka biologického
|éCiva je treba doplnit i prfesny obchodni nazev a ¢islo Sarze. Nahlasenim nezadoucich Gcinki miZete prispét k
ziskani vice informaci o bezpecénosti tohoto pripravku.

Pokud se u Vas vyskytne kterykoli z neZadoucich tcinkd, sdélte to svému Iékari nebo Iékarnikovi. Stejné postupujte
i v pripadé jakychkoli nezadoucich Gcinku, které nejsou uvedeny v pfibalové informaci.

NeZadouci G¢inky muzete hlasit také pfimo prostrednictvim narodniho systému hlaseni nezadoucich Gcinku.
Podrobnosti o hlaseni najdete na: http://www.olecich.cz/hlaseni-pro-sukl/nahlasit-nezadouci-ucinek.

Adresa pro zasilani je Statni stav pro kontrolu Ié&iv, odbor farmakovigilance, Srobarova 48, Praha 10, 100 41,
email: farmakovigilance@sukl.cz.

Tato informace muzZe byt také hlasena spole¢nosti Amicus Therapeutics. M(zZete zavolat na bezplatnou linku
(+420) 800 142 207 nebo poslat e-mail na adresu: drugsafety@amicusrx.com
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DULEZITE

Tato prirucka pro pacienty obsahuje dilezité informace o
bezpecnosti pripravki, s kterymi je potfeba byt obeznamen pfi
léché cipaglukosidazou alfa/miglustatem. Peclivé si prectéte
vSechny uvedené informace pred zahajenim domaci infuze.

Ulozte si tyto informace na snadno dostupném misté pro pripad,
Ze si je budete potrebovat precist znovu.

Budete-li mit jakékoli dotazy, obratte se na svého osSetrujicino I€kare.

¢ Tento pripravek byl predepsan pouze Vam. Nedavejte ho nikomu
jinému, i kdyby mél stejné priznaky jako Vy. Mohlo by mu to ublizit.

e Pokud se u Vas projevi jakékoli nezadouci Ucinky, musite Vy a/nebo Vas
opatrovatel informovat oSetrujiciho I€kare nebo zdravotni sestru, ktera
infuze podava.

¢ DalSi informace naleznete v pribalové informaci dodavané s Vasim
pripravkem, ktera je k dispozici i online na adrese: http://www.
olecich.cz po zadani nazvu lécivého pripravku pod zkratkou PIL.
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1.1

VERZE: 01

VASE ONEMOCNENI,
LECBA A DOMACI INFUZE

Spoleéné s o3etfujicim lékafem jste se rozhodl(a) zahgjit infuzni lé¢bu
cipaglukosidézou alfa v domécim prostiedi. Uéelem tohoto dokumentu je
poskytnout Vam informace o probéhu podani cipaglukosidazy

alfa v domécim prostiedi. Podrobnéji Vdm konkrétni postup

vysvétli osetfujici lékafF.

Pompeho nemoc a lécba

Pompeho nemoc je vzacné genetické onemocnéni. Pricinou je chybéjici enzym, ktery ztratil
svou aktivitu v disledku genetické mutace. Za normalnich okolnosti tento enzym zvany
alfa-glukosidaza, pomaha rozkladat glykogen na glukozu, kterou nase télo vyuZziva jako
zdroj energie. Pfi Pompeho nemoci vSak neni tohoto enzymu dostatek, proto se v bunikach
hromadi velké mnozstvi glykogenu, coz zplsobuje poSkozeni a postupny Ubytek svalové
hmoty. Onemocnéni se stava Zivotu nebezpecnym, pokud jsou postizeny dychaci svaly

a srdce.

Pompeho nemoc se obvykle IECT podavanim infuze enzymové substitu¢ni terapie (ERT),
ktera hromadéni glykogenu v bunkach zabranuje. ERT funguje tak, Ze nefungujici nebo
chybéjici enzym GAA nahradi podavany funkéni enzym GAA. Cipaglukosidaza alfa je nova
ERT - nahrazuje enzym, jehoz je pfi Pompeho nemoci v téle nedostatek. Podava se

ve formé infuze a byla specialné vyvinuta tak, aby cilila na bunky ve svalech. Miglustat je
tobolka, ktera se polykéa pred nitroZilnim podanim cipaglukosidazy alfa. Pomaha zajistit,
aby se ERT dostala tam, kam je potfeba, tj. do sval(, kde pomaha odstranovani
nahromadéného glykogenu.

Dalsi informace naleznete v pribalové informaci cipaglukosidazy alfa
a miglustatu.
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1.2 Domaci infuze

Lidé s Pompeho nemoci, ktefi jsou IéCeni cipaglukosidazou alfa, mohou pfipadné dostavat
infuze doma.

—> Rozhodnuti o podavani Iééby v domacim prostredi byste mél(a) uéinit spolu s
osetrujicim Iékafem po tvodnich infuzich v nemocnici, az bude jisté, Ze s infuzi
nemate Zadné problémy. Nez Vas Iékar rozhodne, Ze spliujete podminky pro
domaci infuze, bude se chtit ujistit béhem nékolikamésicniho podavani infuzi v
nemochnici nebo v klinickém prostredi, Ze Iécbu dobfe snasite.

—> Domaci infuze budou probihat pod vedenim Vaseho oSetfujiciho Iékare a bude
je podavat radné proskoleny Iékai/zdravotni sestra, ktefi Vas budou béhem
kazdé infuze a po ni sledovat.

e Poznamka: Davka a rychlost podavani infuze v domacim prostredi se musi
ridit pokyny osetrujiciho Iékare uvedenymi v deniku infuzi a nesmi se ménit
bez predchoziho souhlasu osetfujiciho Iékare a dohledu Iékare/zdravotni
sestry, ktefi infuze podavaiji.

1.3 Vysetreni k posouzeni bezpecnosti (nezadouci Gcinky a chyby v medikaci)

P

Podobné jako vSechny Iéky mUZe mit i tento pripravek nezadouci G¢inky, které se vSak
nemusi vyskytnout u kazdého. V klinickych studiich byly nezadouci Gc¢inky pozorovany
hlavné béhem podavani pripravku pacientim nebo kratce po ném (tzv. reakce souvisejici
s podanim infuze). Vétsina reakci souvisejicich s podanim infuze byla mirna nebo stredné
zavazna. Nékteré z téchto nezadoucich Ucink{ souvisejicich s podanim infuze vSak mohou
byt zavazné a Zivot ohroZuijici.

Mezi dilezité nezadouci ucinky, které byste méli znat, patfi nasledujici:

—> Potize s dychanim, nadymani, horeéka, zimnice, zavrat, zrudnuti kiize, svédéni
kuze a vyrazka, oteklé oci, dlouhotrvajici potize s dychanim, kasel, otok rtii,
jazyka nebo hrdla, kopfrivka.

Uplny seznam nezadoucich aéinki hlasenych v souvislosti s
e cipaglukosidazou alfa je uveden v pfibalové informaci.

J

Pokud se pred planovanou infuzi necitite dobre, informujte o tom svého oSetfujiciho I€kare nebo
sestru pro domaci infuzi, ktery/a rozhodné, zda je nutné infuzi odlozit.

—>  Pokud se u vas béhem infuze nebo po ni vyskytnou jakékoli neZadouci Ginky nebo se necitite
dobre (napf. ryma, chiipka apod.), informujte o tom, okamzité sestru nebo svého oSetfujiciho
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|ékare, protoze se mlze jednat o pfiznaky reakce souvisejici s infuzi a je treba prijmout dalsi
opatreni, aby nedoslo k zavaznému nebo Zivot ohrozujicimu pribéhu (viz pokyny v infuznim
deniku).

—> Nasledné infuze je nutné podavat v nemocnici nebo na klinice, dokud se predepisujici [ékaf
nepresveédci, ze infuze dobre snasite.

—> Veskeré pfiznaky nebo nezZadouci uéinky je tieba také zaznamenat do deniku infuzi.

1.4 Hlaseni nezadoucich ucinku

Néktefi lidé mohou mit pfi uzivani téchto IéCivych pfipravk(l nezadouci Gcinky. Pokud se u
Vas vyskytne kterykoli z nezadoucich G¢inkU, sdélte to svému oSetrujicimu Iékafi. Stejné
postupujte i v pripadé jakychkoli nezadoucich Géink(, které nejsou uvedeny v pribalové
informaci.

Co nejvétsi bezpecnost Iékli pomiiZete zajistit tim, Ze veskeré nezadouci Gcinky
e nahlasite. Nezadouci uc¢inky muzZete hlasit také primo prostfednictvim narodniho

systému hlaseni nezadoucich ucinki.

Podrobnosti o hlaseni najdete na: http://www.olecich.cz/hlaseni-pro-sukl/

nahlasitnezadouci-ucinek.

Adresa pro zasilani je Statni ustav pro kontrolu Iéciv, odbor farmakovigilance,

Srobarova 48, Praha 10, 100 41, email: farmakovigilance@sukl.cz.

> ORGANIZACE LECBY
V DOMACiIM PROSTREDI

Léébu v domdcim prostiedi je tfeba organizovat pod dohledem o3etfujiciho lékare.

21 Pacient

NiZe je uveden seznam kritérii, ktera musi pacient splhovat, aby mohl dostavat domaci
infuzi. OSettujici I€kar provede s Vami tato posouzeni provede a rozhodne, zda je pro
Vas domaci infuze vhodna.

—>  OSettujici Iékar Vas a/nebo Vase(ho) opatrovatele informoval o 1éEbé&, kterou
budete doma dostavat, o souvisejicich rizicich, moznych komplikacich a o
poskytovani Iékarské pomoci v domacim prostredi.
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—>  Vy a/nebo Vas opatrovatel (Vasi opatrovatelé) rozumite Pompeho nemoci, jste
schopni rozpoznat nezadouci GEinky a rozumite postupdm, které je tfeba dodrzet
v pripadé vyskytu nezadoucich G&ink(.

—>  Domaéci prostfedi musi byt pfiznivé pro podani infuzni 168by, tj. musi byt Gisté
se zavedenou elektfinou, tekouci vodou, pfistupem k telefonu, chladni¢kou a
fyzickym prostorem, v némz je mozné infuzni material uchovavat.

—>  Byl(a) jste informovan(a), Ze infuzi je tfeba vzdy podavat v pfitomnosti proskolené
dospélé osoby (Iékare/zdravotni sestry, ktefi infuzi zajistuiji).

—>  Vya/nebo Vas opatrovatel (Vasi opatrovatelé) musite souhlasit s tim, Ze budete
IéCbu dostavat doma.

Premedikace a lécba v naléhavych pfipadech

2.2
—> V pfipadé potfeby Vam oSettujici IékaF predepise Iéky, které se podavaji pred
IéCbou, nebo Vam budou podany v naléhavé situaci OSetfujici Iékar uvede
informace o téchto IéCivych pripravcich do deniku infuzi. LéCba podavana
v naléhavych pripadech musi byt k dispozici béhem infuzi doma.
Denik infuzi
23

—>  0d Iékare jste obdrZel(a) denik infuzi. Bude slouZit jako komunika&ni prostfedek
pro kazdého, kdo se na domacim podavani cipaglukosidazy alfa podili.

—>  Denik infuzi musite mit doma a Vy, Vas opatrovatel (Vasi opatrovatelé), Vas
oSettujici I€kar a/nebo jiny Iékaf/zdravotni sestra podavajici infuze musite Gdaje
v deniku pravidelné aktualizovat.

—>  Je tfeba pfisné dodrzovat pfedepsanou davku a rychlost infuze cipaglukosidazy
alfa, které jsou v deniku infuzi uvedeny. Za predpis davky a rychlosti infuze,
jakozZ i za pripadné zmény je odpovédny oSetrujici I€kar.

—>  Vya/nebo Vas opatrovatel (Vasi opatrovatelé) musite prinést denik infuzi do
nemocnice na kazdou navstévu ke kontrole a poté ho opét odnést domu.

—>  Lékaf/zdravotni sestra podavaijici infuze do né&j zaznamenavaiji zjisténi a Gkony
z Gvodniho pohovoru s Vami. Vy, V&S opatrovatel (Vasi opatrovatelé) nebo
Iékar/ zdravotni sestra podavajici infuze dale zaznamenavaiji vSechny relevantni
informace z nasledujicich navstév.
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-

V deniku infuzi oSetrujici I€kar jasné uvede, co je tfeba udélat a jakou IéCbu
podat v pfipadé nezadouciho Gcinku infuze. V pfipadé jakékoli reakce na infuzi je
treba infuzi zastavit.

Veskeré nezadouci Gcinky souvisejici s infuzi a/nebo chyby v medikaci je tfeba
zaznamenat do deniku infuzi.

3 JAK PODAVAT
CIPAGLUKOSIDAZU ALFA

3.1

Jak se cipaglukosidaza alfa a miglustat podavaji?

JAK JEDNOTLIVE INFUZE PROBIHAJI?

-

Dostanete urcity pocet 65mg tobolek miglustatu, ktery zavisi na Vasi télesné
hmotnosti. Lékar Vam sdéli, kolik tobolek je tfeba uZit, nebo Vam je pred kazdou
infuzi cipaglukosidazy alfa poda. Tobolky je tfeba uZit pfiblizné jednu hodinu pred
infuzi cipaglukosidazy alfa.

POTREBA ZUSTAT NALACNO

9

K zajiSténi spravného Gcéinku miglustatu (stabilizatoru) je velmi dulezité, abyste
zUstal(a) dvé hodiny pred uzitim miglustatu a dvé hodiny po ném nalacno, tj.
abyste celkem Ctyfi hodiny nejedl(a). Mlzete pit pouze vodu, sycenou vodu, ¢aj
nebo kavu bez mléka a cukru. Tobolky je tfeba polykat celé, nelamat je, nedrtit
ani nekousat.

INFUZE

-
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Asi hodinu po uziti tobolek miglustatu bude zahajena infuze cipaglukosidazy
alfa. Cipaglukosidazu alfa Vam bude podavat Iékar nebo zdravotni sestra.
Podava se kapackou do zZily na pazi nebo do portu. Tomuto zpUsobu podani se
fika nitrozilni infuze.

Infuze by méla trvat priblizné Ctyfi hodiny. Rychlost infuze bude zpocatku pomala
a poté se bude postupné zvySovat. Infuze a zafizeni pouZivané k jejimu podani
budou chranény pred svétlem.

Jakmile bude infuze dokoncena, hadicka se proplachne, aby bylo zajisténo, ze
Vam byla infuze podana cela.

Budete-li mit ohledné infuze jakékoli dotazy, promluvte si se zdravotniky, ktefi
Vas maiji na starosti.
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Obrazek 1: Gasovy harmonogram podani Iééby

3.1
o Zahajeni podavani Dokonceni podavani
Uziti cipaglukosidazy cipaglukosidazy
miglustatu alfa alfa
% o Obvykla doba infuze o
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JAKE MNOZSTVi CIPAGLUKOSIDAZY ALFA SE PODAVA?

—>  MnozZstvi pfipravku, které Vam bude podano, zavisi na Vasi hmotnosti.
Doporuc¢ena davka je 20 mg na jeden kilogram télesné hmotnosti.

KDY SE CIPAGLUKOSIDAZA ALFA PODAVA?
—> Cipaglukosidazu alfa budete dostavat jednou za dva tydny.

CO DELAT, KDYZ DAVKU MIGLUSTATU UZIJETE V NESPRAVNOU DOBU

—>  Pokud si tobolky miglustatu vezmete v nespravnou dobu, poradte se s |ékafem.
Infuzi Ize odlozit az o tfi hodiny od doby, kdy jste tobolky miglustatu uzil(a).

CO DELAT, KDYZ UZIJETE PRILIS MNOHO TOBOLEK MIGLUSTATU

—>  Pokud nadhodné uZijete vice tobolek, nez Vam bylo pfedepsano, mlze se zvysit
riziko vyskytu nezadoucich Gcink(. Okamzité kontaktujte Iékare nebo navstivte
nemocnici.

CO DELAT, POKUD VYNECHATE DAVKU CIPAGLUKOSIDAZY ALFA:

—>  Pokud jste zmeskal(a) ¢as, kdy méla byt infuze zahajena, okam?Zité se
poradte s IEkarem.
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DENIK INFUZI

pro podavani
cipaglukosidazy alfa v
domacim prostredi
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UDAJE O PODANI LECBY (VYPLNUJE OSETRUJICI LEKAR)

Datum prvniho podani

Prvni domaci infuze

DAVKOVACI REZIM CIPAGLUKOSIDAZY ALFA / MIGLUSTATU

Davka miglustatu

Davka cipaglukosidazy alfa

Cetnost

Rychlost infuze

Pozadovany rekonstituovany objem (ml)

Celkovy objem v infuznim vaku (ml)

Premedikace
(pokud se podava)

Duvody pro domaci infuzi
cipaglukosidazy alfa

Poznatky a opatreni na zakladé
uvodniho rozhovoru

Uved'te, jakou asistenci maji
Iékaf/zdravotni sestra podavajici infuze
pacientovi doma poskytovat
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NEZBYTNA OPATRENI V PRIPADE ZAVAZNE REAKCE SOUVISEJiCi S INFUZi
NEBO REAKCE Z PRECITLIVELOSTI

(VYPLNUJE OSETRUJICI LEKAR)

UKONCETE infuzi

g Zavolejte zachrannou sluzbu

g Zavolejte osetrujicimu lékafri

Telefonni éislo

s vo

Telefonni cislo (24 hodin):

Jméno lékare

Nazev kliniky

Celkovy objem v infuznim vaku (ml)

Adresa

ﬂ Lécba podavana v naléhavych pripadech

Léky vcetné davky

ﬂ Pacientova kontaktni osoba, ktera ma byt informovana

Jméno

Telefon
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TENTO FORMULAR VYPLNTE PRI KAZDEM PODANI INFUZE

Pacient a/nebo opatrovatel(é) byli informovani o rizicich spojenych s domaci infuzi cipaglukosidazy
alfa a byli nalezité pouceni o pouziti IéCby podavané v naléhavych pfipadech. V pripadé jakékoli
reakce souvisejici s infuzi musi byt infuze okamzité ukon¢ena. Nezbytna opatreni v pripadé zavazné
reakce souvisejici s infuzi, véetné kontaktnich tGdaju pro naléhavé pripady, jsou uvedeny v tomto
deniku infuzi. BEhem infuze méjte tyto informace po ruce.

Datum prvniho podani

Prvni domaci infuze

PODANI INFUZE

Datum infuze

Lékar/zdravotni sestra podavajici infuze

Opatrovatel, je-li pfitomen

DAVKA

Davka miglustatu

Cas podani davky miglustatu

Davka cipaglukosidazy alfa

Hmotnost pacienta (kg)

Cislo Sarze cipaglukosidazy alfa

Cas zahajeni infuze cipaglukosidazy alfa

Pozadovany rekonstituovany objem (ml)

Pocet pouzitych injekénich lahvicek

Trvani infuze

Rychlost (rychlosti) infuze

Pripadné problémy/poznamky souvisejici s infuzi (napriklad reakce souvisejici s infuzi,
prijata opatreni a vysledek):

Uvedte, jakou asistenci maji Iékar/zdravotni sestra podavajici infuze pacientovi doma
poskytovat:
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TENTO FORMULAR VYPLNTE PRI KAZDEM PODANI INFUZE

Pacient a/nebo opatrovatel(é) byli informovani o rizicich spojenych s domaci infuzi cipaglukosidazy
alfa a byli nalezité pouceni o pouziti IéCby podavané v naléhavych pfipadech. V pripadé jakékoli
reakce souvisejici s infuzi musi byt infuze okamzité ukoncena. Nezbytna opatreni v pripadé zavazné
reakce souvisejici s infuzi, véetné kontaktnich tGdaju pro naléhavé pripady, jsou uvedeny v tomto
deniku infuzi. BEhem infuze méjte tyto informace po ruce.

Datum prvniho podani

Prvni domaci infuze

PODANI INFUZE

Datum infuze

Lékar/zdravotni sestra podavajici infuze

Opatrovatel, je-li pfitomen

DAVKA

Davka miglustatu

Cas podani davky miglustatu

Davka cipaglukosidazy alfa

Hmotnost pacienta (kg)

Cislo Sarze cipaglukosidazy alfa

Cas zahajeni infuze cipaglukosidazy alfa

Pozadovany rekonstituovany objem (ml)

Pocet pouzitych injekénich lahvicek

Trvani infuze

Rychlost (rychlosti) infuze

Pripadné problémy/poznamky souvisejici s infuzi (napriklad reakce souvisejici s infuzi,
prijata opatreni a vysledek):

Uvedte, jakou asistenci maji Iékar/zdravotni sestra podavajici infuze pacientovi doma
poskytovat:




DEN{K INFUZi PRO PODAVANI C IPAGLUKOSIDA Z Y A LFA V DOMACIM P ROSTREDI

TENTO FORMULAR VYPLNTE PRI KAZDEM PODANI INFUZE
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reakce souvisejici s infuzi musi byt infuze okamzité ukoncena. Nezbytna opatreni v pripadé zavazné
reakce souvisejici s infuzi, véetné kontaktnich tGdaju pro naléhavé pripady, jsou uvedeny v tomto
deniku infuzi. BEhem infuze méjte tyto informace po ruce.
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Opatrovatel, je-li pfitomen

DAVKA

Davka miglustatu

Cas podani davky miglustatu

Davka cipaglukosidazy alfa

Hmotnost pacienta (kg)

Cislo Sarze cipaglukosidazy alfa

Cas zahajeni infuze cipaglukosidazy alfa

Pozadovany rekonstituovany objem (ml)
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DEN{K INFUZi PRO PODAVANI C IPAGLUKOSIDA Z Y A LFA V DOMACIM P ROSTREDI

TENTO FORMULAR VYPLNTE PRI KAZDEM PODANI INFUZE

Pacient a/nebo opatrovatel(é) byli informovani o rizicich spojenych s domaci infuzi cipaglukosidazy
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reakce souvisejici s infuzi musi byt infuze okamzité ukoncena. Nezbytna opatreni v pripadé zavazné
reakce souvisejici s infuzi, véetné kontaktnich tGdaju pro naléhavé pripady, jsou uvedeny v tomto
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Cas zahajeni infuze cipaglukosidazy alfa
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Pocet pouzitych injekénich lahvicek

Trvani infuze

Rychlost (rychlosti) infuze

Pripadné problémy/poznamky souvisejici s infuzi (napriklad reakce souvisejici s infuzi,
prijata opatreni a vysledek):

Uvedte, jakou asistenci maji Iékar/zdravotni sestra podavajici infuze pacientovi doma
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Cas zahajeni infuze cipaglukosidazy alfa

Pozadovany rekonstituovany objem (ml)

Pocet pouzitych injekénich lahvicek

Trvani infuze

Rychlost (rychlosti) infuze

Pripadné problémy/poznamky souvisejici s infuzi (napriklad reakce souvisejici s infuzi,
prijata opatreni a vysledek):

Uvedte, jakou asistenci maji Iékar/zdravotni sestra podavajici infuze pacientovi doma
poskytovat:




DEN{K INFUZi PRO PODAVANI C IPAGLUKOSIDA Z Y A LFA V DOMACIM P ROSTREDI

TENTO FORMULAR VYPLNTE PRI KAZDEM PODANI INFUZE

Pacient a/nebo opatrovatel(é) byli informovani o rizicich spojenych s domaci infuzi cipaglukosidazy
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Cislo Sarze cipaglukosidazy alfa

Cas zahajeni infuze cipaglukosidazy alfa

Pozadovany rekonstituovany objem (ml)

Pocet pouzitych injekénich lahvicek

Trvani infuze
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Pripadné problémy/poznamky souvisejici s infuzi (napriklad reakce souvisejici s infuzi,
prijata opatreni a vysledek):

Uvedte, jakou asistenci maji Iékar/zdravotni sestra podavajici infuze pacientovi doma
poskytovat:




