Para pacientes con SLOS

Su gula para la
terapgiJa\ a larﬁ: plazo con % ChOIbam

(cholic acid) capsules

El acido colico es fundamental

Si tiene un trastorno genético crénico llamado sindrome de Smith-Lemli-Opitz (Smith-Lemli-Opitz
Syndrome, SLOS), su cuerpo no produce suficiente colesterol. Sin él, el cuerpo no puede producir
un acido biliar llamado acido célico. El &cido cdlico es necesario para digerir y absorber el colesterol y

otras grasas, asi como las vitaminas y los nutrientes de los alimentos que come.

CHOLBAM es un medicamento de venta con receta que podria ayudar a aumentar el acido colico
en personas con SLOS y otros trastornos raros de la sintesis de los acidos biliares.

EE SR e CHOLBAM puede ayudar Q' rrrrrreeeeeeeeeeiiii

Aumentar los niveles Bajar las enzimas hepaticas para Fomentar el crecimiento
de colesterol contribuir a una mejor funcion hepatica en el momento esperado

¢ Al mejorar los niveles de colesterol, CHOLBAM puede ayudar a las personas a mejorar su peso
y estatura. Esto puede ayudar a tratar los retrasos en el crecimiento en personas con SLOS.

e CHOLBAM puede ayudar a reducir las enzimas hepaticas, como la alanina aminotransferasa
(ALT) y la aspartato aminotransferasa (AST).
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En los estudios esenciales no hubo pacientes evaluables con SLOS.
*En un estudio piloto de 2 meses de duracion, 9 de los 12 pacientes mostraron una tendencia al alza en el aumento de peso con respecto al inicio, pero dicha
tendencia no alcanzé significacion estadistica. También se han notificado mejoras en la estatura.

INDICACION
¢ Qué son las capsulas de CHOLBAM®?

CHOLBAM es un medicamento con receta. Es un acido biliar utilizado para lo siguiente:

e Tratamiento de los trastornos de sintesis de acidos biliares (mal funcionamiento en la produccién de acidos
biliares en el higado) debidos a la falta de una sola enzima responsable de la produccién de acidos biliares.

e Tratamiento (ademas de otros tratamientos) de trastornos peroxisomales (una pérdida de funcion en partes
importantes de una célula), incluidos los trastornos del espectro de Zellweger, en pacientes que muestran signos
o sintomas de enfermedad hepéatica, heces pdlidas por demasiada grasa o problemas derivados de no absorber
ciertas vitaminas (A, D, E, K).

No se ha estudiado la seguridad y eficacia de CHOLBAM en los sintomas fuera del higado.

INFORMACION IMPORTANTE DE SEGURIDAD

Puede que CHOLBAM no sea adecuado para usted.

Antes de tomar CHOLBAM, informe a su médico lo siguiente:

¢ Todas las condiciones de salud que pueda tener y cualquier medicamento que pueda estar tomando.
e Si esta embarazada o planea quedar embarazada.

e Si esta amamantando o planifica amamantar.

Consulte la Informacion importante de seguridad a lo largo del documento y la Informacién de prescripcion completa.


https://cholbam.com/slos
https://files.mirumpharma.com/cholbam/cholbam-prescribinginformation.pdf

Empezar

Durante los primeros 30 dias, céntrese en crear una rutina diaria de dosificacion
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Tome CHOLBAM ala Ponga una alarma diaria Pruebe a usar un pastillero Anote la fecha de

misma hora cada dia como recordatorio con los dias de la semana renovacion de receta
para asegurarse de que en su calendario
no se salta ninguna dosis
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¢ Tome diariamente con alimentos. ¢ No triture ni mastique los comprimidos.

¢ Tome por via oral (por boca) en una o 2 dosis ¢ No ajuste la dosis sin primero consultar con
divididas, segun las instrucciones del médico.  su médico o el de su ser querido.

¢ El médico puede considerar empezar con ¢ La dosificacion se basa en el peso.

la dosificacion de dos veces al dia a medida - A medida que aumente el peso, su dosificacion
que usted se acostumbre a dosis mas altas cambiara.
de CHOLBAM. - Lleve un registro de los cambios de peso y
e Tome CHOLBAM al menos 1 hora antes o de haga un seguimiento con su médico para
4 a 6 horas después de tomar una resina de asegurarse de que esta recibiendo la
union de acidos biliares o un antiacido a base dosis correcta.
de aluminio.

Para las personas que no pueden tragar las capsulas enteras,
abra y mezcle el contenido de las capsulas con:
¢ Una pequena cantidad de formula infantil o leche materna extraida
¢ Una pequena cantidad de un jarabe favorito (chocolate/jarabe de arce)
¢ Una cucharada de alimentos blandos/bebidas espesas como:

- Yogur — Puré de patatas A
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— Compota de manzana  — Crema para café v
O 0p°°

Antes y/o después de la toma, beba una pequeia cantidad de su S

P ? o
zumo favorito para seguir enmascarando el sabor. At
. . . . °

NO espolvoree encima de los alimentos; mezcle bien el contenido de R

la capsula con una pequefa cantidad de alimento para enmascarar el sabor.

Para obtener instrucciones adicionales sobre la administracion, visite cholbam.com/slos/starting-
cholbam-slos y lea la Informacion de prescripcion completa.

INFORMACION IMPORTANTE DE SEGURIDAD (continuacion)

¢Cuales son los posibles efectos secundarios de CHOLBAM?
¢ Efectos secundarios graves: tendra que someterse periédicamente a pruebas de laboratorio durante el tratamiento

para evaluar la funcién hepatica. CHOLBAM puede empeorar la funcion hepatica. Informe a su médico inmediatamente
si experimenta sintomas asociados con el empeoramiento de la funcién hepatica (p. €j., la piel o la parte blanca
de los ojos se vuelve amarilla, la orina se vuelve oscura o marrén [color té], hay dolor en el lado derecho del estémago,
hay hemorragia o hematomas que se producen con mas facilidad de lo normal o
siente mayor letargo). Su médico decidira si necesita interrumpir el tratamiento
con CHOLBAM.

Consulte la Informacién importante de seguridad a lo largo ﬂ ChOIbam

del documento y la Informacién de prescripcién completa. (cholic acid) capsules


https://files.mirumpharma.com/cholbam/cholbam-prescribinginformation.pdf
https://files.mirumpharma.com/cholbam/cholbam-prescribinginformation.pdf
https://cholbam.com/slos

Que saber sobre los efectos secundarios

CHOLBAM tiene un perfil de

seguridad bien establecido.

Efectos secundarios notificados en pacientes que toman CHOLBAM:

¢ El efecto secundario mas frecuente experimentado en los ensayos clinicos fue la diarrea (alrededor del 2 %
de los pacientes).

¢ Se produjeron otros efectos secundarios frecuentes en el 1 % de los pacientes, incluidos esofagitis por reflujo,
malestar general, ictericia, lesidén cutanea, nauseas, dolor abdominal, pdlipo intestinal, infeccion urinaria y
neuropatia periférica.

No deje de tomar CHOLBAM sin hablar con su médico. Si

% experimenta efectos secundarios persistentes, llame a su
' médico.

“IMallie] experimento diarrea durante
una semana, mdas o menos”

—Taylor, madre de Mallie Los resultados individuales pueden variar.

Consulte la experiencia de Mallie con CHOLBAM.
Visite cholbam.com/slos/videos-slos

INFORMACION IMPORTANTE DE SEGURIDAD (continuacién)
¢Cudles son los posibles efectos secundarios de CHOLBAM?

e Efectos secundarios mas frecuentes: diarrea, reflujo acido que dafa el revestimiento del es6fago, molestias y fatiga,
coloracion amarillenta de la piel o los 0jos, lesion cutanea, nauseas, dolor abdominal, formacion de crecimientos en
el tubo intestinal, infeccion urinaria, dafio nervioso que causa cambios en la sensacion en las extremidades.

Estos no son todos los posibles efectos secundarios de CHOLBAM. Informe a su médico si tiene algun efecto
secundario que le preocupa o que no desaparece.

Consulte la Informacién importante de seguridad a lo largo |‘ ChOI bal I I

del documento y la Informacién de prescripcion completa. (cholic acid) capsules


https://cholbam.com/slos
https://files.mirumpharma.com/cholbam/cholbam-prescribinginformation.pdf
https://cholbam.com/slos/videos-slos

Para pacientes con Sindrome de Smith-Lemli-Opitz (SLOS)

CHOLBAM forma parte de su plan de atencion a largo plazo y puede que tarde un tiempo en mostrar mejoras.
Tome CHOLBAM todos los dias segun lo prescrito para asegurarse de que su cuerpo tiene lo que necesita
para funcionar adecuadamente.

La atencién de seguimiento regular es una parte esencial del tratamiento.

Su médico programara visitas periodicas para asegurarse de que CHOLBAM funciona
supervisando lo siguiente:

Crecimiento mediante Estado nutricional, Funcién hepatica
el seguimiento de . incluidos colesterol, vitaminas : mediante analisis
la estaturay el peso : y niveles de nutrientes : de sangre

EMPIECE (ON
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Together

Un programa integral de apoyo disefiado para ayudar a las personas
a recibir CHOLBAM y seguir con el tratamiento. Recibir educacién continua,
apoyo con la cobertura del seguro, ayuda para coordinar la renovacion
de medicamentos y mas.

Para obtener recursos, consejos de administracion y mas,
visite CHOLBAM.COM/SLOS

INFORMACION IMPORTANTE DE SEGURIDAD (continuacién)
Estos no son todos los posibles efectos secundarios de CHOLBAM. Informe a su médico si tiene algun efecto
secundario que le preocupa o que no desaparece.

Puede informar los efectos secundarios a la FDA al 1-800-FDA-1088

o a www.fda.gov/medwatch. También puede notificar efectos
secundarios a Mirum Pharmaceuticals al 1-855-MRM-4YOU. .-2 X
£mirum  <Cholbam
".. . (cholic acid) capsules
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