Guia para personas cuidadoras de participantes del estudio
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cUn tratamiento
mas selectivo podria
significar dias mas
esperanzadores?

Considere la investigacion clinica para personas con mal-
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malformaciones linfaticas y el sindrome de sobrecrecimiento Relnsp re
relacionado con PIK3CA (PROS, por sus siglas en inglés). STUDY
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Si la persona a la que
cuida tiene una malformacion
vascular causada por PIK3CA,

el Relnspire Study podria
ser una opcion para usted.




cQueé son las malformaciones vasculares causadas
por PIK3CA?

Las malformaciones vasculares causadas por PIK3CA pueden incluir
malformaciones linfaticas o el sindrome de sobrecimiento relacionado con
PIK3CA (PROS). El espectro de PROS incluye sindromes como Klippel-Trenaunay,
el sindrome de sobrecrecimiento lipomatoso congénito con malformaciones
vasculares, nevus epidérmicos y anomalias esqueléticas (CLOVES, por sus siglas
en inglés), la anomalia vascular fibro-adiposa (FAVA, por sus siglas en inglés)

y el sindrome de megalencefalia-malformacion capilar-polimicrogiria (MCAP,
por sus siglas en inglés), entre otros.

Este estudio de investigacion clinica esta disefiado para evaluar una posible
nueva opcion de tratamiento para las malformaciones vasculares causadas por
PIK3CA. Este tipo de malformaciones esta causado por mutaciones o cambios
en el gen PIK3CA, que dan lugar a una forma defectuosa de la proteina PIK3Ca.
Cuando hay mutaciones, PIK3Ca puede provocar malformaciones vasculares
y/o sobrecrecimientos en todo el cuerpo, junto con otros sintomas. Aunque cada
persona tiene una experiencia Gnica, entre los sintomas comunes se incluyen
dolor, hinchazon, infecciones y limitaciones de la funcion fisica, lo que puede
afectar considerablemente la calidad de vida.

Queé es el Relnspire Study

El Relnspire Study esta evaluando un medicamento en fase de investigacion
para el tratamiento de malformaciones vasculares causadas por PIK3CA.
«En investigacion» significa que el medicamento del estudio atin no ha sido
aprobado por la Administracién de Alimentos y Medicamentos de EE. UU.
(FDA, por sus siglas en inglés) ni por ninglin otro organismo regulador, como
la Comisién Europea en la UE, y no esta disponible fuera de un estudio

de investigacion clinica.




Informacion sobre el farmaco en investigacion
del estudio

El farmaco en investigacion que se esta evaluando se llama RLY-2608. Es un farmaco

de administracion oral disenado para inhibir especificamente la proteina PIK3Ca mutada
que puede causar malformaciones vasculares asociadas a PIK3CA. Al dirigirse de forma
selectiva a las proteinas mutadas y limitar elimpacto sobre las proteinas no mutadas,

el farmaco en investigacion busca reducir los efectos secundarios y ofrecer

un tratamiento mas eficaz que las terapias no selectivas para mutaciones.

Partes del estudio

El Relnspire Study consta de tres partes. Cada persona solo participara en una
de las partes.

La parte 1servira para determinar la(s) dosis de RLY-2608 que ofrezca(n) el mayor
beneficio con los menores efectos secundarios.

La parte 2 continuara recopilando datos sobre la seguridad y la eficacia de la(s) dosis
recomendadal(s) identificada(s) en la parte 1.

La parte 3 comenzara después de las partes 1y 2 y confirmara con mas detalle
el efecto del tratamiento con el farmaco.

Diseno del estudio

Para participar en el estudio, la persona a la que cuida primero debera dar

su consentimiento, es decir, su autorizacion, tras revisar y firmar el documento

de consentimiento informado. Independientemente de en qué parte del Relnspire
Study participe la persona a la que cuida, su participacion se dividira en tres periodos:

Q Seleccion: un médico del estudio evaluara a la persona a la que usted esta
cuidando, para determinar si el estudio es adecuado para ella.
» Durante este periodo, la persona a la que cuida acudira a una o varias visitas
de seleccion para realizar pruebas o procedimientos, tales como una exploracién
fisica, analisis rutinarios, una resonancia magnética (RM), entre otros, con el fin
de determinar si reline los requisitos para participar.

E Tratamiento: si el estudio es adecuado para la persona a la que cuida y esta acepta
participar, comenzara a tomar el farmaco del estudio y acudira a visitas mensuales
al centro del estudio. El periodo de tratamiento continuara mientras la persona
a la que cuida y su médico consideren que es lo mas adecuado para ella, o hasta
que finalice el estudio.

E Seguimiento: sila persona a la que cuida deja de tomar el farmaco del estudio,
su médico del estudio seguira pendiente de su salud durante un periodo

determinado.



cQuiéen puede participar?
Para participar en este estudio, la persona a la que cuida debe:

» Habérsele diagnosticado una malformacién vascular causada por PIK3CA,
como una malformacién linfatica o un sindrome incluido en PROS,
que incluye sindromes como Klippel-Trenaunay, CLOVES,
FAVA y MCAP, entre otros.

* NO tener otra alteracion genética conocida que cause
su enfermedad.

Habra otros requisitos adicionales. Hable con el médico de la persona
a la que cuida para saber si el Relnspire Study puede ser una opcion para ella.

Para obtener mas informacion, visite

clinicaltrials.gov/study/NCTO06789913 o escriba
a clinicaltrials@relaytx.com.
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¢En qué consisten los estudios
de investigacion clinica?

Los estudios de investigacion clinica o ensayos clinicos tienen como
objetivo dar repuesta a preguntas especificas sobre como funcionan los
medicamentos en las personas participantes a las que se les administran.
Usted y la persona a la que cuida deben estar plenamente informados
sobre lo que pueden esperar de su participacion en un estudio

de investigacion clinica.

Los equipos de investigacion clinica se valen de los estudios para:

» Conocer la seguridad y los efectos de los medicamentos

en investigacion;
* Descubrir nuevas formas de utilizar determinados medicamentos;
« |dentificar nuevas opciones de tratamiento
* Responder a preguntas especificas en el ambito médico.
La participacion en cualquier estudio de investigacion clinica es voluntaria
(una decision suya y de la persona a la que cuida). El equipo del estudio
de investigacion clinica informara a la persona a la que cuida sobre los
posibles riesgos y beneficios de participar, asi como sobre los efectos
secundarios que puedan presentarse. Para tomar una decision informada,
hable con la persona a la que cuida y con sus profesionales sanitarios
sobre cualquier duda que ambos puedan tener.

Todos los estudios de investigacion clinica:

« Se realizan para proteger los derechos, la seguridad y el bienestar
de las personas participantes;

« Se llevan a cabo siguiendo principios cientificos y éticos rigurosos;

« Son revisados y aprobados por un Comité de Etica de la Investigacién
con medicamentos (CEIm)
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