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GEN-THERAPIE FUR

HAMOPHILIE

Eine thematische Sammlung von Materialien zur Gen-Therapie
zur gemeinsamen Entscheidungsfindung fur die Hamophilie-
Gemeinschaft

Die nachfolgende Auflistung von Links wurde in Absprache
mit folgenden Patientenorganisationen fir Blutungs-
krankheiten weltweit zusammengestellt. BioMarin ist nicht
verantwortlich flr den Inhalt der verlinkten Quellen und hat
nicht bestatigt, ob die hier aufgelisteten Ressourcen
vollstéandig, korrekt oder aktuell sind. Dieses Material ist nicht
fur werblich Zwecke gedacht und hat als einziges Ziel,
wissenschaftliche Informationen tber Krankheiten und/oder
Gesundheit wiederzugeben. BioMarin gibt keine Garantie
oder Zusicherungen bezlglich der hier aufgefiihrten

Materialien. Der Inhalt sollte keine zusatzlichen @

Untersuchungen und/oder Beratung mit Arzten ersetzen. @)
Diese Zusammenstellung wurde durch Mitglieder des C
BioMarin Patientenrats der folgenden Patienten- ‘
organisationen fur Blutungskrankheiten weltweit entwickelt. (@) \ .
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Dieses Dokument wird von BioMarin finanziert und wurde gemeinsam mit Mitgliedern des BioMarin Patientenrats von Patientenorganisationen fur
Blutungskrankheiten weltweit entwickelt.
Diese Materialen ist nicht werblich und dient ausschlieRlich dazu, wissenschaftliche Informationen Giber Krankheiten und/oder Gesundheit zu prasentieren.
Derzeit sind Gen-Therapien fir Hamophilie méglicherweise nicht in allen Landern der Welt zugelassen. Dieses Dokument wird nur durch BioMarin redaktionell
betreut und veréndert.
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WAS WERDEN SIE
IN DIESEM DOKUMENT FINDEN?

Dieses Dokument ist eine Sammlung von circa 50 Materialien Gber Gen-Therapie und der
gemeinsamen Entscheidungsfindung bei Hamophilie in Englisch und anderen Sprachen, falls
verfugbar. Das Ziel dieser Sammlung ist es, dass alle verfigbaren Informationen zur Gen-
Therapie bei Hamophilie leicht zu finden sind und Sie in Ihrer Lernreise zu unterstutzen. Die
Liste kann regelmaRig aktualisiert werden, um neue Materialien aufzunehmen.

WIE SIND DIE MATERIALIEN
KATEGORISIERT?

Die Materialien zur Gen-Therapie und zur gemeinsamen Entscheidungsfindung werden in
folgende Kategorien eingeteilt:

Internationale/ Landerspezifische

Patientenorganisationen

(@) Uberregionale Patientenorganisationen

* World Federation of Hemophilia National Bleeding Disorders Foundation

« International Alliance of Patients’ (formerly NHF)

Organizations (IAPO)
IGH - Int inschaft
* European Haemophilia Consortium G nieressengemeinscha

Hamophiler e.V.

Canadian Hemophilia Society

Irish Haemophilia Society

Real Fundacion Victoria Eugenia (RFVE)
and Federacioén Espanola De Hemofilia

=
@ Haemophilia Foundation Australia
)
-
=
-

Medizinische / Wissenschaftliche Organisationen*

und andere (FEDHEMO)
* American Society of Gene & Cell Therapy ‘ ' Association Frangaise des Hémophiles
(ASGCT) (AFH)

* International Society on Thrombosis and
Haemostasis (ISTH)

» Ottawa Hospital Research Institute & University
of Ottawa

« HAEMNET (The Journal of Haemophilia
Practice)

« HAEMTRACK
e Pubmed

* Berticksichtigt Anbieter von wissenschaftlichen Publikationen (z.B. PubMed) SEITE 2



Internationale / Uberregionale Landerspezifische Medizinische / Wissenschaftiiche (o)
Patientenorganisationen Patientenorganisationen Organisationen und andere y\

GEN-THERAPIE ZUR GEMEINSAMEN ENTSCHEIDUNGSFINDUNG
INTERNATIONALE / UBERREGIONALE
PATIENTENORGANISATIONEN

Informationen tber Gentherapie und
Hamophilie sowohl aus Patienten- als auch
aus Expertensicht, die Folgendes abdeckt:
1. Was ist Gentherapie?

2. Ein Uberblick iiber die Gentherapie bei

EHGesprache: N o HIER
i X , N ) Hamophilie A und B 2022 @ TS
KLICKEN
w W eine Reihe von 5 Videos uber Gentherapie 3. Wie l4uft eine Klinische Studie zur KLICKEN
= %' Gentherapie bei der Hamophilie ab?
8 Eo 4. Sicherheit und Gentherapie
< g g 5. Gentherapie: Perspektive eines
% 2 =§ Patienten
% g ' Unterstitzung und Anleitung der nationalen
o= Gentherapie: Mitgliedsorganisationen (NMO, National HIER
Ein raktizch.er Leitfaden Member Organizations) bei der Anwendung 2022 E KLICKEN
P der Gentherapie als therapeutische Option in 0
ihren Léandern
Bereitstellung von Informationen/Schulung HIER
EHCucate-App zu seltenen Blutungserkrankungen und 2021 @ KLICKEN
neuartigen Therapien
Bereitstellung von wissenschaftlichen,
technologischen, regulatorischen und HIER
Toolkit fur Zell- und Gentherapien sicherheitsrelevanten Informationen zur Zell- 2020 E KLICKEN
und Gentherapie sowie von Tipps zur -
Interessenvertretung
Gentherapie bei Hamophilie Kurze Einflihrung in die Gentherapie bei 2023 @ HIER
(auch in Francais und Espafiol verfiigbar) Hamophilie KLICKEN
. . « . Allgemeine Fragen zur Behandlung,

IG(:nthel;_aplebkie:tder AEEIO (8 Wirksamkeit, Sicherheit, Uberwachung/ 2023 El HIER
> (glj)grr]nian Ig?asn 2is und Espafiol verfiigbar) Nachbeobachtung und zum Leben nach der KLICKEN
o ¢ P 9 Gentherapie bei Hamophilie A
=
é
w Einfiihrung in die Gentherapie Kurzer Uberblick tiber die Gentherapie 2023 @ HIER
B bei Hamophilie bei Hamophilie KLICKEN
[T
3 Gemeinsame Entscheidungsfindung bei Erlauterung des Prozesses der
Wl Klinischen Studien zur Gentherapie der erung ; .

Or . L gemeinsamen Entscheidungsfindung und HIER
= Hamophilie oo N ) 2023
== (Audio auf Englisch, Untertitel auf Einwilligungserklarung zur Teilnahme an KLICKEN
W . giscn, : klinischen Studien zur Gentherapie
=1 Spanisch/ Espariol und Englisch)
IT=
% E Erleichterung von Gesprachen Uber
=0 WFH-Tool zur gemeinsamen Behandlungsmadglichkeiten zwischen j HIER
=§ E Entscheidungsfindung Menschen mit Himophilie, Betreuern und 2023 KLICKEN
x T (auch in Francais und Espariol verfiigbar) Gesundheitsteams durch ein interaktives .
D "5 Entscheidungshilfe-Tool
i
o
<Zt Klinische Studien:
o Informationen zur eLearning-Plattform Aufklarung der Hamophilie-Gemeinschaft 2022 ® HIER
i (auch in 4z »)), Francais, Pycckuit und Uber den Ablauf klinischer Studien (Y] KLICKEN
E Espaiiol verfiigbar)
i
]
= Klinische Studien zu Hamophilie . .

o . . Bereitstellung grundlegender Informationen HIER

‘ RELLLLAY

(U D e [ MRS, (P8t Ui iiber klinische Studien zur Hamophilie 2022 E KLICKEN

Espaiiol verfugbar)

Gentherapie: Informationen zur eLearning- . .

Plattform Bereitstellung von Informationen zur HIER

(auch in 42,2, Francais, Pycckuii und Gentherapie 2022 ﬂ KLICKEN

Espafiol verfiigbar) —

Anwendung fiir E Handbuch
mobile Endgerate .
FORMATE Onli / Interaktive .
Wr:eiltneerbildung 4 Anwendung ® vieo
IAPO = Internationale Allianz der Patientenorganisationen (International Alliance of Patients' Organizations), IFPMA = Internationaler Verband der SEITE 3

Arzneimittelhersteller und -verbande (International Federation of Pharmaceutical Manufacturers & Associations)


https://www.ehc.eu/ehconversations-gene-therapy-series/
https://www.ehc.eu/ehconversations-gene-therapy-series/
https://www.ehc.eu/wp-content/uploads/GT-Guidebook_e-version_FINAL-1.pdf
https://www.ehc.eu/wp-content/uploads/GT-Guidebook_e-version_FINAL-1.pdf
https://www.ehc.eu/ehc-introduces-new-education-app-on-novel-therapies/
https://www.ehc.eu/ehc-introduces-new-education-app-on-novel-therapies/
https://www.iapo.org.uk/sites/default/files/files/IFPMA%20IAPO%20CELL&GENE%20THERAPIES%20TOOLKIT_EN_stage%204%20(1).pdf
https://www.iapo.org.uk/sites/default/files/files/IFPMA%20IAPO%20CELL&GENE%20THERAPIES%20TOOLKIT_EN_stage%204%20(1).pdf
https://elearning.wfh.org/fr/resource/therapie-genique-pour-lhemophilie/
https://elearning.wfh.org/es/resource/terapia-genica-para-la-hemofilia/
https://elearning.wfh.org/resource/gene-therapy-for-hemophilia-video/
https://elearning.wfh.org/resource/gene-therapy-for-hemophilia-video/
https://www1.wfh.org/publications/files/pdf-2387.pdf
https://www1.wfh.org/publications/files/pdf-2388.pdf
https://www1.wfh.org/publications/files/pdf-2368.pdf
https://www1.wfh.org/publications/files/pdf-2368.pdf
https://www.youtube.com/watch?v=ycO7ODFNpmA
https://www.youtube.com/watch?v=ycO7ODFNpmA
https://www.youtube.com/watch?v=ZKrF3ACZucg
https://www.youtube.com/watch?v=ZKrF3ACZucg
https://sdm.wfh.org/fr/welcome-fr/
https://sdm.wfh.org/es/welcome-es/
https://sdm.wfh.org/
https://sdm.wfh.org/
https://elearning.wfh.org/ar/%d8%a7%d9%84%d8%aa%d8%ac%d8%a7%d8%b1%d8%a8-%d8%a7%d9%84%d8%b3%d8%b1%d9%8a%d8%b1%d9%8a%d8%a9/
https://elearning.wfh.org/fr/centres-dapprentissage/essais-cliniques/
https://elearning.wfh.org/ru/%d1%86%d0%b5%d0%bd%d1%82%d1%80%d1%8b-%d1%8d%d0%bb%d0%b5%d0%ba%d1%82%d1%80%d0%be%d0%bd%d0%bd%d0%be%d0%b3%d0%be-%d0%be%d0%b1%d1%83%d1%87%d0%b5%d0%bd%d0%b8%d1%8f/%d0%ba%d0%bb%d0%b8%d0%bd%d0%b8%d1%87%d0%b5%d1%81%d0%ba%d0%b8%d0%b5-%d0%b8%d1%81%d0%bf%d1%8b%d1%82%d0%b0%d0%bd%d0%b8%d1%8f/
https://elearning.wfh.org/es/centros-de-aprendizaje/ensayos-clinicos/
https://elearning.wfh.org/elearning-centres/clinical-trials/
https://elearning.wfh.org/elearning-centres/clinical-trials/
https://elearning.wfh.org/ar/resource/%d8%a7%d9%84%d8%aa%d8%ac%d8%a7%d8%b1%d8%a8-%d8%a7%d9%84%d8%b3%d8%b1%d9%8a%d8%b1%d9%8a%d8%a9-%d9%84%d9%84%d9%87%d9%8a%d9%85%d9%88%d9%81%d9%8a%d9%84%d9%8a%d8%a7/
https://elearning.wfh.org/fr/resource/essais-cliniques-pour-lhemophilie/
https://elearning.wfh.org/ru/resource/%d0%ba%d0%bb%d0%b8%d0%bd%d0%b8%d1%87%d0%b5%d1%81%d0%ba%d0%b8%d0%b5-%d0%b8%d1%81%d0%bf%d1%8b%d1%82%d0%b0%d0%bd%d0%b8%d1%8f-%d0%b4%d0%bb%d1%8f-%d0%bb%d0%b5%d1%87%d0%b5%d0%bd%d0%b8%d1%8f-%d0%b3%d0%b5/
https://elearning.wfh.org/es/resource/ensayos-clinicos-para-la-hemofilia/
https://elearning.wfh.org/resource/clinical-trials-for-hemophilia/
https://elearning.wfh.org/resource/clinical-trials-for-hemophilia/
https://elearning.wfh.org/ar/%d8%a7%d9%84%d8%b9%d9%84%d8%a7%d8%ac-%d8%a8%d8%a7%d9%84%d8%ac%d9%8a%d9%86%d8%a7%d8%aa/
https://elearning.wfh.org/fr/centres-dapprentissage/therapie-genique/
https://elearning.wfh.org/ru/%d1%86%d0%b5%d0%bd%d1%82%d1%80%d1%8b-%d1%8d%d0%bb%d0%b5%d0%ba%d1%82%d1%80%d0%be%d0%bd%d0%bd%d0%be%d0%b3%d0%be-%d0%be%d0%b1%d1%83%d1%87%d0%b5%d0%bd%d0%b8%d1%8f/%d0%b3%d0%b5%d0%bd%d0%bd%d0%b0%d1%8f-%d1%82%d0%b5%d1%80%d0%b0%d0%bf%d0%b8%d1%8f/
https://elearning.wfh.org/es/centros-de-aprendizaje/terapia-genica/
https://elearning.wfh.org/elearning-centres/gene-therapy/
https://elearning.wfh.org/elearning-centres/gene-therapy/

Internationale / Uberregionale Landerspezifische Medizinische / Wissenschaftiiche
Patientenorganisationen Patientenorganisationen Organisationen und andere
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FORMATE

NAME ZIELE JAHR | FORMAT] LINK

Gentherapie bei Hamophilie
Pipeline-Tool fir klinische Studien

Wie neue Therapien

in klinischen Studien getestet werden
(auch in 42 )\, Francais, Pycckuin und
Espariol verfugbar)

Was ist Gentherapie?

(auch in &u+1l, Francais, Pycckuii und
Espaiiol verfiigbar)

WFH-Register fur Gentherapie —
Grundlagen der Hamophilie, Gentherapie
und langfristige Datenerfassung
(auch in Francais und Espanol verfugbar)

WFH-Register fiir Gentherapie —
Benutzerhandbuch fiir Menschen mit
Hamophilie

(auch in Francais und Espafiol verfiigbar)

El Handbuch @ Interaktive

Anwendung
4 Informative Grafiken

© (Diagramme)

Bereitstellung von Informationen (iber
klinische Studien zur Gentherapie

Informationen fiir jede Phase einer klinischen
Studie (z. B. Zweck der Studie, Dauer)

Bereitstellung grundlegender
Patienteninformationen iiber die Gentherapie
bei Hamophilie

Einfihrung in das WFH-Register fur
Gentherapie

Bereitstellung weiterer Informationen fiir
Menschen mit Hdmophilie, die sich dem
WFH-Register fiir Gentherapie anschlieen
mochten

2023

2022

2022

2022

2022

IAPO = Internationale Allianz der Patientenorganisationen (International Alliance of Patients' Organizations), IFPMA = Internationaler Verband der
Arzneimittelhersteller und -verbande (International Federation of Pharmaceutical Manufacturers & Associations)
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HIER
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http://shiny.wfh.org/pipeline/
http://shiny.wfh.org/pipeline/
https://elearning.wfh.org/ar/resource/%d9%83%d9%8a%d9%81-%d9%8a%d8%aa%d9%85-%d8%a7%d8%ae%d8%aa%d8%a8%d8%a7%d8%b1-%d8%a7%d9%84%d8%b9%d9%84%d8%a7%d8%ac%d8%a7%d8%aa-%d8%a7%d9%84%d8%ac%d8%af%d9%8a%d8%af%d8%a9-%d9%81%d9%8a-%d8%a7%d9%84%d8%aa/
https://elearning.wfh.org/fr/resource/comment-les-nouvelles-therapies-sont-testees-dans-le-cadre-dessais-cliniques/
https://elearning.wfh.org/ru/resource/%d0%ba%d0%b0%d0%ba-%d0%bd%d0%be%d0%b2%d1%8b%d0%b5-%d0%bc%d0%b5%d1%82%d0%be%d0%b4%d1%8b-%d0%bb%d0%b5%d1%87%d0%b5%d0%bd%d0%b8%d1%8f-%d1%82%d0%b5%d1%81%d1%82%d0%b8%d1%80%d1%83%d1%8e%d1%82%d1%81%d1%8f/
https://elearning.wfh.org/es/resource/como-se-prueban-nuevas-terapias-en-ensayos-clinicos/
https://elearning.wfh.org/resource/how-new-therapies-get-tested-in-clinical-trials/
https://elearning.wfh.org/resource/how-new-therapies-get-tested-in-clinical-trials/
https://elearning.wfh.org/ar/resource/%d9%85%d8%a7-%d9%87%d9%88-%d8%a7%d9%84%d8%b9%d9%84%d8%a7%d8%ac-%d8%a8%d8%a7%d9%84%d8%ac%d9%8a%d9%86%d8%a7%d8%aa%d8%9f/
https://elearning.wfh.org/fr/resource/quest-ce-que-la-therapie-genique/
https://elearning.wfh.org/ru/resource/%d1%87%d1%82%d0%be-%d1%82%d0%b0%d0%ba%d0%be%d0%b5-%d0%b3%d0%b5%d0%bd%d0%bd%d0%b0%d1%8f-%d1%82%d0%b5%d1%80%d0%b0%d0%bf%d0%b8%d1%8f/
https://elearning.wfh.org/es/resource/que-es-la-terapia-genica/
https://elearning.wfh.org/resource/what-is-gene-therapy/
https://elearning.wfh.org/resource/what-is-gene-therapy/
https://elearning.wfh.org/fr/resource/registre-de-la-therapie-genique-de-la-fmh-notions-de-base-sur-lhemophilie-la-therapie-genique-et-la-collecte-de-donnees-a-long-terme/
https://elearning.wfh.org/es/resource/registro-de-terapia-genica-de-la-fmh-fundamentos-de-la-hemofilia-terapia-genica-y-recogida-de-datos-a-largo-plazo/
https://elearning.wfh.org/resource/wfh-gene-therapy-registry-basics-of-hemophilia-gene-therapy-and-long-term-data-collection/
https://elearning.wfh.org/resource/wfh-gene-therapy-registry-basics-of-hemophilia-gene-therapy-and-long-term-data-collection/
https://elearning.wfh.org/fr/resource/registre-de-la-therapie-genique-de-la-fmh-guide-de-lutilisateur-pour-les-personnes-atteintes-dhemophilie/
https://elearning.wfh.org/es/resource/registro-de-terapia-genica-de-la-fmh-guia-del-usuario-para-personas-con-hemofilia/
https://elearning.wfh.org/resource/wfh-gene-therapy-registry-user-guide-for-people-with-hemophilia/
https://elearning.wfh.org/resource/wfh-gene-therapy-registry-user-guide-for-people-with-hemophilia/

Internationale / Uberregionale
Patientenorganisationen

Landerspezifische
Patientenorganisationen

Medizinische / Wissenschaftliche
Organisationen und andere

GEN-THERAPIE ZUR GEMEINSAMEN
ENTSCHEIDUNGSFINDUNG
LANDERSPEZIFISCHE PATIENTENORGANISATIONEN
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Der Sommer & Gentherapie — beides zum
Greifen nah! Aufzeichnung des 2. IGH-
Gentherapie Web-Seminar

(nur in German/Deutsch verfligbar)

Gentherapie
fir Hamophilie

Austausch von Wissen macht
uns starker

Gentherapie bei Hamophilie
(nur in Spanisch/Espariol verfiigbar)

Gentherapie:
Anspruchsberechtigung — FAQs

Gentherapie: Einschrankungen,
Risiken und Unbekanntes — FAQs

Gentherapie:
Grundlagen — FAQs

Fortschritte bei der Behandlung
der Hamophilie: Was Sie
wissen missen

Gentherapie:
Ein offenes Gesprach

Gentherapie: Webinar
zur Einfiihrung in die Gentherapie

Gentherapie fir seltene hamorrhagische
Krankheiten in 12 Fragen
(nur in Franzésisch/Frangais verfugbar)

: Konferenz El Handbuch
o .
&b Andere @ Video

Einblicke in die Theorie der Gentherapie, die
Verabreichung, die Nachbeobachtung und
die Personen, die davon profitieren kdnnten

Beantwortung der Fragen der australischen
Gerinnungsstérungen-Gemeinschafts-
mitglieder zur Gentherapie und ihrer
Relevanz fir sie jetzt und in Zukunft

Diskussion uber Gentherapiestudien und ihre
Bedeutung fur Menschen mit Hamophilie

Aufklérung der Patienten Uber die
Gentherapie und Unterstiitzung bei der
Entscheidung, ob die Therapie fiir sie
geeignet ist

Aufklérung dariiber, wer fiir eine Gentherapie
in Frage kommt

Antworten auf die Gentherapie:
Einschrankungen, Risiken und Unbekanntes

Antworten auf die Grundlagen der
Gentherapie

Uberblick tiber neue
Behandlungsméglichkeiten fur Hamophilie

Flhrung einer ausgewogenen,
patientenzentrierten Diskussion iber die
Gentherapie aus verschiedenen
Perspektiven

Prasentation von Informationen Uber
Hamophilie und Gentherapie

Beantwortung von 12 Schlusselfragen, die
3 Hauptabschnitte umfassen: 1) die
Grundlagen der Gentherapie, 2) die
Anwendung der Gentherapie auf die
Behandlung von Krankheiten, 3)
Patientenfragen

@ Internetseite Q Webinar

2022

2019

2018

2023

2022

2022

2022

2020

2020

2020

2018

®

El

® © © O

{J

AFH = Association Francaise des Hémophiles (franzésische Hamophiliegesellschaft), FAQ = haufig gestellte Fragen FEHEMO = Federacién Espafiola De Hemofilia
(spanische Hamophiliegesellschaft) Q&A = Fragen und Antworten

HEIR
KLICKEN

HEIR
KLICKEN

HEIR
KLICKEN

HEIR
KLICKEN

HIER
KLICKEN

HIER
KLICKEN

HIER
KLICKEN

HIER
KLICKEN

HIER
KLICKEN

HIER
KLICKEN

HIER
KLICKEN
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https://www.youtube.com/watch?v=poEHOoKcs40
https://www.youtube.com/watch?v=poEHOoKcs40
https://www.haemophilia.org.au/HFA/media/Documents/Haemophilia/Gene-Therapy-for-Haemophilia-for-Web.pdf
https://www.haemophilia.org.au/HFA/media/Documents/Haemophilia/Gene-Therapy-for-Haemophilia-for-Web.pdf
https://www.haemophilia.org.au/HFA/media/Documents/National%20Haemophilia%20Journal/2018/National-Haemophilia-No-201-March-2018-web.pdf?ext=.pdf
https://www.haemophilia.org.au/HFA/media/Documents/National%20Haemophilia%20Journal/2018/National-Haemophilia-No-201-March-2018-web.pdf?ext=.pdf
https://rfve.es/wp-content/uploads/AF-GUIA-TERAPIA-GENICA-web_accesible.pdf
https://rfve.es/wp-content/uploads/AF-GUIA-TERAPIA-GENICA-web_accesible.pdf
https://www.hemophilia.org/educational-programs/education/online-education/gene-therapy-eligibility-faqs
https://www.hemophilia.org/educational-programs/education/online-education/gene-therapy-eligibility-faqs
https://www.hemophilia.org/educational-programs/education/online-education/gene-therapy-limitations-risks-and-unknowns-faqs
https://www.hemophilia.org/educational-programs/education/online-education/gene-therapy-limitations-risks-and-unknowns-faqs
https://www.hemophilia.org/educational-programs/education/online-education/gene-therapy-the-basics-faqs
https://www.hemophilia.org/educational-programs/education/online-education/gene-therapy-the-basics-faqs
https://www.hemophilia.org/educational-programs/education/online-education/advancements-in-treatment-for-hemophilia-what-you-need-to-know
https://www.hemophilia.org/educational-programs/education/online-education/advancements-in-treatment-for-hemophilia-what-you-need-to-know
https://www.hemophilia.org/educational-programs/education/online-education/gene-therapy-a-candid-conversation
https://www.hemophilia.org/educational-programs/education/online-education/gene-therapy-a-candid-conversation
https://www.hemophilia.org/educational-programs/education/online-education/gene-therapy-getting-up-to-speed-webinar
https://www.hemophilia.org/educational-programs/education/online-education/gene-therapy-getting-up-to-speed-webinar
https://afh.asso.fr/wp-content/uploads/2017/09/Brochure_Therapie_genique_WEB.pdf
https://afh.asso.fr/wp-content/uploads/2017/09/Brochure_Therapie_genique_WEB.pdf
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Gentherapie:
Aktuelle Informationen und nachstes
Webinar

Was ist Gentherapie?

Gentherapie: Fragen
fur Ihren Anbieter
(auch in Espariol verfugbar)

(ehemals NHF)

Gentherapie 101 fir Patienten
und Familien

Gentherapie-Glossar
von Begriffen

Haufig gestellte Fragen
zur Gentherapie
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Alles Uber die Hamophilie-Gentherapie:
ein Leitfaden fur Patienten und Betreuer
(auch in Francais verfligbar)

Eine Reihe von 9 Podcast-Episoden mit
bekannten Patienten- und Arzteexperten,
einschlieBlich Transkripten in Englisch und
Franzésisch

(Fr Transkripte auf Franzésisch/Francais,
wéhlen Sie bitte ,,Frangais” oben rechts auf
der Seite der gewéhlten Podcast-Episode)

GESELLSCHAFT

* Podcasts sind auch auf regularen
Podcast-Kanélen wie Apple Podcasts,
Spotify und YouTube verfiigbar.

KANADISCHE HAMOPHILIE-

Neuartige Behandlungen bei Hamophilie
und anderer Blutungsstérungen:

eine periodische Uberpriifung 2023 —
Ausgabe 1

IRISCHE

HAMOPHILIE-
GESELLSCHAFT

: Konferenz r%l Handbuch
FORMATE O ea £h Andere

HTC = Hamophiliebehandlungszentrum, Q&A = Fragen und Antworten

Besprechung des aktuellen Status von

Gentherapien in der Pipeline und anderen 2020
neuartigen Therapien
Erklarung von Genen / Gentherapie bei 2019

Hamophilie

Hilfe fir Patienten, die ihrem Anbieter
relevante Fragen zur Hamophilie-Gentherapie n. z.
stellen wollen

Aufklarung tUber Gentherapie und

gemeinsame Entscheidungsfindung n.z
Uberblick Giber die Terminologie der

. n. z.
Gentherapie
Beantwortung der haufigsten Fragen nz
zur Gentherapie bei Hamophilie T
Bereitstellung grundlegender Informationen
Uber die Gentherapie, deren Nutzen und
Risiken, was bekannt ist und was nicht, und 2023

welche Fragen der Hamophilie-Gemeinschaft
weiterhin zu beantworten sind

Antworten auf wichtige Fragen:
1. Was ist eine Gentherapie bei Hamophilie?

2. Wer ist fir eine Hamophilie-Gentherapie
geeignet?

3. Wie lauten die Ergebnisse klinischer
Studien zur Gentherapie bei Hamophilie?

4. Wie ist der Ablauf einer Gentherapie?

5. Was wissen wir nicht Gber die Gentherapie
bei Hdmophilie? n. z.
6. Wie sieht der Prozess der gemeinsamen
Entscheidungsfindung bei der Gentherapie
bei Hamophilie aus?
7. Wie konnte eine Gentherapie finanziert
werden?

8. Wie konnte eine Gentherapie in Kanada
durchgefiihrt werden?

9. Welche weiteren Ansatze fir eine
Gentherapie bei Hamophilie gibt es noch?

Bereitstellung aktueller Informationen fur die
nationalen Mitgliedsorganisationen (NMO)
des Europaischen Konsortiums fiir Hdmo-
philie sowie eines allgemeinen Uberblicks und
Verstandnisses der sich rasch entwickelnden
Landschaft von Arzneimittel-entwicklungen
bei seltenen Blutungs-stdrungen, speziell bei
Hamophilie A und B; Hemmestoffe bei
Hamophilie, von-Willebrand-Krankheit und
anderen seltenen Blutungsstérungen

2023

Q Webinar
@ Internetseite

@ Podcast

@ Video
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https://www.hemophilia.org/events/gene-therapy-whats-new-whats-next-webinar
https://www.hemophilia.org/events/gene-therapy-whats-new-whats-next-webinar
https://www.hemophilia.org/educational-programs/education/online-education/what-is-gene-therapy
https://www.hemophilia.org/educational-programs/education/online-education/what-is-gene-therapy
https://www.hemophilia.org/sites/default/files/document/files/GeneTherapy_RackCard_SPANISH%20Updated%20August%202021.pdf
https://www.hemophilia.org/sites/default/files/document/files/GeneTherapy_RackCard-English%20Ques%20for%20Your%20Prov%20Updated%20August%202021.pdf
https://www.hemophilia.org/sites/default/files/document/files/GeneTherapy_RackCard-English%20Ques%20for%20Your%20Prov%20Updated%20August%202021.pdf
https://www.hemophilia.org/educational-programs/education/online-education/gene-therapy-101-for-patients-and-families
https://www.hemophilia.org/educational-programs/education/online-education/gene-therapy-101-for-patients-and-families
https://www.hemophilia.org/sites/default/files/document/files/NHF-Gene-Therapy-Flyer-Glossary.pdf
https://www.hemophilia.org/sites/default/files/document/files/NHF-Gene-Therapy-Flyer-Glossary.pdf
https://www.hemophilia.org/sites/default/files/document/files/FAQ%20Gene%20Therapy%20PDF%20August%202021.pdf
https://www.hemophilia.org/sites/default/files/document/files/FAQ%20Gene%20Therapy%20PDF%20August%202021.pdf
https://www.hemophilia.ca/wp-content/uploads/2023/11/Tout-sur-la-therapie-genique-pour-lhemophilie.pdf
https://www.hemophilia.ca/wp-content/uploads/2023/03/All-About-Hemophilia-Gene-Therapy.pdf
https://www.hemophilia.ca/wp-content/uploads/2023/03/All-About-Hemophilia-Gene-Therapy.pdf
https://www.hemophilia.ca/gene-therapy-podcast-series-episode-1/
https://www.hemophilia.ca/gene-therapy-podcast-series-episode-1/
https://www.hemophilia.ca/gene-therapy-podcast-series-episode-1/
https://www.hemophilia.ca/gene-therapy-podcast-series-episode-1/
https://www.hemophilia.ca/gene-therapy-podcast-series-episode-1/
https://www.hemophilia.ca/gene-therapy-podcast-series-episode-1/
https://www.hemophilia.ca/gene-therapy-podcast-series-episode-1/
https://www.hemophilia.ca/gene-therapy-podcast-series-episode-1/
https://www.hemophilia.ca/gene-therapy-podcast-series-episode-1/
https://www.hemophilia.ca/gene-therapy-podcast-series-episode-1/
https://www.hemophilia.ca/gene-therapy-podcast-series-episode-1/
https://www.hemophilia.ca/gene-therapy-podcast-series-episode-1/
https://www.hemophilia.ca/gene-therapy-podcast-series-episode-1/
https://www.hemophilia.ca/gene-therapy-podcast-series-episode-1/
https://www.hemophilia.ca/gene-therapy-podcast-series-episode-8/
https://www.hemophilia.ca/gene-therapy-podcast-series-episode-8/
https://www.hemophilia.ca/gene-therapy-podcast-series-episode-9/
https://www.hemophilia.ca/gene-therapy-podcast-series-episode-9/
https://haemophilia.ie/wp-content/uploads/2023/02/Novel-Treatments-in-Haemophilia-Other-Bleeding-Disorders-A-Periodic-Review-2023-Issue-1.pdf
https://haemophilia.ie/wp-content/uploads/2023/02/Novel-Treatments-in-Haemophilia-Other-Bleeding-Disorders-A-Periodic-Review-2023-Issue-1.pdf

Internationale / Uberregionale Landerspezifische Medizinische / Wissenschaftliche ‘
Patientenorganisationen Patientenorganisationen Organisationen und andere

Q

>

GEN-THERAPIE ZUR GEMEINSAMEN ENTSCHEIDUNGSFINDUNG
MEDIZINISCHE / WISSENSCHAFTLICHE ORGANISATIONEN UND ANDERE

Hamophilie

AMERIKANISCHE
GESELLSCHAFT
FUR GEN- UND
ZELLTHERAPIE
(AMERICAN
SOCIETY OF GENE
& CELL THERAPY,

2 interaktive Videos uber
,gemeinsame
Entscheidungsfindung:
der Weg zur Gentherapie
bei Hamophilie* mit einem
Patientenvertreter und
einem Hamophilie-Arzt

Organisationen

ISTH)

Gentherapie bei
Hamophilie A und
B im Vergleich zu
verfligbaren
Behandlungen

Medizinische/wissenschaftliche

INTERNATIONALE GESELLSCHAFT
FUR THROMBOSE UND HAMOSTASE
(INTERNATIONAL SOCIETY ON
THROMBOSIS AND HAEMOSTASIS,

Gentherapie bei
Hamophilie:
lhre Fragen beantwortet

PUBMED

Bereitstellung grundlegender Informationen
Uber Hamophilie und Gentherapie

Erforschung und Diskussion der Gentherapie
fir Menschen mit Hamophilie und
gemeinsame Entscheidungsfindung in zwei
interaktiven Sitzungen

Diskutieren Sie aktuelle Informationen Uber
die aktuellen und neuen Ansatze zur
Behandlung der Hamophilie, einschliellich
der verschiedenen Ansatze der Gentherapie.
Besprechen Sie die Vor- und Nachteile der
Gentherapie mit Patienten und Betreuern,
einschlieBlich verfligbarer Ressourcen fiir die
weitere Aufklarung

Bereitstellung von Antworten auf Fragen zu
den 5 Phasen der Entscheidungsfindung von
Patienten (als Teil der Veréffentlichung ,Wang M,
Negrier C, Driessler F, Goodman C, Skinner MW.
The Hemophilia Gene Therapy Patient Journey:
Questions and Answers for Shared Decision-
Making. Patient Prefer Adherence. 2022)

_g Der Weg der Gentherapie
i bei Hamophilie — der . o
- Patient i . Eroérterung des Weges der Gentherapie bei
i atient im Mittelpunkt des e I ) )
= - Hamophilie aus der Sicht des Patienten
["am Naben- und Speichen-
i 5 | modells
© ZwnI
£ 5o
ggg
“g?’ =5 = Personalisierung der Forderung des Konzepts der gemeinsamen
c < Hamophiliebehandlung Entscheidungsfindung (shared decision
= w durch gemeinsame making, SDM) zwischen dem Hamophilie-
@© w ; ) ) .
5 =} Entscheidungsfindung Patienten und seinem Arzt
m
¥ Ermaoglicht es den Patienten, alle Therapien
> aufzuzeichnen, sobald sie stattfinden, und
é ermdglicht es den Arzten, aktuelle
= Haemtrack-App L . . .
s Therapieinformationen einzusehen, um die
"'<‘ Patientenversorgung zu liberwachen, zu
T optimieren und zu verbessern
- o TR Ottawa Leitfaden fir Ermittlung der personlichen Bedurfnisse,
@ 8 5 z S < personliche Planung der nachsten Schritte, Verfolgung
€ IgkEES Entscheidungen fur der Fortschritte und Mitteilung der eigenen
g <3 g 253 | Menschen, die Ansichten an andere, die an der Ent-
ig E m 'v_z g '5 Entscheidungen im scheidung beteiligt sind. Die erlernten
< ',: xz= Gesundheits- oder Fahigkeiten werden ihnen auch dabei helfen,
o =) Sozialbereich treffen in Zukunft andere Entscheidungen zu treffen
& ! g )
@ Video (mit Inhalt) & Podcast % Toolkit
FORMATE
@ Video H__U] Veroffentlichung D Mobile App @ Q&A

2023 ®#

2023 @

2021

g
2022 @

2023 ”j
2021 [I__WI

nz[]
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https://patienteducation.asgct.org/disease-treatments/hemophilia
https://patienteducation.asgct.org/disease-treatments/hemophilia
https://www.youtube.com/watch?v=jX4KD5eFGNY
https://www.youtube.com/watch?v=jX4KD5eFGNY
https://www.youtube.com/watch?v=o-HaXPThp6A
https://www.youtube.com/watch?v=o-HaXPThp6A
https://genetherapy.isth.org/education/podcasts/gene-therapy-for-hemophilia-a-and-b-compared-to-available-treatments
https://genetherapy.isth.org/education/podcasts/gene-therapy-for-hemophilia-a-and-b-compared-to-available-treatments
https://www.ncbi.nlm.nih.gov/pmc/articles/PMC9191577/
https://www.dovepress.com/get_supplementary_file.php?f=355627.pdf
https://www.dovepress.com/get_supplementary_file.php?f=355627.pdf
https://sciendo.com/article/10.2478/jhp-2022-0021
https://sciendo.com/article/10.2478/jhp-2022-0021
https://sciendo.com/article/10.17225/jhp00178?tab=figures-tables
https://sciendo.com/article/10.17225/jhp00178?tab=figures-tables
https://haemtrack.mdsas.com/#about
https://haemtrack.mdsas.com/#about
https://decisionaid.ohri.ca/docs/das/OPDG.pdf
https://decisionaid.ohri.ca/docs/das/OPDG.pdf

Kontaktinformationen

Kontaktinformationen von Patientenorganisationen, welche die
Ressource mit verfasst haben und/oder eines der dargestellten
Materialien herausgegeben haben.

BioMarin Pharmaceutical Inc.
Globale Medizinische Informationen
@ medinfo@bmrn.com

Association Francgaise des
Hémophiles

21 rue Georges Auric

75019 - Paris

\\\ 014567 77 67

é 014567 85 44

@ accompagnement@afh.asso.fr

Website: https://afh.asso.fr/

Canadian Hemophilia Society
301-666 Sherbrooke Street West

Montreal, QC H3A 1E7

\\\ +1 514-848-0503

Gebuhrenfreie Nummer: 1-800-668-2686
% +1 514-848-9661

@ chs@hemophilia.ca

Website: https://www.hemophilia.ca/
European Haemophilia Consortium
Rue de la Loi 28, 1040 Brussels, Belgium
\\\ +32 23 43 41 26

@ office@ehc.eu

Website: https://www.ehc.eu/

Federacion Espaiola De Hemofilia
C/Sinesio Delgado, n°4. Pab.16 28029 Madrid
N\, +34 913 146 508

@ fedhemo@fedhemo.com

Website: https://fedhemo.com/

Federazione delle Associazioni
Emofilici

Via Veratti, 2 - 20155 Milano

N\ +39 02 33004126
Gebihrenfreie Nummer: 800178937
DL segreteria@fedemo.it
Website: https://fedemo.it/
Fondazione Paracelso

Via Veratti, 2 - 20155 Milano

\\\ +39 02 33004126

M info@fondazioneparacelso.it
Skype: fondazioneparacelso

Website: https://www.fondazioneparacelso.it/

Fundacién de la Hemofilia

Soler 3485, CABA, Argentina

\\\ 0800-555-4366 [HEMO]

<] info@hemofilia.org.ar

Website: https://www.hemofilia.org.ar/
Haemophilia Foundation Australia
Anschrift: PO BOX 1208 DARLING VIC 3145

ABN 89 443 537 189
N
\
N
N\

@ hfaust@haemophilia.org.au

Innerhalb Australiens: 03 9885 7800,
International: +61 3 9885 7800

Innerhalb Australiens: 03 9885 1800,
International: +61 3 9885 1800

Website: https://www.haemophilia.org.au/

International Alliance of Patients’
Organizations

CAN Mezzanine

49-51 East Road London
N1 6AH

United Kingdom

\\\ +44 20 7250 8280
@ info@iapo.org.uk

Website: https://www.iapo.org.uk/

Irish Haemophilia Society
First Floor, Cathedral Court, New Street
Dublin 8, DO8 VH64, Ireland

\\\ +353 (0) 1 657 99 00

+353 (0) 1 657 99 01

@ info@haemophilia.ie

Website: https://haemophilia.ie/
Israeli Hemophilia Association
Postfach: 9013

RAMAT EF'AL 52190
Israel

\\\ +972 (0)3 903 14 44

‘z idit@hemophilia.org.il

Website: https://www.hemophilia.org.il/

IGH - Interessengemeinschaft
Hamophiler e.V.

Remmingsheimer Str. 3
D-72108 Rottenburg am Neckar
\\\ +49 7472 22648

<] mail@igh.info

Website: https://www.igh.info/

National Bleeding Disorders Fou
(formerly NHF)

7 Penn Plaza Suite 1204,

New York, NY 10001, United States
212.328.3700

N\ +1212 328 3700

Geblhrenfreie Nummer: 888 463 6643
@ info@hemophilia.org

Website: https://www.hemophilia.org/
Real Fundacion Victoria Eugenia
C/ Sinesio Delgado, n° 4 — Pab. 4
28029 — MADRID — (Espaiia)

\\\ 91822 20 11

@ rfve@rfve.org

Website: https:/rfve.es/

The Haemophilia Society
52B Borough High Street,

London,

SE11XN

N\ 0207939 0780

@ info@haemophilia.org.uk

Website: https://haemophilia.org.uk/

World Federation of Hemophilia
Allgemeine Anfragen

1425, boul. René-Lévesque Ouest

Bureau 1200

Montréal, Québec H3G 1T7 Canada

DA wih@wfh.org

N\, +1514 8757944

(=1 +1 514 875 8916

Website: https://wfh.org/

BioMarin respektiert den Datenschutz und die Privatsphare. Um unsere Richtlinien zu erfahren, besuchen Sie bitte
www.biomarin-global-privacy.com. Wenn Sie Fragen oder Informationen zum Datenschutz haben, kontaktieren Sie uns bitte

per E-Mail.
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https://www.hemofilia.org.ar/
https://www.haemophilia.org.au/
https://www.iapo.org.uk/
https://haemophilia.ie/
https://www.hemophilia.org.il/
https://afh.asso.fr/
https://www.hemophilia.ca/
https://www.ehc.eu/
https://fedhemo.com/
https://fedemo.it/
https://www.fondazioneparacelso.it/
https://www.igh.info/
https://www.hemophilia.org/
https://rfve.es/
https://haemophilia.org.uk/
https://wfh.org/
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