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Roctavian (valoctocogenum roxaparvovecum)
Prehled pro pripravek Roctavian a proc byl pripravek registrovan v EU
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Co je pripravek Roctavian a k cemu se pouziva?

Roctavian je 1&Civy pripravek k 1é¢bé tézké hemofilie A, coz je vrozena porucha koagulace krve
(krvéacivosti) zplsobena nedostatkem bilkoviny s ndzvem faktor VIII, kterd se podili na srazeni krve.
Pouziva se u dospélych, ktefi nemaji inhibitory (protilatky) proti faktoru VIII ani protilatky proti adeno-
asociovanému viru sérotypu 5 (AAV5).

Pfipravek Roctavian obsahuje IéCivou latku valoktokogen roxaparvovek a je to druh IéCivého pfipravku
pro moderni terapie oznacovany jako ,pfipravek pro genovou terapii*. Jedna se o druh IéCivého
pfipravku, ktery pdsobi tak, ze do téla dodava geny.

Hemofilie A je vzacné onemocnéni a pfipravek Roctavian byl oznacen dne 21. bfezna 2016 jako ,léCivy
pripravek pro vzacna onemocnéni®. Dalsi informace o tomto vzacném onemocnéni naleznete zde:
ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/EU3161622.

Jak se pripravek Roctavian pouziva?

Vydej IéCivého pripravku je vazan na Iékarsky predpis. LéCba by méla byt zahajena pod dohledem
|ékare, ktery ma zkusenosti s [éCbou hemofilie ¢i poruch koagulace krve. Pripravek by mél byt podavan
v zafizeni vybaveném k okamzitému zasahu v pfipadé reakci spojenych s infuzi.

Pfipravek Roctavian se podava formou jednorazové infuze (kapani) do zily po dobu nékolika hodin.
Davka piipravku zavisi na télesné hmotnosti pacienta. Pacientim mohou byt podavany i jiné 1é¢ivé
pfipravky ke zmirnéni rizika reakci spojenych s infuzi.

Vice informaci o pouzivani pfipravku Roctavian naleznete v pfibalové informaci nebo se obratte na
svého |ékare Ci Iékarnika.

Jak pripravek Roctavian psobi?

Pfipravek Roctavian je vyroben z viru (AAV5), ktery byl upraven tak, aby obsahoval gen pro faktor
VIII, ktery pacientiim s hemofilii A chybi. Pfedpoklada se, Ze virus po podani pacientovi pfenese gen

pro faktor VIII do jaternich bunék, coz jim dlouhodobé umozni vytvaret chybé&jici faktor VIII. Ocekava
se, ze to povede ke kontrole poruchy koagulace krve.

Typ viru pouzivany v tomto pfipravku (adeno-asociovany virus) u lidi nevyvolava onemocnéni.
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Jaké prinosy pripravku Roctavian byly prokazany v pribéhu studii?

V hlavni studii, do které bylo zafazeno 134 dospélych pacientl muzského pohlavi s tézkou hemofilii A,
bylo zjisténo, ze pFipravek Roctavian je udinny pfi zvySovani Urovné aktivity faktoru VIII, které navic
pretrvavalo po dobu nejméné dvou let. 104 tydnl po podéni jednorazové davky lé&ivého piipravku
vykazovalo 75,4 % pacientl prdmérnou Groven aktivity faktoru VIII nejméné 5 mezinarodnich
jednotek na decilitr (IU/dl) (tj. lehkou hemofilii). Kromé toho se ro¢ni pocet epizod krvaceni snizil

0 85,5 % a potreba dalsi 1éCby k nahrazeni faktoru VIII se snizila 0 97,5 %.

Jaka rizika jsou spojena s pripravkem Roctavian?

NejcastéjsSimi nezadoucimi Ucinky pripravku Roctavian (které mohou postihnout vice nez 3 osoby z 10)
jsou zvysené hladiny jaternich enzymd alaninaminotransferdzy a aspartadtaminotransferazy (zndmky
moznych problémd s jatry), zvy$ena hladina enzymu laktatdehydrogendzy (zndmka moZného
poskozeni tkani), nauzea (pocit na zvraceni) a bolest hlavy. Uplny seznam nezadoucich t¢&inkd
pripravku Roctavian je uveden v pfibalové informaci.

Pripravek Roctavian se nesmi podavat osobam s precitlivélosti (alergii) na kteroukoli slozku tohoto
pripravku ani osobam s aktivni nebo chronickou (dlouhodobou) infekci, ktera neni kontrolovana
IéCivymi pFipravky, nebo s vyznamnou jaterni fibrézou &i cirhdzou (zjizvenim jater).

Na zakladé ceho byl pripravek Roctavian registrovan v EU?

Pacienti s hemofilii A vyzaduji celoZivotni Ié¢bu jednou nebo vice injekcemi tydné nebo mésicné

k nahrazeni ¢i napodobeni chybéjiciho faktoru VIII. Bylo prokadzano, Ze pripravek Roctavian je ucinny
pii zvySovani GUrovné aktivity faktoru VIII u pacientd s hemofilii A, které navic pretrvavalo po dobu
nejméné dvou let. Evropska agentura pro Iécivé pfipravky rovnéz usoudila, ze vzhledem k tomu, Ze se
ptipravek Roctavian podava formou jednorazové infuze, snizuje lé¢ebnou zatéZ u pacientl s t&zkou
hemofilii A po dobu nejméné dvou let. Pfestoze Udaje o dlouhodobé bezpecnosti jsou omezené,
bezpecnostni profil byl povazovan za pfijatelny.

Pfipravku Roctavian byla udélena ,podminéna registrace". Znamena to, ze agentura rozhodla, ze
prinosy pripravku Roctavian prevysuji jeho rizika, ale spoleCnost bude muset predlozit po udéleni
registrace dalsi poznatky.

Podminénad registrace se udéluje na zakladé méné komplexnich udajli, nez je obvykle pozadovano.
Udéluje se lé¢ivym pripravkim, které splfiuji nenaplnénou Iééebnou potfebu u zavaznych onemocnéni,
a pokud pfinosy toho, Ze jsou k dispozici dfive, prevysuji veskera rizika spojena s jejich pouzivanim,
zatimco se ocCekavaji dalsi poznatky. Agentura kazdoroc¢né vyhodnoti jakékoli nové informace, dokud
Udaje nebudou komplexni, a tento prehled bude podle potfeby aktualizovan.

Jaké informace o pripravku Roctavian nebyly dosud predlozeny?

Jelikoz pripravku Roctavian byla udélena podminéna registrace, spolecnost, ktera pfipravek Roctavian
dodava na trh, predlozi dalsi idaje z probihajicich studii o dlouhodobé bezpecnosti a Ucinnosti tohoto
piipravku u pacientl s té&zkou hemofilii A a provede studii zkoumajici, kdy je u téchto pacientl nejlepsi
zahajit 1é¢bu kortikosteroidy, aby se piedeslo problémdm s jatry. Spoleénost také predloZi idaje

z registru pacientl lé¢enych pFipravkem Roctavian, aby bylo mozné posoudit jeho dlouhodobou
bezpecnost a ucinnost.
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Jaka opatreni jsou uplatnovana k zajisténi bezpecného a ucinného
pouzivani pripravku Roctavian?

Spoleé&nost, ktera pFipravek Roctavian dodava na trh, poskytne pacientim a zdravotnickym
pracovnikim edukaéni materidly vysvétlujici pfinosy, rizika a nejistoty ohledné dlouhodobych G¢&ink{
tohoto pripravku. Pacienti rovnéz obdrzi kartu pacienta, kterd bude informovat zdravotnické pracovniky
o tom, Ze jsou léceni pfipravkem Roctavian ur¢enym k 1é¢bé hemofilie A.

Do souhrnu Gdajl o piipravku a pfibalové informace byla rovnéz zahrnuta doporudeni a opatfeni pro
bezpecné a Ucinné pouzivani pfipravku Roctavian, ktera by méla byt dodrzovana zdravotnickymi
pracovniky i pacienty.

Jako u véech Ié&ivych piipravkd jsou Gdaje o pouzivani pripravku Roctavian pribézné sledovany.
Podezieni na nezadouci Gcinky nahlaSena v souvislosti s pfipravkem Roctavian jsou peclivé hodnocena
a jsou ucinéna vedkera nezbytna opatieni, aby bylo chranéno zdravi pacientd.

Dalsi informace o pripravku Roctavian

Dalsi informace o pripravku Roctavian jsou k dispozici na internetovych strankach agentury na adrese
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/roctavian.
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