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Hemgenix (etranakogeenidetsaparvoveekki)
Yleistiedot Hemgenix-valmisteesta seka siita, miksi se on hyvaksytty EU:ssa

Mita Hemgenix on ja mihin sita kaytetaan?

Hemgenix on ladke aikuisten vaikean ja kohtalaisen vaikean B-hemofilian hoitoon. Tata perinndllista
verenvuotosairautta aiheuttaa hyytymistekija IX:n puute. Hyytymistekija IX on proteiini, jota tarvitaan
verihyytymien muodostumiseen verenvuodon tyrehdyttamiseksi. Laakevalmistetta annetaan aikuisille,
joille ei kehity hyytymistekija IX:n estdjia (elimistdén luonnollisen puolustusjarjestelman tuottamia
proteiineja).

B-hemofilia on harvinainen sairaus, ja Hemgenix nimettiin harvinaislaakkeeksi (harvinaisten
sairauksien hoidossa kaytettava lddke) 21. maaliskuuta 2018. Lisda tietoa harvinaisldadkkeista 16ytyy
taalta: https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu-3-18-1999.

Hemgenix-valmisteen vaikuttava aine on etranakogeenidetsaparvoveekki, ja se on pitkalle kehitetyssa
terapiassa kaytettava geenihoitovalmiste. Téllaiset ladakkeet vaikuttavat kuljettamalla geeneja
elimistoon.

Miten Hemgenixia kaytetaan?

Ladkevalmiste on reseptiladke. Hoito on aloitettava sellaisen laakarin valvonnassa, jolla on kokemusta
hemofiliasta ja/tai verenvuotosairauksista. Hoidon on tapahduttava paikassa, jossa on valmiudet
hoitaa nopeasti infuusiosta mahdollisesti aiheutuvia reaktioita.

Hemgenix annetaan kerran yhtena 1-2 tuntia kestdvana infuusiona (tiputuksena) laskimoon. Annos
maaraytyy potilaan painon mukaan.

Ennen infuusion antamista potilaalle tehdaan useita testeja, kuten maksan toimintaa koskevia
tutkimuksia ja tutkimuksia sen selvittdmiseksi, onko potilaalla hyytymistekija IX:n estdjia. Kestaa
useita viikkoja ennen kuin Hemgenixin vaikutukset on ndhtavissa. Potilaita seurataankin tiiviisti
vahintdan kolmen kuukauden ajan infuusion antamisen jalkeen, jotta voidaan paattaa, onko
hyytymistekija IX:n muu korvaushoito tarpeen jatkossa.

Lisatietoja Hemgenixin kaytdsta saa pakkausselosteesta, |ddakarilta tai apteekista.
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Miten Hemgenix vaikuttaa?

B-hemofiliaa sairastavilla potilailla on mutaatioita (muutoksia) geenissd, jota elimistd tarvitsee
valmistaakseen verta hyydyttavaa proteiinia, hyytymistekija IX:aa. Mutaation seurauksena
hyytymistekija IX toimii vain osittain tai ei lainkaan.

Hemgenix-valmisteen vaikuttava aine etranakogeenidetsaparvoveekki perustuu virukseen, joka
sisaltaa kopioita hyytymistekija IX:aa valmistavasta geenistd. Potilaalle annettu virus kuljettaa
hyytymistekija IX -geenin maksasoluihin, jolloin ne voivat tuottaa puuttuvaa hyytymistekija IX:aa ja
siten vahentaa verenvuototapahtumia.

Laakevalmisteessa kaytetty virustyyppi (AA-virus) ei aiheuta sairautta ihmisessa.

Mita hyotya Hemgenixista on havaittu tutkimuksissa?

Tutkimuksessa, johon osallistui 54 vaikeaa tai kohtalaisen vaikeaa B-hemofiliaa sairastavaa aikuista
miespotilasta, Hemgenix vahensi verenvuototapahtumia tehokkaammin kuin hyytymistekija IX:n
korvaushoito. Tutkimuksessa verrattiin niiden verenvuototapahtumien maaraa, joita potilailla oli ollut
kuusi kuukautta kestaneen hyytymistekija IX:n korvaushoidon aikana ennen Hemgenix-hoitoa, siihen
maaraan tapahtumia, joita oli esiintynyt vuoden kuluessa sen jdlkeen, kun hyytymistekija IX:n
pitoisuudet olivat vakiintuneet Hemgenix-hoidolla. Tutkimuksen tiedot osoittivat, ettd Hemgenix
vahensi verenvuotojen maaraa 4,2 kerrasta 1,5 kertaan vuodessa. Tutkimuksessa havaittiin myds, etta
Hemgenix lisdsi tehokkaasti hyytymistekija IX:n pitoisuutta. Potilaista 96 prosenttia (52 potilasta
54:std) ei tarvinnut hyytymistekija IX:n korvaushoitoa kahteen vuoteen Hemgenix-infuusion jalkeen.

Mita riskeja Hemgenixiin liittyy?

Hemgenixin yleisimmat haittavaikutukset (joita saattaa aiheutua useammalle kuin 1 potilaalle 10:sta)
ovat paansarky, tiettyjen maksaentsyymien pitoisuuden kokoaminen ja flunssan kaltaiset oireet.

Pakkausselosteessa on luettelo kaikista Hemgenixin haittavaikutuksista.

Hemgenix-valmistetta ei saa antaa henkildille, jotka ovat yliherkkia (allergisia) jollekin sen
valmistusaineelle, joilla on aktiivinen tai krooninen (pitkdaikainen) infektio, joka ei ole ladkityksella
hallinnassa, tai joilla on edennyt maksafibroosi tai maksakirroosi (maksan arpeutuminen).

Miksi Hemgenix on hyvaksytty EU:ssa?

Myyntiluvan myodntamishetkelld vaikeaa B-hemofiliaa sairastavat potilaat tarvitsivat elinikdista
hyytymistekija IX:n korvaushoitoa. Yhtena infuusiona annettu Hemgenix ehkaisi tehokkaasti
verenvuotoa vahintdan kahden vuoden ajan, ja potilaat pystyivat lopettamaan hyytymistekija IX:n
korvaushoidon. Tama vahensi hoidon kuormittavuutta. Hemgenixista saatavan hydédyn kestoon liittyy
joitakin epavarmuustekijoita, koska paatutkimuksessa arvioitiin vastetta pienella maaralla potilaita
kahden vuoden ajan. Vaikka pitkdn aikavalin turvallisuustietoja oli vahan, turvallisuusprofiilia pidettiin
hyvaksyttavana.

Hemgenix sai ns. ehdollisen myyntiluvan. Tama tarkoittaa sita, ettda Euroopan laakevirasto katsoi, etta
Hemgenixistd saatava hyo6ty on sen riskeja suurempi, mutta yhtién on toimitettava liséa nayttoa
myyntiluvan myéntamisen jalkeen.

Ehdollinen myyntilupa myénnetaan tavanomaista vahaisempien tietojen perusteella. Se mydnnetaan
sellaisten vakavien sairauksien hoitoon tarkoitetuille 1adakkeille, joihin on vain vdhan hoitovaihtoehtoja,
ja kun varhaisemman markkinoille saattamisen hydty on suurempi kuin kayttéon liittyvat riskit sina
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aikana, kun ladkkeista odotetaan lisandyttéa. Euroopan lddkevirasto arvioi mahdollisesti saatavat
uudet tiedot vuosittain, kunnes tiedot ovat kattavat, ja paivittaa tatd yhteenvetoa tarvittaessa.

Mita tietoja ladkevalmisteesta odotetaan viela saatavan?

Koska Hemgenixille on annettu ehdollinen myyntilupa, ladkettd markkinoiva yhtio toimittaa lisatietoja
meneilldaan olevista tutkimuksista, jotka koskevat ladkkeen pitkaaikaista turvallisuutta ja tehoa, kuten
hoitovasteen kestoa, potilailla, joilla on vaikea tai kohtalaisen vaikea B-hemofilia. Yhtio toimittaa myos
tietoa rekisteristd, jossa on tietoa Hemgenix-hoitoa saaneista potilaista, sen pitkaaikaisen
turvallisuuden ja tehon tutkimista varten.

Miten voidaan varmistaa Hemgenixin turvallinen ja tehokas kaytto?

Hemgenix-valmistetta markkinoiva yhtid toimittaa potilaille tai heidan hoitajilleen ja terveydenhuollon
ammattilaisille perehdytysmateriaalia, joka sisaltda tietoa ladkkeen pitkaaikaisvaikutuksiin ja
turvallisuuteen liittyvista hyddyista, riskeista ja epavarmuustekijoista. Potilaille on annettava myds
potilaskortti, jossa on tietoa terveydenhuollon ammattilaisille siita, etta potilas on saanut Hemgenix-
hoitoa.

Suositukset ja varotoimet, joita terveydenhuollon ammattilaisten ja potilaiden on syyta noudattaa,
jotta Hemgenixin kaytto olisi turvallista ja tehokasta, siséltyvat myoés valmisteyhteenvetoon ja
pakkausselosteeseen.

Kuten kaikkien ladkkeiden, myds Hemgenixin kayttda koskevia tietoja seurataan jatkuvasti.
Hemgenixista ilmoitetut haittavaikutukset arvioidaan huolellisesti ja kaikki tarvittavat toimet
suoritetaan potilaiden suojelemiseksi.

Muita tietoja Hemgenix-valmisteesta

Lisda tietoa Hemgenixista on viraston verkkosivustolla osoitteessa
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/hemgenix
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