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Durveqtix (fidanacogene elaparvovec) Q
Informacién general sobre Durveqtix y sobre los motivos @Ios que se

autoriza su uso en la UE
‘OQ

*

éQué es Durveqtix y para qué se utiliza? < \'

Durveqtix es un medicamento que se utiliza para el tratamiepto adultos con hemofilia B grave y
moderadamente grave, un trastorno hemorragico hereditd '}xﬁsado por la deficiencia del factor IX
(una proteina necesaria para producir coagulos de sangrgﬁel fin de detener las hemorragias). Se
utiliza en adultos que no han desarrollado inhibidores @t inas producidas por las defensas naturales
del organismo) contra el factor IX y que carecen d tiCuerpos contra el virus que contiene el
medicamento (véase la seccion sobre como actia elNpedicamento).

Durveqtix contiene el principio activo fidanac elaparvovec y es un tipo de medicamento de
terapia avanzada denominado «producto de terapia génica». es decir, un tipo de medicamento que
actua introduciendo genes en el organismg.

éComo se usa Durveqtix? (O

Durveqtix solo se podra dispen on receta médica. El tratamiento debe ser administrado por un
médico con experiencia en e&é iento de la hemofilia y en un centro cualificado equipado para
tratar rapidamente las posijples*feacciones relacionadas con la perfusion.

Durveqtix se administr@z €z, en una unica perfusién (goteo) en una vena que dura
aproximadamente u . La dosis se calcula en funcion del peso del paciente.

Si desea mas info cion sobre el uso de Durveqtix, lea el prospecto o consulte a su médico o

farmacéutico. @
- V4 . -
éCom Durveqtix?

Los p (Qcon hemofilia B presentan mutaciones (cambios) en un gen que el organismo necesita
pa ucir la proteina de coagulacion del factor IX, lo que da lugar a una reduccién o a la ausencia

tividad del factor IX. Sin suficiente factor IX, la sangre no puede coagularse adecuadamente para
controlar las hemorragias.

El principio activo de Durveqtix, el fidanacogene elaparvovec, se basa en un virus que se ha modificado
para contener una copia del gen responsable de producir el factor IX. Cuando se administra al
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paciente, el virus lleva el gen del factor IX a las células hepaticas, lo que les permite producir el factor
IX que falta y, por tanto, limitar los episodios hemorragicos.

El tipo de virus utilizado en este medicamento (serotipo RH74 del virus adenoasociado) no cau
ninguna enfermedad en los seres humanos. @

éQué beneficios ha demostrado tener Durveqtix en los estudios ados?

En un estudio principal en el que participaron 45 hombres con hemofilia B grave o @damente
grave, se observé que Durveqtix es mas eficaz que el tratamiento preventivo habi e sustitucion
del factor IX para reducir el nUmero de hemorragias.

En el estudio se comparo el nimero de episodios hemorragicos que presentaro@os pacientes con el
tratamiento preventivo periddico de sustitucion del factor IX durante un o0 de 6 meses, antes de
recibir Durveqtix, con el nUmero que experimentaron durante un per&g( 1 aflo que comenzé tres
meses después de recibir Durveqtix. Los datos demostraron que D fue eficaz para aumentar
los niveles de factor IX y redujo la tasa anual de hemorragias de 4.50,d 1.44 hemorragias al afio.
Alrededor del 60 % de los pacientes (27 de 45) no experimentpb inguna hemorragia durante al

menos 2 afios después del tratamiento con Durveqtix. W
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¢Cuales son los riesgos asociados a Durve(

La lista completa de efectos adversos y restriccion&grveqtix se puede consultar en el prospecto.

Los efectos adversos mas frecuentes de Durveqt@eden afectar a mas de 1 de cada 10 pacientes)
incluyen el aumento de los niveles de determi@s enzimas hepaticas (transaminasas).

Durveqtix no debe administrarse a perso qgue sean hipersensibles (alérgicas) a cualquiera de sus
componentes, que tengan una infeccié Q, gue sea una infeccién aguda (a corto plazo) o una
infeccién crénica (a largo plazo) que éé controlada con medicamentos, o que tengan fibrosis
hepatica avanzada o cirrosis (formaéyde cicatrices en el higado).

éPor qué se ha autor@ Durveqtix en la UE?

En el momento de la aprobacign, la mayoria de las opciones de tratamiento para pacientes con
hemofilia B grave impli un tratamiento frecuente durante toda la vida con terapia de sustitucién
del factor IX. Durvegqgi ministrado en una sola perfusion, demostro ser eficaz para prevenir las
hemorragias dura periodo de al menos 2 afnos, lo que permitié a la mayoria de los pacientes
interrumpir el tr, iento con terapia de sustitucidon con factor IX preventivo. Sin embargo, se observo
que algunos @as del estudio principal tuvieron que reanudar la terapia preventiva con factor IX
porque Duft iX no funciono lo suficientemente bien en su caso. Ademas, existen algunas
incertidu@a sobre la duracion de los beneficios de Durvegqtix. El perfil de seguridad de Durveqtix se
ptable.

consid@
La i1a Europea de Medicamentos decidié que los beneficios de Durveqtix eran mayores que sus
r os y recomendoé autorizar su uso en la UE.

A Durveqtix se le ha concedido una autorizacién condicional. Esto significa que ha sido autorizado
sobre la base de datos menos exhaustivos que los requeridos normalmente porque satisface una
necesidad médica no cubierta. La Agencia considera que el beneficio de disponer antes de este
medicamento supera los riesgos asociados al uso del medicamento mientras se esperan mas pruebas.
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La empresa debera presentar mas datos sobre Durveqtix. Debe presentar datos a largo plazo sobre la
eficacia y la seguridad del medicamento procedentes de estudios en curso. La Agencia revisara
anualmente la informacidn nueva que esté disponible

éQué medidas se han adoptado para garantizar un uso seguro y eficaz de
Durveqtix? }b

Ademas de los datos solicitados como parte de la autorizacién condicional de comercializagiot, la
compania que comercializa Durveqtix también proporcionara datos de un estudio bas los
registros con pacientes tratados con el medicamento para estudiar su seguridad y eficagia a largo

plazo, asi como datos de un estudio a largo plazo.

La empresa proporcionara materiales educativos a los pacientes o a sus cuidaﬁ y a los
profesionales sanitarios con informacidn sobre los beneficios, los riesgos y las ikéertidumbres sobre los
efectos a largo plazo y la seguridad del medicamento. Los pacientes tam deberan recibir una

tarjeta de paciente para informar a los profesionales sanitarios de quﬁ ido tratados con Durveqtix.
L 4
Las recomendaciones y precauciones que deben seguir los profesim sanitarios y los pacientes para

un uso seguro y eficaz de Durveqtix se han incluido también en i técnica o resumen de las
caracteristicas del producto y en el prospecto.

Como para todos los medicamentos, los datos sobre el us @ﬁrveqtix se controlan de forma
continua. Los supuestos efectos adversos notificados de Burveqtix se evaluan cuidadosamente, y se
adoptan las medidas que pudieran resultar necesarias proteger a los pacientes.

Otra informacion sobre Durveqtix 0

Puede encontrar informacidn adicional sobre gtix en la pagina web de la Agencia:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/clsqtix.
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