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VORWORT

Liebe Leserin, lieber Leser,

mit dieser Broschlire moéchten wir Sie Gber Ursachen, Symptome und
Behandlungsmadglichkeiten des hereditéren Angioédems (HAE) aufkldren —
eine Erkrankung, die durch wiederkehrende Schwellungsattacken geprdagt
ist. So méchten wir allen Betroffenen, Angehdrigen und Interessierten
dabei helfen, die Erkrankung besser zu verstehen und Ihnen Hilfestellung
fur ein Leben mit HAE geben.

Bestimmt wissen Sie bereits, dass HAE bei jedem Patienten unterschiedlich
ausgepragt sein kann. So kann ein Patient mehrere Schwellungsattacken
pro Woche erleiden, wahrend andere Betroffene ein bis zwei Attacken pro
Jahr haben. Auch im Laufe des Lebens kann die Anzahl der Attacken vari-
ieren —etwa in der Pubertdt, Schwangerschaft oder in stressigen Lebens-
abschnitten wie Prifungsphasen. Wir méchten Ihnen hier einen Uberblick
darluber geben, welche verschiedenen Behandlungsarten es grundsdtz-
lich gibt und welche Bedeutung die Therapie mit humanem Ci-Esterase-
Inhibitor dabei einnimmt.

Natdrlich kann die Broschure nicht die Beratung durch Ihren Arzt ersetzen.

Besprechen Sie deshalb bitte alle Ihre Fragen mit Ihrem Arzt oder
Ihrer Arztin.

Ihr CSL Behring Team



HAE: Ursachen
und Symptome

SO ENTSTEHEN SCHWELLUNGEN'?

Das hereditare Angioédem (engl.: hereditary angioedema, kurz: HAE) ist
eine seltene, aber schwerwiegende Erkrankung: Ein Gendefekt fUhrt dazu,
dass das Eiweil3 Cl-Esterase-Inhibitor (C1-INH) nicht in ausreichenden
Mengen gebildet wird oder in seiner Funktion beeintrachtigt ist. Der Mangel
an C1-INH hat zur Folge, dass aufgrund von Reaktionen im Korper zu viel
FlUssigkeit aus den BlutgefaRen austritt, die sich im Gewebe ansammelt.

Folge sind die typischen HAE-Schwellungsattacken an Haut und Schleim-
hauten, die am ganzen Korper auftreten konnen. An Armen und Beinen
kdénnen die Schwellungen die Bewegung stark einschranken, und im Magen-

Darm-Trakt kénnen sie zu kolikartigen Schmerzen, Ubelkeit, Erbrechen und
Durchfall fihren. Im Bereich der oberen Atemwege kénnen Schwellungen
zu Atemnot fuhren und unbehandelt lebensbedrohlich werden. Es gibt
verschiedene mogliche Ausloser, die eine Schwellungsattacke hervorrufen
kénnen, wie beispielsweise Stress, Verletzungen, Infektionen oder hormo-
nelle Veranderungen.

HAE kommt bei Frauen und Mannern gleich haufig vor und kann von beiden
weitervererbt werden. Jeder Trager der Erbanlage kann die Symptome
von HAE entwickeln, man spricht dabei von einem autosomal-dominanten
Erbgang. In manchen Fallen entsteht HAE nicht aufgrund einer Vererbung
durch die Eltern, sondern wegen einer spontanen Veranderung (Spontan-
mutation) des C1-INH-Gens.

Symptome und Merkmale?

Hals Kopf
Glottisddem, Schluck- Kopfschmerzen, Sprach-
beschwerden, Stimmverande- stérungen, Schwindel,
rungen, Heiserkeit, Atemnot Lahmungen

Magen-Darm

Rumpf )
Spannungs- und Erb.rechen, Durchfalle,
Druckgefuhl, FOIET

Hautschwellungen Geschlechtsorgane

. Schwellungen
Arme und Beine

Eingeschrankte Bewegung,
Behinderung beim Gehen,
Schuhe passen nicht

Blase
Schmerzen, Brennen
beim Wasserlassen

. haufig betroffen eher selten betroffen

Abb.1



Behandlungsarten
im Uberblick!

Bei der Therapie des hereditaren Angioddems unterscheidet man zwischen
der Behandlung akuter Schwellungsattacken und der vorbeugenden
Therapie (Kurzzeit- oder Langzeitprophylaxe).

Auf der rechten Seite finden Sie einen Uberblick Uber alle Behandlungs-
optionen, auf den darauffolgenden Seiten erfahren Sie mehr zur Therapie
mit C1-INH-Konzentrat. Die Therapie sollte stets in Abstimmung mit einem
erfahrenen Arzt oder in Abstimmung mit einem HAE-Zentrum erfolgen.

AKUTTHERAPIE VON HAE-ATTACKEN

Behandlungsoptionen:

- Verschiedene C1-INH-Praparate, die in die Vene gespritzt werden
(intravenos)

- Bradykinin-B2-Rezeptor-Antagonist, der unter die Haut gespritzt
wird (subkutan)

KURZZEITPROPHYLAXE

Vorbeugung von HAE-Attacken vor medizinischen, zahnarztlichen
oder chirurgischen Eingriffen.

Behandlungsoption:

- Verschiedene Cl1-INH-Konzentrate, die aus humanem Plasma her-
gestellt und intravenos verabreicht werden

LANGZEITPROPHYLAXE

Bei stark betroffenen Patienten, die beispielsweise an besonders
haufigen oder schweren HAE-Attacken leiden, kann eine Langzeit-
prophylaxe in Betracht gezogen werden, welche die Entstehung von
Attacken vermeiden soll.

Behandlungsoptionen:

- Ein subkutan - Einintravendés - Ein mono- - Ein oral ein-
ZuU verabrei- zu verabrei- klonaler Anti- zunehmendes
chendes chendes koérper, der die Praparat
C1-INH- C1-INH- Entstehung (Berotralstat),
Konzentrat, Konzentrat, von Brady- welches
hergestellt aus ebenfalls aus kinin hemmt. Plasma-Kalli-
humanem humanem krein hemmt.

Plasma. Plasma.



THERAPIE MIT C1-INH IN DER PRAXIS!

Da die Ursache von HAE bekannt ist, konnte bereits vor Uber 40 Jahren
eine entsprechende Therapiemoglichkeit entwickelt werden: Das Ersetzen
des fehlenden EiweiBes (C1-INH), das bei gesunden Menschen naturlich im
Koérper vorkommt. Das Eiweif3 wird aus humanem Blutplasma gewonnen,
aufgereinigt und fur die HAE-Therapie eingesetzt. Es ist auch ein rekom-
binantes Analogon (Conestat alfa, rhC1-INH) des humanen Cl-Inhibitors
zugelassen.

Zur Behandlung akuter Attacken hat sich das Verabreichen des fehlenden
EiweiBes seit langem bewahrt: Schwellungen klingen nach der Injektion
rasch ab und bilden sich innerhalb weniger Stunden zurlck.

Seit einigen Jahren sind humane Cl-INH-Konzentrate fur die Kurzzeit-
prophylaxe zugelassen. Sie werden praventiv verabreicht, um das Risiko
von Attacken zu reduzieren, die z. B. durch einen medizinischen Eingriff
ausgelost werden kénnen.

Die Verabreichung von C1-INH-Konzentrat ist auch als Langzeitprophylaxe
moglich und somit fur die Patienten geeignet, die besonders haufig unter

schweren Attacken leiden.

TherapielUbersicht'

Humanes Cl-INH-Konzentrat
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DAS WIRKPRINZIP VON C1-INH'

Bei Menschen mit HAE Typ | und Typ Il ist das Eiwei3 C1-INH nicht ausrei-
chend vorhanden bzw. dessen Funktion eingeschrankt. Dieser Mangel an
funktionsfahigem Eiweif3 hat zur Folge, dass die Bildung von Bradykinin
nicht mehr richtig gesteuert werden kann.

Bradykinin ist ein Gewebshormon, das unter anderem den Blutdruck senkt
und die BlutgefaBwande durchlassiger macht. Durch Ausldser wie Stress oder
EntzUndungen kann das Bradykinin ,Uberkochen®: Aufgrund der fehlenden
Regulation durch C1-INH wird zu viel Bradykinin gebildet. Dieses fUhrt dazu,
dass Flussigkeit aus den Blutgefal3en austritt, die sich im Gewebe ansammelt.
Das kann zu den typischen HAE-Schwellungsattacken fUhren.

Die Behandlung, beispielsweise mit humanem CI-INH-Konzentrat, kann diese

Reaktion stoppen: C1-INH wirkt wie eine Art Deckel, der das Bradykinin unter

Kontrolle halt. In der Akuttherapie kdnnen so Schwellungen schnell gelindert
werden. Bei der Prophylaxe soll das Entstehen der Schwellungen von vorn-
herein vermieden werden.

HAE Typ | und Typ II: mit und ohne Therapie
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HAE SELBST BEHANDELN

Sowohl in der Akuttherapie als auch bei der vorbeugenden Behandlung ist
es von Vorteil, wenn sich Betroffene ihr Medikament selbst injizieren kén-
nen: Akute HAE-Attacken verlaufen milder und klingen schneller ab, wenn
sie frUhzeitig behandelt werden. Bei der Prophylaxe lassen sich durch die
Selbsttherapie zuhause haufige Arztbesuche vermeiden.

Weitere Vorteile der Selbstbehandlung sind:
- Fehlzeiten in Schule, Ausbildung und Beruf verringern sich.

- Die Lebensqualitat steigt, Patienten kdnnen ein nahezu
normales Leben fuhren.

- Die Selbstbehandlung starkt das Selbstvertrauen der Patienten und
kann es unter anderem ermaéglichen, auch mit HAE in weiter entfernte
Lander zu reisen.

- Die Entscheidung fur oder gegen eine hausliche Verabreichung lhrer
HAE-Medikation trifft im Idealfall Ihr behandelnder Arzt gemeinsam mit
lhnen.
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