ADENDA IV Hoja de Información al Paciente y Formulario de Consentimiento Informado. ADDENDUM I. Hoja Informativa Versión de 24 de abril de 2017 Hoja de información del paciente

Estudio prospectivo, observacional, de seguimiento para evaluar los nuevos objetivos terapéuticos y biomarcadores de seguimiento en pacientes con enfermedad de Gaucher tipo 1 que reciben tratamiento con Cerdelga®.(TRAZELGA)

Se le invita a participar en este estudio. Antes de aceptar participar en el mismo, es importante que lea y entienda la siguiente descripción de sus objetivos y las pruebas, beneficios, riesgos, molestias y precauciones involucradas. Esta hoja informativa también explica su derecho a retirarse del estudio en cualquier momento.
El propósito de esta hoja informativa es solicitar autorización para realizar un estudio clínico para evaluar la eficacia del tratamiento con eliglustat (CERDELGA®) en la práctica clínica habitual.
Como usted sabe, padece una enfermedad de Gaucher tipo 1, un defecto genético heredado de sus padres debido a que las células de su sistema de células monocito- macrófago son incapaces de fabricar una proteína llamada glucocerebrosidasa ácida. Como consecuencia de este defecto, las moléculas complejas de grasa y azúcar se acumulan dentro de estas células hasta tal punto que el hígado y el bazo (los órganos que contienen la mayoría de las células del sistema mononuclear- fagocítico) aumentan de tamaño. La acumulación también se produce en los huesos, lo que puede producir dolor, necrosis y deformidades. También puede ocurrir en otros órganos como los pulmones, el corazón y los riñones y en el sistema nervioso, dando lugar a manifestaciones en cada uno de ellos. Como resultado, el número de glóbulos rojos y plaquetas también disminuye lo que, en los casos más avanzados, suele conducir a anemia y ocasionalmente, al riesgo de hemorragia.
El tratamiento enzimático sustitutivo está disponible desde 1991 y consiste en infusiones intravenosas regulares de la enzima. Este tratamiento es eficaz en la mayoría de los pacientes con EG1, disminuyendo el tamaño del hígado y el bazo, aumentando el número de glóbulos rojos y plaquetas y mejorando la calidad de vida. Los inconvenientes del tratamiento enzimático sustitutivo incluyen la necesidad de una administración intravenosa quincenal por toda la vida, la dificultad para que el fármaco alcance los huesos y el SNC, y el desarrollo de proteínas (anticuerpos) contra el fármaco en el 17% de los pacientes.
Otras formas de tratamiento incluyen a los inhibidores de sustrato. Estas  moléculas, que se toman por vía oral, impiden la formación del sustrato, reduciendo así la acumulación. Dos inhibidores de sustrato están actualmente disponibles en el mercado: miglustat, inhibidor de la glucosilceramida sintasa que se distribuye en el sistema nervioso central (SNC); Sin embargo, es ineficaz en la resolución de las formas neuropáticas y puede producir efectos secundarios tales como temblores y neuropatía periférica, así como efectos secundarios gastrointestinales por la inhibición de disacaridasas intestinales en más del 60% de los pacientes. El otro inhibidor de sustrato recientemente lanzado en el mercado es eliglustat, un análogo de ceramida que también inhibe la glucosilceramida sintasa, pero sin inhibir las disacaridasas intestinales, por lo tanto no tiene efectos secundarios gastrointestinales. Eliglustat no atraviesa la barrera hematoencefálica, sin embargo, puede alcanzar y ser eficaz en tejido óseo y pulmonar.
Usted será vigilado periódicamente durante su participación en el estudio. Su médico realizará revisión cada seis meses para evaluar con precisión su condición y realizar las pruebas clínicas y de laboratorio necesarias.
Si usted es una mujer en edad fértil, se le pedirá que use anticoncepción confiable para evitar el embarazo durante el tratamiento y durante tres meses después de terminar el tratamiento. Es posible que no reciba la medicación del estudio si está embarazada.
Este estudio ha sido aprobado por un Comité de Ética en Investigación Clínica de acuerdo a la legalidad vigente y ha sido reportado a la AEM (Agencia Española del Medicamento). Se le pide participar en un estudio de investigación observacional en la práctica clínica habitual y donar algunas muestras de sangre para controlar marcadores de su enfermedad. El estudio durará 12 meses.
La participación en este estudio clínico es completamente voluntaria y no afectará la calidad de su atención médica o el tratamiento de su enfermedad. Si decide no participar, continuará recibiendo tratamiento para su enfermedad. Si, por otro lado, usted decide participar en el estudio, pero cambia de opinión en una etapa posterior, puede retirarse del estudio sin tener que dar una razón. En ese caso, continuará recibiendo el tratamiento pero fuera del estudio.
La información obtenida en este estudio será tratada confidencialmente en todo momento. Sólo los doctores del equipo que los tratan tendrán acceso a los datos obtenidos y sus expedientes médicos serán revisados anónimamente por miembros del Comité de Ética en Investigación Clínica o por el Ministerio de Salud, como parte de las auditorías necesarias. Los datos obtenidos se mantendrán confidenciales. Toda la Información Personal recopilada en el ámbito del registro se procesará de conformidad con la Ley Orgánica 15/1999, de 13 de diciembre, de Protección de Datos de Carácter Personal, la Ley 41/02 de Autonomía del Paciente y el Real Decreto 1720/2007, de 21 de diciembre (reglamento de protección de datos).Asimismo, se observará lo dispuesto por el Reglamento (UE) 2016/6779 sobre protección de datos físicas en lo que respecta al tratamiento de datos personales, por lo que podrá ejercer, asimismo, los derechos de acceso, rectificación, limitación del tratamiento, oposición al tratamiento, supresión y portabilidad de los datos, en la forma que se establezca legalmente, mediante la correspondiente Ley Orgánica.
 	La Información Personal recogida para el estudio se identificará con un código, de conformidad con el procedimiento establecido en la Ley de Protección de Datos Personales. A estos tipos de datos se les llama datos disociados. Sólo su médico y su equipo podrán relacionar ese código con usted y su historia clínica, por lo que su identidad no será revelada a ninguna otra persona, salvo en caso de urgencia médica o por imperativo legal. El acceso a sus datos personales identificables estará restringido al médico del estudio al equipo del estudio, a las autoridades sanitarias, al Comité Ético de Investigación Clínica, y a monitores y auditores del Registro, solo cuando sea estrictamente necesario para verificar los datos y procedimientos del estudio, pero siempre manteniendo su confidencialidad, de conformidad con la legislación actual. En caso de que se produzca una transferencia de datos, esta se realizará para los propósitos del estudio descritos o para utilizarlos en publicaciones científicas, aunque siempre se mantendrá su confidencialidad, de conformidad con la legislación actual. Su Información Personal recogida durante el estudio puede ser utilizada y procesada para proyectos de investigación médica o científica relacionado con la enfermedad de Gaucher.
Siéntase libre de hacer cualquier pregunta que pueda tener sobre el estudio o plantear cualquier inquietud. La Dra. Daiana Ibarretxe, responsable del estudio, responderá a todas sus preguntas. Puede ponerse en contacto con ella por teléfono al +34 977308551 o por correo electrónico a daiana.ibarreche@urv.cat. 
Las conclusiones del estudio se publicarán en revistas especializadas y las personas que aceptaron participar en el estudio nunca serán identificadas. 
Si lo desea, puede conservar una copia de este documento para su información y referencia.
    PROYECTO TRAZELGA 

CODIGOS: GZ-2017-11713 (TRAZELGA)

[Escribir texto]
[Escribir texto]


Version 4, 24 Octubre 2018
4

FORMULARIO DE CONSENTIMIENTO INFORMADO DEL PACIENTE

Estudio prospectivo, observacional, de seguimiento para evaluar los nuevos objetivos terapéuticos y biomarcadores de seguimiento en pacientes con enfermedad de Gaucher tipo 1 que reciben tratamiento con Cerdelga®.(TRAZELGA)

Responsable del Proyecto: Dra. Daiana Ibarretxe

Persona que realiza la entrevista de consentimiento informado 		 Paciente:  	

ENTIENDO que la decisión de participar en este Estudio Clínico es totalmente gratuita y voluntaria.
DECLARO, bajo mi propia responsabilidad, que he leído la Hoja de Información para la realización de este estudio y que he entendido su contenido. Se me han explicado las características y objetivos del estudio, así como los posibles riesgos y beneficios esperados. He recibido información suficiente y también estoy de acuerdo con el tipo de estudio clínico en el que voy a participar.
ACEPTO participar en el estudio y en que las muestras obtenidas para el estudio y seguimiento de mi enfermedad o de cualquiera de mis familiares que se utilice en el propio Hospital y / o en otros sitios designados, siempre de acuerdo con las normas éticas vigentes :
· Sí	 No
CONSIENTO para el almacenamiento y uso de las muestras sobrantes del estudio  se almacenen en la colección de muestras de enfermedades Lisosomales del Biobanco de Aragón para la realización de futuras investigaciones sobre mi enfermedad o la de cualquiera de mis familiares:
· Sí	 No
DESEO ser informado de los resultados obtenidos en caso de que los resultados tengan implicaciones para mi salud o la de mis familiares:
· Sí	 No
CONSIENTO en la supervisión de mis expedientes médicos para la verificación de los datos.
· Sí	 No
ENTIENDO que soy libre de retirar mi consentimiento para el almacenamiento y uso de mis muestras por el Biobanco Aragón con fines de investigación en cualquier momento, sin tener que dar razones y sin que esto afecte mi atención médica.

Reus, 	de 	de 201

Firma del participante                       Firma del médico que realiza la entrevista de CI


CONSENTIMIENTO DEL REPRESENTANTE LEGAL

Estudio prospectivo, observacional, de seguimiento para evaluar los nuevos objetivos terapéuticos y biomarcadores de seguimiento en pacientes con enfermedad de Gaucher tipo 1 que reciben tratamiento con Cerdelga®.(TRAZELGA)

Yo, (nombre y apellido) 	, en la capacidad de 		


He leído la Hoja de Información que me dieron.
Se me dio la oportunidad de hacer preguntas sobre el estudio. He recibido respuestas satisfactorias a mis preguntas.
He recibido información suficiente sobre el estudio.
He hablado con el Dr. 	 (Nombre del investigador).
Entiendo que la participación en el estudio es voluntaria. Entiendo que el paciente puede retirarse del estudio:
1.- En cualquier momento 2.- Sin dar razones
3.- Sin consecuencias negativas en su tratamiento médico.

En mi presencia, 	 Ha recibido toda la información pertinente adaptada a su nivel de comprensión, y
ha aceptado participar.

Estoy de acuerdo en que 	 Puede participar en el estudio.
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