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Durveqtix (fidanakogeenielaparvoveekki) Q
Yleistiedot Durveqtixista seka siita, miksi se on hyvéksyttyev:ssa

Ry

Durveqtix on laake aikuisten vaikean ja kohtalaisen vaikean B;hemo ian hoitoon. Tata perinndllista
verenvuotosairautta aiheuttaa hyytymistekija IX:n puute. H istekija IX on proteiini, jota tarvitaan
verihyytymien muodostumiseen verenvuodon tyrehdyttémi’ ¥Sitd annetaan aikuisille, joille ei ole
kehittynyt hyytymistekija IX:n inhibiittoreita (eIimistbn‘I§ isen puolustusjarjestelman tuottamia

Mita Durveqtix on ja mihin sitd kaytetaan?

proteiineja) ja joilla ei ole vasta-aineita ladakkeen sisaltamaa virusta vastaan (ks. kohta ladkkeen
vaikutustavasta).

.
Durveqtixin vaikuttava aine on fidanakogeeniela Mveekki, ja se on pitkalle kehittyneissa hoidoissa
kaytettdva geeniterapiavalmiste. Tallaiset Iééklé'vaikuttavat kuljettamalla geeneja elimistdon.

Miten Durveqtixia kéiytetéiéin\@

Durvegtixia saa vain laakarin maaray, \ Hoitoa saa antaa vain hemofilian hoitoon perehtynyt
ladkari terveydenhuollon toiminta;@" sd, jossa on valmiudet hoitaa nopeasti mahdollisia infuusioon

liittyvia reaktioita. &

Durveqtix annetaan noin tgnr@estévéiné kertainfuusiona (tiputuksena) laskimoon. Annos maaraytyy

potilaan painon mukaan. \
Lisatietoja Durveqti@é saa pakkausselosteesta, ldakarilta tai apteekista.
Miten Durvei aikuttaa?

B-hemofiliaa astavilla potilailla on mutaatioita (muutoksia) geenissa, jota keho tarvitsee

hyytymistekij :n valmistamiseksi. Talléin hyytymistekija IX:n aktiivisuus joko vdahenee tai sita ei
ole. Klil mistekija IX:aa ei ole tarpeeksi, veri ei pysty hyytymdaan kunnolla verenvuodon
pysayt ksi.

*
Dur@in vaikuttava aine fidanakogeenielaparvoveekki perustuu virukseen, jota on muutettu siten,

M sisaltda kopion geenistd, joka vastaa hyytymistekija IX:n tuottamisesta. Potilaalle annettu virus
kuljettaa hyytymistekija IX -geenin maksasoluihin, jolloin ne voivat tuottaa puuttuvaa hyytymistekija
IX:3a ja siten vahentaa verenvuototapahtumia.
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Tassa lddkkeessa kdytetty virustyyppi (adenoassosioitu virusserotyyppi Rh74) ei aiheuta sairauksia
ihmisilla.

Mita hyotya Durveqtixista on havaittu tutkimuksissa?

Paatutkimuksessa, johon osallistui 45 vaikeaa tai kohtalaisen vaikeaa B-hemofiliaa sairastava sta,
todettiin, etta Durveqtix védhentda verenvuotojen maaraa tehokkaammin kuin tavanomain%

hyytymistekija IX:n korvaushoito. Q
Tutkimuksessa verrattiin niiden verenvuototapahtumien maarad, joita potilailla oli OI% omaisella
ennalta ehkaisevalla hyytymistekija IX:n korvaushoidolla kuuden kuukauden aikan n Durveqtix-
hoidon antamista, tapahtumien maaraan vuoden mittaisella ajanjaksolla, joka @wlme kuukautta

Durveqtix-hoidon antamisen jalkeen. Tiedot osoittivat, ettd Durveqtix lisasi t% asti hyytymistekija

IX:n pitoisuutta ja vahensi vuotuista verenvuototapahtumien maaraa 4,50: ,44:34an
verenvuototapahtumaan vuodessa. Noin 60 prosentilla potilaista (27 poti 45:sta) ei ollut
verenvuotoa vahintdaan kahteen vuoteen Durveqtix-hoidon jalkeen.
Miti riskeja Durvegqtixiin liittyy? @
.0

Pakkausselosteessa on luettelo kaikista Durvegtixin iImoiteEu|£baittavaikutuksista ja rajoituksista.

L 4
Durvegtixin yleisimmat haittavaikutukset (joita saattaa aih useammalle kuin yhdelle potilaalle

kymmenesta) ovat tiettyjen maksaentsyymien (transa aasien) pitoisuuden kohoaminen.

Durvegtixia ei saa antaa potilaille, jotka ovat yIiherkl@lIlergisia) jollekin sen sisaltamalle aineelle,
joilla on joko akuutti (lyhytaikainen) tai kroonine?ﬁi(tkéaikainen) aktiivinen infektio, jota ei saada
hallintaan laakkeilld, tai joilla on pitkalle edenn@a safibroosi tai -kirroosi (maksan arpeutuminen).

Miksi Durveqtix on hyvaksytt ?bﬁsa?

Myyntiluvan mydntamishetkellad usei \/ ikeaa B-hemofiliaa sairastavien potilaiden
hoitovaihtoehtoihin sisaltyi eIinikéine%eésti annettava hyytymistekija IX:n korvaushoito. Yhtena
infuusiona annetun Durveqtixin os@tiin olevan tehokas verenvuodon ehkdisemisessa vahintaan
kahden vuoden ajan, minka a useimmat potilaat pystyivat lopettamaan ennaltaehkaisevan
hyytymistekija IX:n korvaush@iflgn. Todettiin kuitenkin, etta joidenkin paatutkimukseen osallistuneiden
potilaiden oli jatkettava e \Nehkéisevéé hyytymistekija IX:n korvaushoitoa, koska Durveqtix ei
tehonnut riittavan hyvi isaksi siihen, miten pitkaan Durvegqtixin hyddyt kestavat, liittyy joitakin
epévarmuustekij'dité\ qtixin turvallisuusprofiilia pidettiin hyvaksyttavana.

Euroopan ladkevi @atsoi ndin ollen, etta Durveqtixin hy6ty on sen riskeja suurempi ja etta sille
é'a'&/yntilupa EU:ssa.

voidaan myodnt

Durveqtixill %yb’nnetty ehdollinen myyntilupa. Tama tarkoittaa, etta sille on mydnnetty myyntilupa
tavano.mal uppeampien tietojen perusteella, koska kyseisessa kayttdaiheessa hoitovaihtoehtoja on
vain.vé@Virasto arvioi, etta varhaisemman markkinoille saattamisen hyoéty on suurempi kuin

kay littyvat riskit sina aikana, kun ladkkeesta odotetaan lisanayttoad.

i0p’ on toimitettava lisatietoja Durveqtixista. Sen on toimitettava meneilldan olevista tutkimuksista
saadut pitkan aikavalin tiedot ladakkeen tehosta ja turvallisuudesta. Virasto arvioi vuosittain
mahdollisesti saataville tulevat uudet tiedot.
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Miten voidaan varmistaa Durveqtixin turvallinen ja tehokas kaytt6?

Ehdollisen myyntiluvan osana pyydettyjen tietojen lisdksi Durveqtixia markkinoiva yhtié toimittaa
tiedot rekisteripohjaisesta tutkimuksesta, joka tehdaan valmisteella hoidettavilla potilailla valmisteen
pitkaaikaisen turvallisuuden ja tehon tutkimiseksi, seka tiedot pitkaaikaisesta tutkimuksesta.

perehdytysmateriaalia, jossa on tietoa laakkeen pitkan aikavalin vaikutuksiin ja turvallisuu
liittyvista hyodyista, riskeista ja epavarmuustekijoista. Potilaille on annettava myds pot@rtti, jossa
on tietoa terveydenhuollon ammattilaisille siitda, etta potilas on saanut Durveqtix-hoitoa®

Yhti6é toimittaa potilaille tai heitd hoitaville henkildille ja terveydenhuollon ammattilaisille 2@

Suositukset ja varotoimet, joita terveydenhuollon ammattilaisten ja potilaiden o ’% noudattaa,
jotta Durveqtixin kaytto olisi turvallista ja tehokasta, sisdltyvdat myos valmiste vetoon ja
pakkausselosteeseen.

Kuten kaikkien ladkkeiden, myds Durveqtixin kayttoa koskevia tietoja se n jatkuvasti. Durveqtix-
valmisteesta ilmoitetut haittavaikutukset arvioidaan huolellisesti ja kaikkigfarvittavat toimet suoritetaan

potilaiden suojelemiseksi. @

Muita tietoja Durveqtixista

*
*
Lisatietoja Durvegtixista on viraston verkkosivustolla osm%

ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/durveqtix. Q

<
N

*

Durveqtix (fidanakogeenielaparvoveekki)
EMA/264781/2024 Sivu 3/3



