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Su guia para el proceso del seguro

y el capitulo siguiente en el vigje del
tratamiento de la terapia genética
de la distrofia muscular de Duchenne
(DMD) de su hijo

Informacién importante de seguridad

{Qué es ELEVIDYS (delandistrogene moxeparvovec-rokl)?

ELEVIDYS es una terapia genética de venta con receta que se usa para tratar a pacientes
ambulatorios de al menos 4 afios de edad con distrofia muscular de Duchenne (DMD) que tienen
una mutacién confirmada en el gen DMD.

ELEVIDYS se aprobd mediante aprobacidén urgente para pacientes no ambulatorios de al menos

4 anos de edad con DMD que tienen una mutacién confirmada en el gen DMD. La aprobacién
urgente permite que los fdrmacos se aprueben en funcién de un marcador que se considera con
probabilidad razonable de predecir un beneficio clinico. El tratamiento con ELEVIDYS aumento el
marcador, la microdistrofina de ELEVIDYS en el musculo esquelético. La verificacion del beneficio
clinico puede ser necesaria para que ELEVIDYS continue siendo aprobada en el caso de pacientes
no ambulatorios con DMD.

¢Quién no debe recibir ELEVIDYS? (‘) EI - d

Las personas con ciertos tipos de mutaciones, cualquier EVI yS
delecién en el exén 8 y/o el exén 9 en el gen DMD, :

no deben recibir ELEVIDYS. delandistrogene

Consulte la Informacion importante de seguridad adicional en las MOXE pa 'VOVEC-TO k
paginas 17 y 18 y la Informacién de prescripcién completa para ELEVIDYS. suspension for intravenous infusion @
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cCual es el contenido?

iBienvenido! Este es un momento importante en el viaje del Duchenne de su hijo
mientras se prepara para el tratamiento con ELEVIDYS, y es posible que para obtener
la aprobacién de su compania de seguros para ayudar a cubrir los costos de la
terapia genética se requieran muchos pasos. Esta guia puede ayudarlo a navegar
por el proceso del seguro.

CAPITULO

1 Comprender su seguro 3
Y’ Saber qué implica el viaje del tratamiento
2 con ELEVIDYS

CAPITULO

3 Saber a quién recurrir para obtener ayuda 16

CAPITULO

4 Informacién importante de seguridad 17

SareptAssist estd con usted en cada paso del camino
a medida que comienza a recibir ELEVIDYS.
Comuniquese con nosotros directamente si tiene preguntas

al 1-888-SAREPTA (1-888-727-3782), de lunes a viernes, de
8:30 a. M. a 6:30 p. M., hora del este.
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COMPRENDER SU SEGURO

CAPITULO

1 Tipos de seguro

El seguro médico puede ayudar a pagar parte de su tratamiento con ELEVIDYS. La
cantidad y los tipos de costos cubiertos varian segun el tipo de seguro que tenga.

Los seguros privados (comerciales) y publicos (gubernamentales) son los
tipos mdas comunes de seguro médico.

Privado o comercial

@ El seguro privado o comercial puede obtenerse a través de un
empleador o adquiriéndolo directamente en una compaiiia de seguros
o un intercambio de seguros estatal.

Los empleadores pueden ofrecer una variedad de planes durante su periodo de
inscripcién abierta, y cada plan puede variar en cobertura, costos y gastos de bolsillo.

Conocer el tipo de plan que tiene su empleador puede ayudarlo a comprender el tipo de cobertura que se
ofrece. Comuniquese con el departamento de recursos humanos de su empleador o consulte materiales
como el manual del empleado para obtener mds informacién sobre su plan.

Publico o patrocinado por el gobierno

Los planes publicos o patrocinados por el gobierno se proporcionan a
@ nivel federal y estatal para las personas que retinen los requisitos para

recibir asistencia.

Medicaid y Medicare son tipos comunes de seguro publico que brindan cobertura de

salud a millones de estadounidenses.

La ley federal exige que los estados proporcionen cobertura de Medicaid a

determinados grupos de personas, incluidos (entre otros):

- Familias de bajos ingresos*

- Mujeres embarazadas y nifios que reinan los requisitos
- Personas que reciben un ingreso complementario de seguridad

La elegibilidad doble se aplica a las personas que reciben cobertura médica tanto de Medicare como
de Medicaid.

Algunos pacientes pueden ser elegibles para Medicaid como seguro secundario, lo que significa que
Medicaid sera el pagador del ultimo recurso para los costos no cubiertos por su seguro comercial.

*Segun las pautas federales de pobreza publicadas en enero de cada afio. Tenga en cuenta que las pautas varian segun el
tamario de la familia. Ademds, hay un conjunto de cifras para los 48 estados contiguos y Washington, DC; un conjunto para
Alaskad; y un conjunto para Hawdi. https://aspe.hhs.gov/topics/poverty-economic-mobility/poverty-guidelines
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COMPRENDER SU SEGURO @ m @

CAPITULO

1 Medicaid y Medicare

Las personas con Duchenne pueden tener cobertura de Medicaid o Medicare. A
continuacion, se presentan datos importantes sobre estos programas para ayudarlo
a comprender las diferencias. Su Administrador de Casos de SareptAssist puede
compartir con usted informacién sobre los diferentes programas y cémo inscribirse.

Medicaid es un programa de seguro federal y estatal conjunto que
brinda cobertura a millones de personas, incluidas las siguientes:

* Hogares de bajos ingresos * Niflos + Adultos de edad avanzada
+ Adultos * Mujeres embarazadas * Personas con discapacidades

Medicaid es administrado por los estados de acuerdo con los requisitos federales. Es posible

que escuche los términos Medicaid Fee-for-service (cargo por servicio) o Medicaid Managed

Care (Atencién administrada por Medicaid). Si estd inscrito en Medicaid con cargo por servicios
prestados, eso significa que el estado paga directamente a los proveedores de atencion médica
por los servicios de salud. Si estd inscrito en un programa de Atencién administrada de Medicaid,
eso significa que forma parte de un plan de atencidon médica. En este caso, el estado paga el plany,
luego, el plan paga a los proveedores por los servicios.

Todos los programas de Medicaid brindan cobertura para medicamentos recetados, generalmente
al costo mds bajo para los beneficiarios.

Medicare ofrece seguro médico para las personas:

* A partir de los 65 afios
* Menores de 65 anos que tienen ciertas discapacidades
* De todas las edades con enfermedad renal terminal y esclerosis lateral amiotréfica (ELA)

Dentro de Medicare, hay diferentes partes que cubren diferentes necesidades de atencién médica,

tales como:
PARTE PARTE PARTE PARTE
Hospitalizaciones Visitas al Plan Medicare Costos de los
médico Advantage® fadrmacos recetados

Los pacientes mayores de 20 afios con Duchenne reldnen los requisitos para Medicare después
de recibir beneficios del Seguro de discapacidad del seguro social durante al menos 2 afos.
Para obtener mds informacién sobre cémo reunir los requisitos para Medicare, visite SSA.gov.

*Este es un plan de atenciéon administrada que ofrece beneficios de las Partes A y B de Medicare y otros beneficios
complementarios que posiblemente no ofrezcan los planes tradicionales de cargo por servicio de Medicare.

También existen programas estatales y federales especiales que cubren los costos
asociados con Duchenne. Por ejemplo, ademds de Medicaid y Medicare, las personas
pueden estar cubiertas por el Programa de seguro médico para nifios (Children's Health
Insurance Program, CHIP) o pueden reunir los requisitos para recibir beneficios por
discapacidad. Consulte la pagina 5 para obtener detalles.
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COMPRENDER SU SEGURO

CAPITULO

1 Programas estatales y federales especiales

Las personas con Duchenne pueden calificar automdticamente para uno o mds
de estos programas federales o estatales especiales que pueden cubrir los costos
de infusiones de farmacos, transporte, atencién hospitalaria, visitas al médico y
atencién médica domiciliaria. Es importante conocerlos y saber cémo inscribirse.
Su Administrador de Casos de SareptAssist puede ayudar.

Ingreso complementario de seguridad o Seguro de discapacidad del
seguro social

Cada estado tiene diferentes requisitos de calificacién para la cobertura de
Medicaid. Los nifios con Duchenne pueden ser elegibles para recibir beneficios de
la Administracion del Seguro Social (Social Security Administration, SSA) a través de
los programas de Ingreso complementario de seguridad o Seguro de discapacidad
del seguro social, lo que significa que pueden calificar para Medicaid.

Programa de Seguro Médico para Nifios (CHIP)
El CHIP es un programa estatal federal conjunto que ofrece cobertura gratuita o de
bajo costo para nifios y adolescentes no asegurados menores de 19 aios de familias
con ingresos demasiado altos como para calificar para Medicaid.

=

Asignaciones por motivos compasivos

El programa de asignaciones por motivos compasivos (Compassionate Allowances,
CAL) de la SSA estd disponible para adultos con Duchenne. Este programa identifica
enfermedades médicas graves, incluida la enfermedad de Duchenne, que cumplen
automdticamente con los estdndares de la SSA para los beneficios por discapacidad,
y realiza un seguimiento rapido del proceso de solicitud de Medicaid. Hoy en dia, hay
mds de 250 afecciones en la lista.

Medicaid o una exencién Katie Beckett (disponible en algunos estados)

Estos son programas ampliados que algunos estados pueden ofrecer a ciertos grupos
de personas, segun diferentes criterios en cada estado. Estos programas de exencién
a menudo brindan cobertura para las familias de nifios con necesidades de salud
excepcionales que, de otro modo, podrian no reunir los requisitos para Medicaid y,

a menudo, los ayudan a permanecer en sus hogares para recibir servicios de salud.

Visite Medicaid.gov para obtener mds informacién sobre los programas de
Medicaid en su estado. También puede preguntar a su Administrador de Casos
de SareptAssist sobre qué programas pueden ser los mejores para usted.
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COMPRENDER SU SEGURO

CAPITULO

1 Como se cubren los costos

Independientemente del tipo de plan que tenga (p. ej., privado o publico), es
posible que su compafnia de seguros comparta algunos de los costos de ELEVIDYS
con usted. Estos son algunos de los costos de los que usted puede ser responsable:

Prima

O Monto que paga para participar en el plan de salud, que variard
segun el plan y el tipo de cobertura que seleccione (p. €j.,
individual, pareja, familia). Usted puede ser responsable de
estos costos de forma quincenal, mensual, trimestral o anual.

@ Deducible
Monto establecido que paga cada aio antes de que el

plan cubra una parte de los costos.

—I@ Coseguro
=%

Porcentaje de un cargo médico que paga después de haber
recibido servicios de atencién médica. Por lo general, el coseguro
es un porcentaje fijo, lo que significa que siempre se le cobrard el
mismo porcentaje (p. ej., 20 %) de la factura total cada vez.

Copago

Ademdas del deducible, es posible que deba pagar un copago,
o un monto especifico en ddlares, por cada visita al médico o
medicamento. Este monto serd inferior al deducible y, por lo
general, es un costo fijo.

La Ley de Atencion Asequible establece un limite mdximo para el monto que los miembros del plan de salud deben
pagar en gastos de bolsillo. Este limite corresponde a su deducible, coseguro o copago. Estos limites varian segun
el plan y el tipo de servicio de salud (p. ej., dentro de la red o fuera de la red).

¢Cbémo cubre su plan los costos? Conocer los términos deducible, coseguro
y copago puede ayudarlo a comprender sus gastos de bolsillo para el
tratamiento de Duchenne.
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COMPRENDER SU SEGURO @ m @

CAPITULO

1 ¢Como funciona un deducible?

El miembro paga
el deducible

Se cumple con Se cumple con la cantidad
el deducible maxima de bolsillo
El miembro paga el El plan de salud paga el
copago/coseguro por 100 % de todos los gastos
el maximo de bolsillo. médicos en el futuro.

Para darle un ejemplo:

Supongamos que su deducible es de $2000. $2000
Usted va al médico con dolor abdominal y paga #100 por la visita al consultorio -$100
Auln tiene $1900 mds para alcanzar su deducible $1900
Usted paga una radiografia que su médico solicita -$500
Aun tiene 1400 para alcanzar su deducible $1400
Segun la radiografia, su médico recomienda una cirugia que cuesta -$1400

$2000. Usted paga los #1400 restantes de su deducible.

Su deducible restante ahora es de $0 $0

El plan de seguro médico paga los *600 restantes

Su médico le recomienda una serie de seguimientos y, como usted

ha cumplido con su deducible, solo es responsable de los montos de I:a%arl
copago en sus citas (relacionados o no relacionados con un problema monto de
de salud en curso) durante el resto del afio calendario. copago
Il Deducible [ Pagado Pagado por su plan de seguro médico

por usted

Muchos planes pagan por ciertos servicios, como controles o
programas de manejo de enfermedades, antes de que usted haya
cumplido con su deducible. Verifique los detalles de su plan.

() Elevidys
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COMPRENDER SU SEGURO

CAPITULO

1 ELEVIDYS® ( delandistrogene moxeparvovec-rokl)
es un medicamento especializado

ELEVIDYS requiere atencién especial y se distribuye a través de una farmacia
especializada para garantizar su manejo seguro.

Los medicamentos especiales pueden tener requisitos especiales
de almacenamiento o implicar infusiones o inyecciones.

%\ Segun el plan, los productos especializados pueden estar cubiertos

por el beneficio médico. Tanto el seguro privado como el seguro
publico ofrecen beneficios médicos.

El beneficio médico suele cubrir procedimientos o atencidn recibida
en un hospital o en el consultorio de un médico.

Los medicamentos administrados en un entorno ambulatorio (p. ej.,
en el hogar, en el hospital, en el consultorio del médico, en la clinica
de infusién independiente) pueden incurrir en costos adicionales
para la visita.

Las infusiones que se realizan en el entorno ambulatorio, como ELEVIDYS, generalmente
estdn cubiertas por el beneficio médico, mientras que las infusiones domiciliarias pueden
estar cubiertas por la farmacia o el beneficio médico, segun su plan.

jCONSEJO!
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CAPITULO

1 Factura de muestra

Es posible que reciba una explicacién de los beneficios (explanation of benefits, EOB)
gue se parece a una factura. Una EOB no es una facturag, sino que lo ayuda a comprender
lo que cubre su plan de salud y lo que deberd pagar cuando reciba una factura. Si tiene
alguna pregunta, comuniquese con su Administrador de Casos de SareptAssist.

Hemos proporcionado una factura de muestra con informacion importante a la que debe
estar atento. Tenga en cuenta que su factura real puede verse diferente del ejemplo
proporcionado a continuacion.

Factura de muestra de servicios ambulatorios hospitalarios

s N
O [ B=2 [ (&8 cHEck cARD TO BE USED FOR PAYMENT Puede pagar su fOCt.UI'CI
P o con un cheque o tarjeta
SIGNATURE EXP. DATE de Credlto )
e N
09/2/04 ‘ $100.00 ‘ 123456789 e Utilice este nimero

1 1#++++AUTO**5-DIGIT 12345 PATENTRAVE cuando haga referencia a

SUSAN A. PATIENT Susan A. Patient esta factura

123 Main Street \_ J

PO Box 1234 PAYMENT IS DUE UPON RECEIPT.

Anytown, USA 12345-5678 [T] Please check box f address is incorrect or nsurance information

has changed, indicate change(s) on reverse side

0000 0000000111111111 0159275 0000000 0000000000 4

INVOICE PLEASE DETACH AND RETURN TOP PORTION WITH YOUR PAYMENT,

(" Los servicios incluyen A
Thursday, September 2, 2004 toda la atencién, las
Patient: Susan A. Patient Date of Service : 04/24/04 pruebas o los trotaml?ntos
Account: 123456789 Patient Service: ER Arena prop_oraonados pore
Amount Due: $100.00 Primary Insurance Billed: WPS \_ hospital. Y,
Secondary Insurance Billed: Blue Cross -
Dear Susan: Este es el resumen actual
— de los cargos hospitalarios
Thank you for selecting ; for your health care services. For your records, below isa ) \totqles en esta cuenta )
summary of the charges for this account. If you would like an itemized statement, please call Patient Financial
Services at Ve ~N
\l/ Esto muestra el pago total
by S 2840 reallizado por su seguro
Emergency Room $  947.00 \medwo
EKG/ECG $  84.00
o .
Total Charges § 1,059.40 € El ajuste reﬂ.ejc el monto
Total Payments $ _815.74 3 que el hospital ha
Total Adjustments $ -143.66 € \dceptodo no cobrar
Please Pay This Amount $ 10000 ¢ - S
Este es su saldo adeudado
\l/ a partir de la fecha de
Please mail payment in full today or contact Patient Financial Services at to arrange factura mencionada
payment. Please visit us at http://billpay if you would like to make a payment online using \_ J

MasterCard, Visa or Discover or if you would like to view a list of Frequently Asked Questions.

4 .
Use este numero para
las preguntas sobre

\esto cuenta Y,
Sincerely,
Patient Financial Services Page 1 of 1
() Elevidys
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CAPITULO

1 Formularios de farmacos y autorizacion previa

{Qué es un formulario?

La mayoria de los planes de salud tienen un formulario como parte de sus beneficios
de farmacia. El formulario es una lista de fdrmacos recetados que se agrupa en
diferentes categorias o niveles y ayuda a determinar el costo del farmaco. El monto
que puede tener que pagar por el fdrmaco estd determinado por el nivel. Por lo
general, un formulario de fdrmacos incluye 4 o 5 niveles.

Este es un ejemplo de una estructura de nivel tipica:

Farmacos genéricos o de

NIVEL 1 menor costo, incluidos
algunos corticosteroides Estos tratamientos estdn cubiertos
por el beneficio de farmacia y
NIVELES Medicamentos de marca pueden usarse en el hogar o
2A3 o genéricos mds costosos administrarse en el consultorio de

un proveedor.

NIVEL Farmacos de marca mads
4 costosos

Algunos farmacos especializados
administrados por un proveedor o en

Farmacos especializados . ) )
P ! un entorno ambulatorio estdn cubiertos

NIVEL como infusiones o los . 5
. . por el beneficio médico. Los costos
5 medicamentos mas - . ..
de bolsillo pueden diferir segun si un
costosos

farmaco estd cubierto por la farmacia
o el beneficio médico.

¢Qué es una autorizacion previa?

ELEVIDYS puede requerir una autorizacién previa, que es un proceso que los planes
de salud utilizan para garantizar que el fdrmaco se utilice adecuadamente y para
controlar mejor el uso de medicamentos mds costosos.

Si su plan de salud requiere una autorizacion previa, significa que su médico debe
presentar documentacion que explique por qué ELEVIDYS es necesario antes de
que el plan lo cubra. Los requisitos de autorizacién previa varian segun el plan.

2

jCONSEJO!

Su médico, el personal de su consultorio y el Administrador de Casos de SareptAssist
pueden ayudar a guiarlo a través del proceso de autorizacién previa. Contintie
leyendo para obtener mds informacion.

() Elevidys

o . . delandistrogene
Consulte la Informacién importante de seguridad en las paginas 17y 18 y moxeparvovec-rokl

10 la Informacién de prescripcién completa para ELEVIDYS.

suspension for intravenous infusion
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CAPITULO

2 Su equipo de asistencia estara con
usted en cada paso del camino.

Una vez que usted y su médico decidan que ELEVIDYS es adecuado para usted
o su familiar, Sarepta tendrd recursos que pueden ayudarlo a transitar las
complejidades del acceso al tratamiento. El proceso es diferente para cada
persona. Varia debido a muchos factores, como el tipo de seguro que tiene, las
necesidades de su tratamiento y las opciones de asistencia financiera. Serd
importante que conozca a su equipo de atencién médica, que serd su pareja
en el vigje de su tratamiento y puede ayudarlo con su situacion especifica.

Conozca a su equipo de asistencia

Médico: confirma la elegibilidad suya para recibir ELEVIDYS, receta
medicamentos y brinda atencion médica.

En el médico Enfermero: brinda atencidén y administra medicamentos.

o la clinica . L . . .,
Personal de oficina: maneja citas y problemas administrativos, como facturacion

y pagos; ayuda con autorizaciones previas y apelaciones para ayudar a los
pacientes a obtener acceso a los medicamentos.

Servicios para miembros: maneja las preguntas sobre la pdliza de seguro y el
En el plan de procesamiento de reclamos.

salud Director médico: es responsable de ayudar a elaborar formularios y revisar
autorizaciones y apelaciones previas.

Administrador de Casos de SareptAssist: uno de sus contactos clave para preguntas sobre
sus beneficios de seguro, la administracion del tratamiento y el acceso a los medicamentos.

Administrador de acceso del paciente (Patient Access Manager, PAM): trabaja con usted y su
Administrador de Casos de SareptAssist para navegar por el proceso de rechazo y apelacion.

Su se:r‘:p:;de Administrador de acceso al mercado y reembolso (Director Market Access and
P Reimbursement, DMAR): proporciona apoyo para el acceso y reembolso para consultorios
médicos y compafias de seguros.
Enfermero educador de Duchenne (Duchenne Nurse Educator, DNE):brinda capacitacion para
la administracién del fdrmaco; responde preguntas generales que usted pueda tener sobre
ELEVIDYS y/o el proceso de infusion.
Farmacéutico: coordina el envio de medicamentos, revisa las érdenes del médico y consulta a
Farmacia las familias si es necesario.
Z?:t‘:%q,'::f:e/ Enfermero/ coordinador: facilita contratos/citas con organismos de atencién médica domiciliaria.
[} 10Ul
farmacos Equipo de asistencia dedicado: coordina el envio de medicamentos al centro o al hogar, envia

los suministros necesarios y colabora con la coordinacién de atencién médica domiciliaria.
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VIAJE DEL TRATAMIENTO @ m @

CAPITULO

2 Pasos importantes para tener acceso a ELEVIDYS

Una vez que su médico haya enviado un Formulario de inscripcidn para terapia genética
de Sarepta, existen 5 pasos clave para obtener acceso al producto e iniciar la terapia.
Su Administrador de Casos de SareptAssist estard con usted en cada paso del proceso.

I
!

Envio del formulario de inscripcion

Su médico completard y enviard el formulario de inscripcién en la terapia genética de
SareptAssist, que iniciard el proceso de SareptAssist. Su Administrador de Casos de SareptAssist
se pondrd en contacto con usted para darle la bienvenida y explicarle como puede ayudarle.

Investigacion de beneficios

Este proceso determina el tipo de seguro que tiene y la cobertura esperada que
proporciona para ELEVIDYS, incluidas las pdlizas de autorizacién previa y los gastos de
bolsillo. El proceso de autorizacién previa a menudo implica una apelacién y tiempo
adicional. Su Administrador de Casos de SareptAssist trabajard con usted para ayudarlo
a comprender los beneficios de su seguro especificos y los siguientes pasos.

Centro de tratamiento

Recibird tratamiento en un hospital donde tendrd apoyo directo de proveedores de
atencién médica que se especializan en administrar ELEVIDYS. Sarepta se asocia con
instituciones hospitalarias antes del tratamiento para garantizar que estén preparados
para ELEVIDYS y que tengan implementados los pasos necesarios para facilitar la infusion.

Inicio del tratamiento

Una vez que se hayan confirmado los beneficios de su seguro y usted haya recibido la
aprobacién para la infusion, su equipo de Sarepta trabajara en estrecha colaboracion
con usted y su proveedor de atencién médica para programar el tratamiento y coordinar
la logistica de la entrega. Este proceso variard segun su proveedor de seguro y lugar del
tratamiento. Luego, su enfermero instructor de Duchenne guiard a su equipo de atencién
médica a través del proceso de administracion del farmaco.

Apoyo continuo

Su Administrador de Casos de SareptAssist trabajard con usted a lo largo de su tratamiento.
Después del tratamiento, se comunicardn con usted para recordarle las visitas de seguimiento
clave posteriores a la infusion y los andilisis de laboratorio. El personal del estudio continuard
comunicdndose con usted periédicamente y le ofrecerd apoyo mientras sea necesario.

Comuniquese con su Administrador de Casos de SareptAssist si tiene alguna pregunta.
Siempre comuniquese con su médico antes de tomar cualquier decision sobre su
tratamiento para Duchenne.

() Elevidys
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VIAJE DEL TRATAMIENTO

CAPITULO

2 Investigacion de beneficios: Proceso de
autorizacion de medicamentos de Duchenne

El primer paso principal para tener acceso a ELEVIDYS es obtener una autorizaciéon
previa de su compafia de seguros. Este puede ser un proceso largo y dificil, pero su
Administrador de Casos de SareptAssist estard alli para ayudarlo desde el principio.
Para comprender mejor lo que sucede habitualmente durante el proceso de
autorizacién, a continuacién se proporciona una breve descripcién general.

El médico receta ELEVIDYS

\,

Se envia el formulario de inscripcion y participa el Administrador de Casos de SareptAssist

\2

Se realiza la investigacién de los beneficios para determinar la cobertura

\2

El consultorio del médico o la farmacia especializada envia la documentacién de la
autorizacién previa

13

X I

Consulte la Informacién importante de seguridad en las paginas 17y 18 y

J

Si se aprueba la autorizaciéon (o
apelacion) previa, ELEVIDYS se
envia al lugar del tratamiento

2

El consultorio del médico
programa la infusién en el
centro del tratamiento

3

La farmacia especializada o el
proveedor de servicios de salud
entregan ELEVIDYS

[}

mm

la Informacién de prescripcién completa para ELEVIDYS.

!

Si se rechaza la autorizacién previa,

comienza el proceso de apelacion
Nota: si tiene un plan secundario como
Medicaid, también se procura cobertura en
virtud de ese plan.

\

Su médico presenta una
apelacién inicial

l

Si se deniega la primera apelacion,
su médico puede presentar una
segunda apelacién

\

Si se deniega la segunda
apelacién, su médico puede
solicitar una revision de la junta
externa para anular la denegacion

() Elevidys
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CAPITULO

2 Motivos comunes de las denegaciones

¢Por qué se deniega una autorizacion previa?

Q

— Existen varios motivos por los cuales se puede denegar una autorizacién
previa para ELEVIDYS. Los motivos frecuentes incluyen los siguientes:

* El medicamento solo estd cubierto para un rango de edad especifico

 Se proporciond informacion incompleta, como falta de evaluaciones
clinicas adecuadas

* El paciente no ha recibido un régimen de tratamiento con esteroides
* El fdrmaco estd excluido de la cobertura

« ELEVIDYS no se considera médicamente necesario en funcion de los
criterios especificos del plan

(Qué puede hacer?
Usted es una parte fundamental de su propio equipo de atencién médica. Las

medidas que puede tomar mientras atraviesa el proceso de investigacion de
beneficios incluyen las siguientes:

* Llamar a su Administrador de Casos de SareptAssist al 1-888-SAREPTA
(1-888-727-3782), de lunes a viernes, de 8:30 a. M. A 6:30 p. M., hora del este.
Hay disponibles miembros del equipo que hablan espariol e intérpretes
también de otros idiomas

+ Comunicarse directamente con su compania de seguros si tiene preguntas
sobre la cobertura

« Compartir cualquier comunicacién que pueda recibir de su aseguradora
con su Administrador de casos de SareptAssist y el consultorio de su médico

* Registrarse regularmente con el consultorio de su médico o el personal del
consultorio en su centro de infusion

* Hacer un seguimiento con las citas clinicas programadas con el consultorio
de su médico para las evaluaciones necesarias

* Recurrir a organizaciones de defensa de pacientes para obtener asistencia
« Compartir sus experiencias

() Elevidys
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CAPITULO

2 Opciones de asistencia financiera

Segun el tipo de seguro que tenga y otras circunstancias relevantes, es posible

que reuna los requisitos para participar en programas de asistencia financiera. Su
Administrador de Casos de SareptAssist puede ayudarlo a proporcionar informacion
sobre las opciones y ver si es elegible para los siguientes programas de Sarepta.

Programa de asistencia con el copago para pacientes
copago

Este programa puede ayudar con algunos costos de bolsillo de ELEVIDYS
(no con los costos de suministros u otros costos relacionados con el
tratamiento). Es para personas elegibles en los Estados Unidos con
seguro comercial Unicamente, no seguro gubernamental, como Medicaid,
a quienes se les receta un tratamiento con un producto de Sarepta.

Hable con su Administrador de Casos de SareptAssist sobre qué
opciones de asistencia financiera pueden ser mejores para usted en
funcién de sus necesidades.

V% Multiples organizaciones benéficas independientes

>
3 Existen varios programas que ofrecen asistencia financiera, como el
Programa de Asistencia Familiar de Duchenne.

Su Administrador de Casos de SareptAssist puede proporcionarle
mas informacién y derivarlo a estas opciones de terceros.

Puede confiar en su Administrador de Casos de SareptAssist y en los otros miembros
de su equipo de asistencia para mantenerse informado sobre sus opciones y navegar
por el vigje de su tratamiento a medida que cambien sus necesidades (p. ej., seguro
nuevo, cambio de direccién).

() Elevidys
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CAPITULO

3 Como puede ayudar Sarepta

SareptAssist, nuestro programa de apoyo al paciente, estd disefiado para
proporcionarle la informacién para transitar el proceso de tratamiento.

Nuestro equipo especializado proporcionard informacién sobre:
+ Comprender los requisitos del tratamiento * Logistica del tratamiento que se

- Beneficios del seguro administra una sola vez

- Opciones de asistencia financiera * Educacion y apoyo continuos

AN

SAREPTASSIST
AN A

Recuerde que, si bien su médico es su primer punto de contacto para todas las necesidades médicas,
su Administrador de Casos de SareptAssist se compromete a trabajar con usted durante el viaje del
tratamiento y se reportard regularmente.

Para obtener mas informacién, visite SareptAssist.com.

Estamos comprometidos a asociarnos con usted, sus médicos y su plan de
salud para ayudarlo a acceder a ELEVIDYS para que pueda concentrarse
en el préximo capitulo.

() Elevidys
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CAPITULO

4 Informacién importante de seguridad

{Qué es ELEVIDYS (delandistrogene moxeparvovec-rokl)?

ELEVIDYS es una terapia genética de venta con receta que se usa para tratar a pacientes
ambulatorios de al menos 4 afios de edad con distrofia muscular de Duchenne (DMD) que tienen
una mutacion confirmada en el gen DMD.

ELEVIDYS se aprobd mediante aprobacion urgente para pacientes no ambulatorios de al menos

4 afos de edad con DMD que tienen una mutaciéon confirmada en el gen DMD. La aprobacion
urgente permite que los farmacos se aprueben en funcién de un marcador que se considera con
probabilidad razonable de predecir un beneficio clinico. El tratamiento con ELEVIDYS aumento el
marcador, la microdistrofina de ELEVIDYS en el musculo esquelético. La verificacion del beneficio
clinico puede ser necesaria para que ELEVIDYS continude siendo aprobada en el caso de pacientes
no ambulatorios con DMD.

{Quién no debe recibir ELEVIDYS?
Las personas con ciertos tipos de mutaciones, cualquier delecion en el exdon 8 y/o el exon 9
en el gen DMD, no deben recibir ELEVIDYS.

¢Cudl es la informaciéon mds importante que debo saber sobre ELEVIDYS?

Se produjeron reacciones relacionadas con la infusion, incluida hipersensibilidad y reacciones
alérgicas graves (anafilaxia), durante y después de la infusion de ELEVIDYS. Los sintomas pueden
incluir frecuencia cardiaca rapida, respiracion acelerada, hinchazén de labios, dificultad para
respirar, ensanchamiento de las fosas nasales, urticaria, enrojecimiento y manchas en la piel, picazén
o inflamacién de los labios, erupcion cutdnea, vomitos, nduseas, escalofrios y fiebre. El médico lo
controlard durante la infusién de ELEVIDYS y al menos 3 horas después. Si se produce una reaccion
relacionada con la infusién, el médico puede desacelerar o detener la infusion de ELEVIDYS y
proporcionar tratamiento meédico adicional segun sea necesario. POngase en contacto con un
proveedor de servicios de salud de inmediato si se presentan sintomas relacionados con la infusioén.

ELEVIDYS puede aumentar ciertos niveles de enzimas hepdticas y causar lesiones hepdticas graves
agudas. Los pacientes recibirdn corticoesteroides orales antes y después de la infusion con ELEVIDYS
y se les hardn andlisis de sangre semanales para controlar los niveles de enzimas hepdticas durante
3 meses después del tratamiento. Pongase en contacto con un proveedor de servicios de salud
inmediatamente si la piel y/o la parte blanca de los ojos del paciente se ven amarillentas o si el
paciente no toma una dosis de corticoesteroides o la vomita.

La administracion de ELEVIDYS puede retrasarse en los pacientes con enfermedad hepdtica aguda
hasta que la afeccidn se resuelva o esté bajo control. Los pacientes con insuficiencia hepdtica
preexistente, infeccion hepdatica cronica o enfermedad hepdtica aguda pueden tener un mayor
riesgo de lesion hepdtica grave agudal.

Se observo miositis inmunomediada (una respuesta inmunitaria que afecta los musculos) en
pacientes con una mutacion de delecidon en el gen DMD que estd contraindicadal.

Los pacientes con determinadas deleciones de mutacion (en los exones 1a 17 y/o los exones 59 a 71)
pueden estar en riesgo de una reaccion grave de miositis inmunomediada. Los cuidadores deben
ponerse en contacto con un proveedor de servicios de salud inmediatamente si el paciente tiene
algun aumento inexplicable del dolor muscular, la sensibilidad o la debilidad, incluida la dificultad
para tragar, respirar o hablar, ya que pueden ser sintomas de miositis.

() Elevidys
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INFORMACION IMPORTANTE DE SEGURIDAD @ m

4

Informacién importante de seguridad (continuacién)

¢Cudl es la informacién mds importante que debo saber sobre ELEVIDYS? (continuacién)
Se ha observado miocarditis (inflamacion del corazon) en los dias posteriores a la infusion de
ELEVIDYS. El médico del paciente realizard andlisis de sangre semanales durante el primer mes
después del tratamiento para evaluar la troponina | (una proteina del corazén que puede detectar
darios en las células musculares del corazon). Los cuidadores deben ponerse en contacto con un
proveedor de servicios de salud inmediatamente si el paciente comienza a tener dolor en el pecho
y/o dificultad para respirar. Si el paciente presenta sintomas cardiacos, puede ser necesario un
seguimiento mds frecuente.

Los pacientes necesitan hacerse andlisis de sangre para verificar que no tengan anticuerpos

gue impidan que puedan recibir ELEVIDYS, ya que la introduccion de la terapia genética podria
aumentar el riesgo de una reaccion alérgica grave o evitar los niveles terapéuticos deseados. El
tratamiento con ELEVIDYS no se recomienda para pacientes que tengan anticuerpos altos contra
el vector, la parte de la terapia genética utilizada para administrar ELEVIDYS.

Debido a la necesidad de seguir un esquema de administracion de corticoesteroides, una
infeccion (por ejemplo, resfriado, gripe, gastroenteritis [infeccion estomacal, otitis media [infeccion
auditival, bronquiolitis [infeccion respiratorial, etc.) antes o después de la infusién de ELEVIDYS
podria provocar complicaciones mds graves. Los cuidadores deben ponerse en contacto con un
proveedor de servicios de salud inmediatamente si ven cualquier sintoma de infeccion, como tos,
sibilancias, estornudos, secreciéon nasal, dolor de garganta o fiebre.

(Hay que tener algo en cuenta para la programacion de la vacunaciéon y de ELEVIDYS?

Las vacunas de los pacientes deben estar actualizadas segun las pautas de vacunacion actuales.
Las vacunas deben recibirse al menos 4 semanas antes de iniciar el esquema de administracion de
corticoesteroides necesario antes de recibir ELEVIDYS.

(Hay que tener en cuenta alguna precaucién al manipular los desechos corporales
de un paciente?

La eliminacion del vector de ELEVIDYS se produce principalmente a través de los desechos
corporales. Los pacientes y los cuidadores delben mantener una higiene de manos adecuada,
como lavarse las manos cuando entren en contacto directo con los desechos corporales del
paciente. Coloque los materiales potencialmente contaminados que puedan contener los liquidos/
desechos corporales del paciente en una bolsa con cierre hermético y deséchelos en la basura
normall. Estas precauciones deben tomarse hasta 1 mes después de la infusién de ELEVIDYS.

¢Cudles son los efectos secundarios posibles o probables de ELEVIDYS?

Los efectos secundarios mds frecuentes que se produjeron en pacientes que recibieron tratamiento
con ELEVIDYS fueron vémitos, nduseas, lesion hepdtica, fiebre y disminucion de las cantidades de
plaguetas.

La informacién de seguridad proporcionada aqui no es completa. Hable con el médico del
paciente sobre cualquier efecto secundario que le preocupe al paciente o que no desaparezca.
Le animamos a que notifique a la FDA los efectos secundarios negativos de los fdrmacos con

receta. Visite www.fda.gov/medwatch o llame al 1-800-FDA-1088. También puede informar efectos
secundarios a Sarepta Therapeutics al 1-888-SAREPTA (1-888-727-3782).

Consulte la Informacién importante de seguridad adicional en la

pdagina 17 y la Informacién de prescripcion completa para ELEVIDYS. ( ‘ ) E I ev | d S
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