CTEXLI es el anico tratamiento aprobado por la FDA para la xantomatosis cerebrotendinosa (CTX) en adultos. Esta diseniado para
ayudar a detener la acumulacion de toxinas CTX y evita que se almacenen por todo el cuerpo, donde pueden causar sintomas.
Hable con un proveedor de atencion médica para obtener mas informacion sobre CTEXLI.

CTX deja brechas criticas en la produccion de acidos biliares.
CTEXLI ayuda a recuperar los niveles de acidos biliares.

INDICACION

CTEXLI esta indicado para el tratamiento de la xantomatosis cerebrotendinosa (CTX) en adultos.

INFORMACION IMPORTANTE DE SEGURIDAD

;Cuales son los posibles efectos secundarios de CTEXLI?

- Efectos secundarios graves; hepatotoxicidad (lesidn hepatica): Tendra que someterse a pruebas analiticas antes de empezar
y periodicamente durante el tratamiento con CTEXLI para evaluar la funcion hepatica. Pueden producirse cambios en ciertas

pruebas hepaticas durante el tratamiento, que podrian ser un signo de lesion hepatica. Las personas con enfermedad hepatica
preexistente o anomalias en los conductos biliares pueden tener un mayor riesgo de lesion hepatica durante el tratamiento. t e X
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:Qué es la CTX?

La xantomatosis cerebrotendinosa o CTX es un trastorno raro y hereditario de acumulacion de lipidos. Los lipidos son un tipo de grasa. Los trastornos del almacenamiento de lipidos
se producen cuando el organismo no es capaz de descomponer |os lipidos. Cuando esto sucede, los lipidos y otras sustancias toxicas se acumulan en el cuerpo. La acumulacion puede
interferir en el funcionamiento del cuerpo.

Las personas con CTX tienen una mutacion en el gen CYP27A1 que impide que una enzima importante (esterol 27-hidroxilasa) funcione correctamente. Una enzima es una proteina
que acelera ciertos procesos en el organismo.

Cuando esta enzima en particular no funciona bien, impide que el organismo descomponga las grasas y produzca ciertos acidos biliares necesarios para ayudar a digerir 10s
alimentos. Como resultado, las toxinas CTX se acumulan en el torrente sanguineo, los ojos, los tendones, el cerebro y otros tejidos a lo largo del tiempo. Esta acumulacion da
lugar a una serie de signos y sintomas.

Dado que la CTX es genética, puede transmitirse en las familias. Pidales a los miembros de la familia que también se hagan pruebas de CTX.

A
La CTX impide que el cuerpo produzca un acido
biliar lamado acido quenodesoxicolico (CDCA)
i i | _ Acumulacion de toxinas CTX
ey L La CDCA desempena un papel importante en la regulacion
R del proceso de produccion de acidos biliares. Cuando no hay
suficiente CDCA, puede producirse la acumulacion de toxinas CTX. :;%
N
CYP27A1 @ 4
\-\ La CTX es progresiva, lo que significa que puede empeorar con el tiempo. El diagndstico _ﬁ

y tratamiento tempranos pueden ayudar a prevenir mas danos.

R INFORMACION IMPORTANTE DE SEGURIDAD (continuacion)

- Efectos secundarios graves; hepatotoxicidad (lesidon hepatica): deje de tomar CTEXLI inmediatamente e informe a su
proveedor de atencion médica de inmediato si presenta algun signo o sintoma de problemas hepaticos, como los siguientes:

— Dolor de estomago (abdomen) — Sensacion de cansancio (fatiga) — Nauseas
— Hematomas — Hemorragia — Picor MR
— Orina de color oscuro — Coloracion amarillenta de la piel

y los 0jos C t e X I % |
Consulte la Informacion importante de seguridad a lo largo del documento ’ / R\
y la Informacion de prescripcion completa que se adjunta.
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:Como funciona CTEXLI?

CTEXLI ayuda a recuperar el acido quenodesoxicolico (CDCA)
que la xantomatosis cerebrotendinosa (CTX) elimina

CTEXLI esta disehado para ayudar a detener la acumulacion
de toxinas CTX. Esto lo hace sustituyendo la CDCA que falta
en adultos con CTX.

CYP27A1

CTEXLI Reponer Reiniciar

@ Acumulacion de toxinas CTX

.

CTEXLI

Reducir

la CDCA, un acido biliar el ciclo que impide que
importante que al cuerpo le se produzcan mas toxinas
cuesta producir debido a la CTX perjudiciales

INFORMACION IMPORTANTE DE SEGURIDAD (continuacion)

- Efectos secundarios mas frecuentes: diarrea, dolor de cabeza, dolor de estomago, estreflimiento, presion arterial alta,
debilidad muscular e infeccion de las vias respiratorias altas.

- Informe a su proveedor de atencion médica sobre todos los medicamentos que toma, ya que CTEXLI puede interactuar
con otros medicamentos. No tome agentes secuestradores de acidos biliares ni antiacidos a base de aluminio mientras
toma CTEXLI. Si toma cumarina, su médico tendra que controlar su tiempo de protrombina (TP) mientras toma CTEXLI
y podria ajustar su dosis de cumarina.

3 Consulte la Informacion importante de seguridad a lo largo del documento
y la Informacion de prescripcion completa que se adjunta.

los niveles de toxinas
perjudiciales en la sangre
y orina que pueden provocar
signos y sintomas de CTX
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:Como se estudio CTEXLI?

CTEXLI se evalud en un estudio clinico de 24 semanas Participaron en el estudio 13* personas de 16 aflos 0 mas. Se traté de un estudio aleatorizado y doble
ciego, o que significa que ni los participantes ni los médicos sabian quién recibio CTEXLI o un

El objetivo del estudio era ver si CTEXLI ayuda a reducir la produccion de placebo. El placebo se parece a un medicamento “real”, pero no tiene ninglin medicamento activo.

2 toxinas clave de la xantomatosis cerebrotendinosa (CTX).
» Los 13 participantes recibieron CTEXLI durante las primeras 8 semanas

GRUPO A - Los participantes se dividieron en 2 grupos durante las 4 semanas siguientes:
o Un grupo recibio CTEXLI
o El otro grupo recibio un placebo

GRUPO B
-« Ambos grupos recibieron CTEXLI de nuevo durante 8 semanas
o 2 P . P « En las 4 Ultimas semanas, los grupos cambiaron de tratamiento: ¥
r semanas semanas semanas semanas ) o L e e
o El grupo que habia recibido CTEXLI recibio placebo o
o o El grupo que habia recibido placebo recibio CTEXLI *
Se observaron mejoras en un plazo
de 4 sema nas "4 participantes se inscribieron en el estudio, pero finalmente solo se incluyeron 13. _:
‘*« Se lograron Con el tratamiento en curso con Cuando los participantes dejaron de
en los participantes que CTEXLI, la tomar CTEXLI, los niveles de toxina CTX S
tomaban CTEXLI frente a los que en el tiempo aumentaron >
5,
tomaron placebo Los niveles de toxina en sangre y orina A Cuando los pacientes cambiaron de
1 Los pacientes que tomaron CTEXLI se mantuvieron constantemente bajos & CTEXLI a placebo, las toxinas CTX en la ‘5
tuvieron niveles mas bajos de toxinas en con el uso continuado de CTEXLI. sangre y la orina aumentaron en el plazo =
- M sangre y orina después de 4 semanas de 2 semanas. £y
k‘\ de tratamiento en comparacion con los
® que recibieron placebo.
' }_,.;!_F-
\‘%;: Dado que dejar de tomar CTEXLI puede hacer que las toxinas CTX en la sangre y la orina vuelvan a subir, es importante que siga tomando
3% CTEXLI segun lo prescrito por su proveedor de atencidon médica. -

1 -H-:';

INFORMACION IMPORTANTE DE SEGURIDAD (continuacion)

- Efectos secundarios mas frecuentes: su proveedor de atencion médica puede interrumpir de forma temporal o
permanente el tratamiento si usted tiene ciertos efectos secundarios.

CTEXLI se toma por via oral tres (3) veces al dia y puede tomarse con o sin alimentos. Trague los comprimidos enteros.

Estos no son todos los posibles efectos secundarios de CTEXLI. Para obtener mas informacion, consulte a su proveedor de !
atencion médica o farmaceutico. Informe a su médico si tiene algun efecto secundario que le preocupa o que no desaparece. < t eX I Y

Consulte la Informacion importante de seguridad a lo largo del documento / / (chenodiol) tablets 250mg Sl
y la Informacion de prescripcion completa que se adjunta.
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:Cuales son los posibles efectos secundarios?

CTEXLI puede causar efectos secundarios. Hable con su médico sobre qué esperar y como manejar cualquier efecto secundario.

Los efectos secundarios mas frecuentes con CTEXLI incluyen los siguientes:

» Heces frecuentes, flojas o0 acuosas (diarrea) « Dolor de estomago (abdominal) - Presion arterial alta (hipertension) « Infeccion en la nariz, garganta o senos
» Dolor de cabeza  Estrenimiento - Cansancio o debilidad en los musculos paranasales (infeccion de las vias
respiratorias superiores)

La hepatotoxicidad (lesion hepatica) es un posible efecto secundario grave de CTEXLI. Tendra que someterse a pruebas analiticas (analisis de sangre) antes de empezar y periddicamente
durante el tratamiento con CTEXLI para evaluar la funcion hepatica. Pueden producirse cambios en ciertas pruebas hepaticas durante el tratamiento, que podrian ser un signo de lesion
hepatica. Las personas con enfermedad hepatica preexistente o anomalias en los acidos biliares pueden tener un mayor riesgo de lesion hepatica durante el tratamiento. Deje de tomar
CTEXLI inmediatamente e informe a su proveedor de atencion médica de inmediato si presenta algun signo o sintoma de problemas hepaticos, como |os siguientes:

» Dolor de estomago (abdominal) » Orina de color oscuro « Hemorragia - Nauseas ~ "’—’*h
« Hematomas « Sensacion de cansancio » Coloracion amarillenta de la piel y los ojos  « Picor _.;--"
Su médico puede cambiarle la dosis o interrumpir de forma temporal o0 permanente el tratamiento con CTEXLI si usted tiene ciertos efectos secundarios. Estos no son todos los

posibles efectos secundarios de CTEXLI.
Para obtener mas informacion, consulte a su proveedor de atencion médica o farmacéutico.

Puede informar los efectos secundarios a la FDA al 1-800-FDA-1088 o a www.fda.gov/medwatch. También puede notificar efectos secundarios a Mirum Pharmaceuticals al
b 1-855-MRM-4YOU (1-855-6/76-4968).

¢Como se toma CTEXLI?
Tome CTEXLI segun :Qué sucede si se omite una dosis?
\% |O prescritc‘ La dOSiS Tome CTEXLI segun lo recetado por su médico. Si olvida tomar uno de los comprimidos de CTEXLI programados, omita el
3: reCOmendada de CT EXLI comprimido olvidado. Tome su siguiente comprimido a la hora habitual programada. No tome 2 comprimidos a la vez. 9
S\ es un comprimido oral
§ o de 250 mg 3 veces al ) . ’
T dia. con o sin alimentos ¢Afectara CTEXLI a otros medicamentos o estos afectaran a CTEXLI?
‘ , s
Trague |OS Comprimid()s Informe a su proveedor de atencion médica sobre todos los medicamentos que toma, ya que CTEXLI puede
t interactuar con otros medicamentos. No tome agentes secuestradores de acidos biliares ni antiacidos a base de
cnileros. aluminio mientras toma CTEXLI. Si toma cumarina, su medico tendra que controlar su tiempo de protrombina (TP)
mientras toma CTEXLI y podria ajustar su dosis de cumarina.
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y la Informacion de prescripcion completa que se adjunta.
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:Qué recursos hay disponibles?

Al iniciar un medicamento nuevo, es dificil saber qué esperar y por donde comenzar.

Mirum Access Plus trabaja estrechamente con su médico y su plan de seguro para ayudar
a facilitar la cobertura de CTEXLI. Mirum Access Plus también ofrece apoyo y educacion

continuos para pacientes y cuidadores.

Navigating
Together

Registrese llamandonos al
1-855-MRM-4YOU (1-855-676-4968)
De lunes a viernes, de 8:00 A. M. a 8:00 P. M., hora del este,

o visitando CTEXLIl.com para descargar
y completar el formulario de consentimiento.

1 -H-:';

INFORMACION IMPORTANTE DE SEGURIDAD (continuacion)
Puede informar los efectos secundarios a la FDA al 1-800-FDA-1088 o a www.fda.gov/medwatch. También puede notificar Ct I

(chenodiol) tablets 250mg

efectos secundarios a Mirum Pharmaceuticals al 1-855-MRM-4YOU (1-855-6/76-4968).
/ /

6 Consulte la Informacion importante de seguridad a lo largo del documento
y la Informacion de prescripcion completa que se adjunta.
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CTEXLI es el dnico tratamiento aprobado por la FDA para la xantomatosis cerebrotendinosa (CTX) en adultos. Esta disenado para ayudar
a detener la acumulacion de toxinas CTX y evita que se almacenen por todo el cuerpo, donde pueden causar sintomas.

CTX deja brechas criticas en la produccion de acidos biliares. .
CTEXLI ayuda a recuperar los niveles de acidos biliares. .

Se observaron mejoras en Administracion oral diaria Seguridad establecida
un plazo de 4 semanas - Un comprimido por via oral, 3 veces . La seguridad de CTEXLI se estudié
P
. Los pacientes que tomaron CTEXL al dia cuidadosamente en un ensayo Ha ble con un
alcanzaron niveles més bajos de toxinas - Tomar con o sin alimentos y tragar los - Los efectos secundarios mas frecuentes
que los pacientes que tomaron p|acebo ComprimidOS enteros de CTEXLI SC/)I’] diarrea, d(il.or‘de Cabeza, prOveedOr de
« El tratamiento continuo con CTEXLI dolor/de etstqn?aglgto, istgglgméento, | 7 YR T
ayuda a mantener |los niveles de toxina pre5|o.n S a,/ bl 6? mu;cu are atenC|On medlca y
mas bajos con el tiempo infecciones de |las vias respiratorias altas
, visite CTEXLI.com
INDICACION

CTEXLI esta indicado para el tratamiento de la xantomatosis cerebrotendinosa (CTX) en adultos. pa e Obtener méS

INFORMACION IMPORTANTE DE SEGURIDAD infOrmaCiOn,

;Cuales son los posibles efectos secundarios de CTEXLI?

- Efectos secundarios graves; hepatotoxicidad (lesion hepatica): Tendra que someterse a pruebas analiticas antes de empezar
y periodicamente durante el tratamiento con CTEXLI para evaluar la funcion hepatica. Pueden producirse cambios en ciertas
pruebas hepaticas durante el tratamiento, que podrian ser un signo de lesion hepatica. Las personas con enfermedad hepatica
preexistente o anomalias en los conductos biliares pueden tener un mayor riesgo de lesion hepatica durante el tratamiento.

Consulte toda la Informacidon importante de seguridad ®

Q O. o '
y la Informacion de prescripcion completa que se adjunta. Ct I
£ mirum // eXIl
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