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Refixia (nonacog betapegol)
En oversigt over Refixia, og hvorfor det er godkendt i EU

Hvad er Refixia, og hvad anvendes det til?

Refixia er et laegemiddel til behandling og forebyggelse af blgdning hos patienter med hamofili B, en
arvelig blgdersygdom, der skyldes mangel pa faktor IX, et protein, som er ngdvendigt for at blodet kan
stgrkne pa blgdningsstedet.

Refixia indeholder det aktive stof nonacog betapegol.

Hvordan anvendes Refixia?

Refixia fas kun pa recept, og behandling bgr indledes og overvages af en laege, der har erfaring med
behandling af haemofili.

Refixia gives som injektion i en vene. Dosen og hyppigheden af behandlingen afhanger af, om Refixia
anvendes til at behandle eller forebygge blgdning eller til at mindske blgdning under operation, samt af
blgdningens omfang og placering og patientens legemsvaegt.

Patienten eller dennes omsorgsgiver kan selv injicere Refixia i hjemmet efter at vaere blevet behgrigt
instrueret heri. De naermere oplysninger fremgar af indlaegssedlen.

Hvis du gnsker mere information om anvendelsen af Refixia, kan du lzese indlaegssedlen eller kontakte
laegen eller apotekspersonalet.

Hvordan virker Refixia?

Patienter med haemofili B mangler proteinet faktor IX, der er ngdvendigt for blodets normale stgrkning.
Derfor far de let blgdninger. Det aktive stof i Refixia, nonacog betapegol, virker p& samme made i
kroppen som kroppens egen faktor IX. Det erstatter den manglende faktor IX og medvirker derved til
blodets stgrkning, s& der opnas midlertidig kontrol med blgdningen.
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Hvilke fordele viser studierne, at der er ved Refixia?

Refixia er pavist at vaere egnet bdde til at behandle blgdningsepisoder og til at holde antallet af
episoder nede.

I et studie blandt 74 voksne og unge over 13 ar havde 29 patienter, der fik Refixia som en ugentlig
forebyggende behandling, ca. 1 blgdningsepisode om &aret, mens 15 patienter, der fik Refixia til
behandling af blgdning efter behov, havde ca. 16 blgdningsepisoder om aret. Nar blgdning forekom,
blev Refixia desuden bedgmt til at veere fremragende eller godt som behandlingsmiddel i forbindelse
med ca. 92 % af blgdningsepisoderne. 87 % af blgdningsepisoderne blev Igst med én injektion af
Refixia.

I det andet studie, der fandt sted blandt 25 bgrn under 13 ar, der tidligere havde veaeret under
behandling med andre faktor IX-laegemidler, fik alle patienter Refixia som en ugentlig forebyggende
behandling. Efter ét ars behandling havde patienterne ca. 1 blgdningsepisode om aret. Refixia blev
bedgmt til at vaere fremragende eller godt som behandlingsmiddel i forbindelse med ca. 93 % af
bladningsepisoderne. Ca. 86 % af blgdningsepisoderne blev Igst med én indsprgjtning. Studiet gav
ogsa data om den langvarige anvendelse af Refixia. I Igbet af op til 8 ars behandling med Refixia var
den gennemsnitlige arlige blgdningsrate 0,9 blgdninger om aret. Refixia blev bedgmt til at vaere
fremragende eller godt som behandlingsmiddel i forbindelse med ca. 89 % af blgdningsepisoderne. Ca.
82 % af blgdningsepisoderne blev Igst med én injektion af Refixia.

I et tredje studie blandt 50 bgrn under 7 ar, som ikke tidligere havde veeret under behandling med
andre faktor IX-lzegemidler, blev Refixia givet som en ugentlig forebyggende behandling. I Igbet af op
til 6 ars behandling med Refixia var den gennemsnitlige arlige blgdningsrate 0,7 blgdninger om aret.
Refixia blev bedgmt til at vaere fremragende eller godt som behandlingsmiddel i forbindelse med ca.
96 % af blgdningsepisoderne. Ca. 91 % af blgdningsepisoderne blev Igst med én injektion af Refixia.

Resultaterne fra begge studier blandt bgrn viste 0gsa, at patienterne efter ca. 6 &rs behandling med
Refixia opndede stabile faktor IX-niveauer, som var inden for det forventede interval for patienter med
mild haemofili.

Hvilke risici er der forbundet med Refixia?

Den fuldstaendige liste over bivirkninger og begransninger ved Refixia fremggr af indleegssedlen.

Overfglsomhedsreaktioner (allergiske reaktioner) er ikke almindelige med Refixia (kan forekomme hos
op til 1 ud af 100 patienter) og kan best3 i: haevelse, braanden og stikken pd injektionsstedet,
kulderystelser, redme, kigende udsleet, hovedpine, nzeldefeber, lavt blodtryk, slgvhed, kvalme og
opkastning, rastlgshed, hurtig hjerterytme, trykken for brystet og hiven efter vejret. I nogle tilfaelde
kan disse reaktioner blive alvorlige.

Nogle patienter, der far laagemidler med faktor IX, kan udvikle inhibitorer (antistoffer) mod faktor IX,
hvilket medfgrer, at laegemidlet ikke lzengere virker, og blgdningskontrollen derved mistes. Faktor IX-
laagemidler kan ogsd medfgre problemer pa grund af dannelsen af blodpropper i blodkarrene.

Refixia ma ikke anvendes hos patienter, der er allergiske over for nonacog betapegol eller nogen af
indholdsstofferne i laegemidlet, eller hos patienter med kendt allergi over for hamsterproteiner.

Hvorfor er Refixia godkendt?

Det Europeeiske Leegemiddelagentur konkluderede, at fordelene ved Refixia opvejer risiciene, og at det
kan godkendes til anvendelse i EU.
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Studier har vist, at Refixia er egnet til at forebygge og behandle blgdningsepisoder hos patienter med
haemofili B, og dets sikkerhed er sammenlignelig med andre faktor IX-laegemidler. Efter langvarig
behandling kan en del af det aktive stof i Refixia ("PEG") imidlertid ophobes i kroppen, herunder i vaev
i hjernen kaldet plexus choroideus.

Langvarig anvendelse af Refixia hos bgrn under 13 &r resulterede i en lav rlig blgdningsrate. Desuden
blev Refixia anset for at beskytte mod blgdningsepisoder ved at generere stabile faktor IX-niveauer
hos bgrn under 13 ar, der fik laagemidlet for at forhindre blgdning. Refixia var tidligere ikke godkendt
til anvendelse hos bgrn under 12 &r grundet betzenkeligheder omkring ophobningen af PEG hos sma
bgrn. Omfattende data fra studier, herunder data om langvarig anvendelse, har ikke vist nogen
sammenhang med bivirkninger pd nervesystemet som fglge af ophobning af PEG.

Hvilke foranstaltninger traeffes der for at sikre, at Refixia anvendes sikkert
og effektivt?

Virksomheden, der markedsfgrer Refixia, vil gennemfgre et studie af de mulige virkninger af PEG-
ophobning i plexus choroideus i hjernen, og andre organer.

Der er anfgrt anbefalinger og forholdsregler i produktresuméet og indleegssedlen, som patienter og
sundhedspersonale skal fglge for at sikre, at Refixia anvendes sikkert og effektivt.

@vrig information om Refixia

Refixia fik en markedsfgringstilladelse med gyldighed i hele EU den 2. juni 2017.

Yderligere information om Refixia findes pa agenturets websted:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/refixia

Denne oversigt blev sidst ajourfgrt i 07-2023.
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