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Roctavian (valoctocogene roxaparvovec)
En oversigt over Roctavian, og hvorfor det er godkendt i EU

Hvad er Roctavian, og hvad anvendes det til?

Roctavian er et leegemiddel til behandling af sveer haamofili A, en arvelig blgdningsforstyrrelse, der
skyldes mangel pa blodstgrkningsproteinet faktor VIII. Det anvendes hos voksne, som ikke har
haemmere (antistoffer) mod faktor VIII, og som ikke har antistoffer mod adenoassocieret virus
serotype 5 (AAV5S).

Roctavian indeholder det aktive stof valoctocogene roxaparvovec og er en type laegemiddel til
avanceret terapi, som kaldes et "genterapiprodukt". Denne type laegemiddel virker ved at tilfgre gener
til kroppen.

Haemofili A er sjeelden, og Roctavian blev udpeget som "laegemiddel til sjeeldne sygdomme" den 21.
marts 2016. Yderligere information om leegemidler til sjaeldne sygdomme kan findes her
ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/EU3161622.

Hvordan anvendes Roctavian?

Leegemidlet fas kun pa recept, og behandlingen bgr iveerksaettes under opsyn af en laege med erfaring
inden for behandling af haemofili eller blgdningsforstyrrelser. Laegemidlet bgr gives pa en facilitet, der
er udstyret til omgdende behandling af infusionsrelaterede reaktioner.

Roctavian gives som en enkelt infusion (drop) i en vene over et antal timer. Dosis afhanger af
patientens kropsvaegt. Patienterne kan fa andre laegemidler for at mindske risikoen for
infusionsbetingede reaktioner.

Hvis du gnsker mere information om anvendelsen af Roctavian, kan du laese indlaegssedlen eller
kontakte lzegen eller apotekspersonalet.

Hvordan virker Roctavian?

Roctavian er fremstillet af et virus (AAV5), der er blevet modificeret, s& det indeholder genet for faktor
VIII, som patienter med haemofili A mangler. Efter at vaere blevet givet til patienten forventes virusset
at transportere faktor VIII-genet ind i levercellerne, sa de bliver i stand til at producere den manglende
faktor VIII i en lang periode. Dette forventes at kontrollere blgdningsforstyrrelsen.
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Den type virus, der anvendes i dette laegemiddel (adenoassocieret virus), medfgrer ikke sygdom hos
mennesker.

Hvilke fordele viser studierne, at der er ved Roctavian?

Et hovedstudie med 134 voksne mandlige patienter med svaer heemofili A viste, at Roctavian var
effektivt til at gge faktor VIII-aktiviteten, og at denne stigning blev opretholdt i mindst 2 &r. 104 uger
efter at have modtaget en enkelt dosis af leegemidlet havde 75,4 % af patienterne et gennemsnitligt
faktor VIII-aktivitetsniveau p& mindst 5 internationale enheder pr. deciliter (IE/dl), hvilket er et mal for
mild haemofili. Desuden faldt det arlige antal blgdningsepisoder med 85,5 %, og behovet for yderligere
behandling med faktor VIII-erstatning faldt med 97,5 %.

Hvilke risici er der forbundet med Roctavian?

De hyppigste bivirkninger ved Roctavian (som kan forekomme hos mere end 3 ud af 10 personer) er
forhgjede niveauer af leverenzymerne alaninaminotransferase og aspartataminotransferase (tegn pa
mulige leverproblemer), forhgjede niveauer af enzymet laktatdehydrogenase (tegn pd mulig
vaevsskade), kvalme og hovedpine. Den fuldstzendige liste over bivirkninger ved Roctavian fremgar af
indlaegssedlen.

Roctavian ma ikke gives til personer, som er overfslsomme (allergiske) over for nogen af
indholdsstofferne, eller som har en aktiv eller kronisk (langvarig) infektion, der ikke kontrolleres med
laegemidler, eller signifikant leverfibrose eller levercirrose (ardannelse pa leveren).

Hvorfor er Roctavian godkendt i EU?

Patienter med haemofili A kraever livslang behandling med en eller flere injektioner om ugen eller
maneden for at erstatte eller efterligne den manglende faktor VIII. Det er pavist, at Roctavian er
effektivt til at gge faktor VIII-aktiviteten hos patienter med haemofili A, og denne stigning opretholdes i
mindst to &r. Det Europaeiske Laegemiddelagentur fandt ogsa, at eftersom Roctavian gives som en
enkelt infusion, ville det mindske behandlingsbyrden for patienter med svaer haemofili A i mindst to ar.
Selv om de langsigtede sikkerhedsdata er begraensede, blev sikkerhedsprofilen anset for at veere
acceptabel.

Roctavian har faet en "betinget godkendelse". Det betyder, at agenturet konkluderede, at fordelene
ved Roctavian opvejer risiciene, men at virksomheden skal fremlaegge yderligere dokumentation efter
godkendelsen.

En betinget godkendelse gives pa grundlag af mindre omfattende data, end der normalt kraeves. Det

gives til laegemidler, der opfylder et udaekket medicinsk behov for at behandle alvorlige sygdomme, og
[} . . o . . . . P

nar fordelene ved at ggre dem tilgaengelige pa et tidligere tidspunkt opvejer eventuelle risici, der er

forbundet med at bruge laegemidlerne, mens man afventer yderligere dokumentation. Hvert &r

gennemgar agenturet alle nye oplysninger, der bliver tilgeengelige, indtil dataene bliver mere

omfattende, og ajourfgrer om ngdvendigt denne oversigt.

Hvilke oplysninger afventes der stadig for Roctavian?

Da Roctavian har faet en betinget godkendelse, skal den virksomhed, der markedsfgrer Roctavian,
fremlaegge yderligere data fra igangvaerende studier af leegemidlets langsigtede sikkerhed og virkning
hos patienter med svaer haemofili A og udfgre et studie af, hvornar det er bedst at pdbegynde
behandling med binyrebarkhormon hos disse patienter for at undgd leverproblemer. Virksomheden
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skal ogsa fremlaegge data fra et register over patienter, der er behandlet med Roctavian, for at
undersgge laegemidlets sikkerhed og virkning pa lang sigt.

Hvilke foranstaltninger traeffes der for at sikre risikofri og effektiv
anvendelse af Roctavian?

Den virksomhed, der markedsfgrer Roctavian, vil udlevere oplysningsmateriale til patienter og
sundhedspersoner om fordele, risici og usikkerheder ved lzegemidlets langsigtede virkninger.
Patienterne vil ogsa fa udleveret et patientkort med information om, at de har fet Roctavian som
behandling for haemofili A.

Der er desuden anfgrt anbefalinger og forholdsregler i produktresuméet og indlaegssedlen, som
patienter og sundhedspersonale skal fglge for at sikre risikofri og effektiv anvendelse af Roctavian.

Som for alle laegemidler bliver data vedrgrende brugen af Roctavian Igbende overvdget. Formodede
bivirkninger ved Roctavian vurderes omhyggeligt, og der treeffes de ngdvendige forholdsregler for at
beskytte patienterne.

Andre oplysninger om Roctavian

Yderligere information om Roctavian findes pd agenturets websted under:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/roctavian.
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