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Durvegqtix (fidanakogén elaparvovek) 9
A Durveqtix-re vonatkozé attekintés és az EU-ban vald en%&élyezésének
indoklasa o)

&
Milyen tipusi gydgyszer a Durveqtix és milyen bet@ngégek esetén
alkalmazhaté6? N

%

A Durveqtix a sllyos és koézepesen sulyos, B tipust hemofilia szenvedo felnbttek kezelésére

alkalmazott gyogyszer. Ez egy 6rokletes vérzési rendeIIeneé\gg, amelyet a IX-es faktor (a

véralvadashoz és a vérzés megallitdsdhoz szlikséges fg)é@) hidnya okoz. Olyan felnGtteknél

alkalmazzak, akiknél nem alakultak ki inhibitorok (a szervezet természetes védekezd rendszere altal
ém

EMA/264781/2024
EMEA/H/C/004774

termelt fehérjék) a IX-es faktorral szemben, és aki m rendelkeznek antitestekkel a gydgyszerben
talalhatd virus ellen (lasd a gyégyszer hatésmec@w usarol szél6 pontot).

A Durveqtix hatéanyaga a fidanakogén elap \@ek, amely egy ,génterapias készitménynek” nevezett
fejlett terapias gydgyszertipus. Ez a gydégy tipus azaltal fejti ki hatasat, hogy géneket juttat a
szervezetbe. k

O

Hogyan kell alkalmazni a Durveqtix-et?

A Durveqtix csak receptre kap QA kezelést a hemofilia kezelésében tapasztalt orvosnak olyan
kérnyezetben kell beadnia, a&kaz inflzidval kapcsolatos reakciok kezelésére azonnal rendelkezésre all
a szakszemélyzet és a felszen lés.

N
A Durvegtix-et egysz‘er%%ijlbelm egy 6ran at tartd, egyetlen vénas inflziéban kell beadni. Az adag a
beteg testtomegétdl ngg

A Durveqtix alka@széséval kapcsolatban tovabbi informacidért olvassa el a betegtdjékoztatdt, illetve
kérdezze meg%kk}eléorvosét vagy gyogyszerészét.

Hogy?r@iti ki hatasat a Durveqtix?

AB ti@u hemofilidban szenved6 betegeknél mutacidk (elvaltozasok) vannak jelen abban a génben,
ame a szervezetnek sziiksége van a IX-es véralvadasi fehérje faktor el6allitasahoz, ami a IX-es
f&br aktivitasanak cstkkenését vagy hianyat eredményezi. Elegendé 1X-es faktor nélkil nem
megfeleld a véralvadas a vérzés csillapitasara.
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A Durveqtix hatéanyaga, a fidanakogén elaparvovek egy olyan viruson alapul, amelyet ugy
modositottak, hogy tartalmazza a IX-es faktor elGallitasaért felelés gén masolatat. Amikor beadjak a
betegnek, a virus a majsejtekbe juttatja a IX-es faktor gént, ami lehet6vé teszi, hogy azok elballitsak a
hianyzo IX-es faktort, és ezaltal csokkenjenek a vérzéses epizddok.
S

Az ebben a gydgyszerben alkalmazott virustipus (Rh74 szerotipusu adeno-asszocialt virus) né@ okoz
az emberben megbetegedést. Q%
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Milyen elényei voltak a Durveqtix alkalmazasanak a vizsgélato&s an?

Egy 45, sulyos vagy kézepesen sulyos, B tipust hemofilidban szenvedoé férfi rész @tlével végzett 6
vizsgalat azt mutatta, hogy a Durveqtix a vérzések szamanak csbkkentésében‘h@ ékonyabb, mint a
rendszeres, megel6zG6, IX-es faktort potld kezelés. b

A vizsgalatban a Durveqtix alkalmazasat megel6z6 6 honapos idészakba %ﬁdszeres, megeldzd, IX-es
faktort potld kezelésben részeslilt betegek vérzéses epizddjainak sza urveqtix alkalmazasat
kévetSen harom hénappal kezd3dd, 1 éves idészakban megfigyelt efizédok szamaval hasonlitottak
Ossze. Az adatok azt mutattak, hogy a Durveqtix hatdsosan nbvef(&a IX-es faktor szintjét, és évi 4,50-
rél 1,44-ra csokkentette az éves vérzési aranyt. A Durveqtix- égzett kezelést kovetben legalabb 2
évig a betegek korilbelll 60%-anal (45-b6l 27-nél) nem jele@(ezett vérzés.

Milyen kockazatokkal jar a Durveqtix alkdgazésa?

A Durveqtix alkalmazasaval kapcsolatban jeIentetgb@'es mellékhatds és a korlatozasok teljes
felsorolasa a betegtajékoztatoban talalhato.

A Durveqtix leggyakoribb mellékhatasai (10 t@g kozul tobb mint 1-nél jelentkezhet) kozé tartozik a
bizonyos majenzimek (transzaminazok) me@melkedett szintje.

A Durvegtix nem alkalmazhato olyan s elyeknél, akik tulérzékenyek (allergidsak) a készitmény
barmely 6sszetevijével szemben, ak aktiv fert6zés all fenn, amely akut (révid tavu) fert6zés,
vagy gyogyszerek altal nem szabalyezott krénikus (hosszu tavu) fert6zés, illetve akik el6rehaladott
majfibrozisban vagy cirrézisbamﬁmaj hegesedése) szenvednek.

Miért engedélyezté@urveqtix forgalomba hozatalat az EU-ban?
N\

Az engedélyezés id6pontjaban a sulyos B tipusi hemofilidban szenved6 betegek esetében a legtébb
kezelési lehetbség e @; életen at tartd, IX-es fakort potld, gyakori kezelést jelentett. Az egyetlen
infazioként adott eqtix legalabb két éven keresztll hatasosnak bizonyult a vérzés megel6zésében,
ami lehetové te @ betegek tobbségénél a megel6z6, IX-es faktort pétld kezelés ledllitasat.
Ugyanakkor ré{egyezték, hogy a f6 vizsgdlatban részt vev6 egyes betegeknél Ujra kellett kezdeni a
megel6z0, %s faktort potlo kezelést, mivel a Durveqtix nem volt elég hatasos szamukra. Ezenkivil
fennall né izonytalansag azzal kapcsolatban, hogy mennyi ideig tartanak a Durveqtix

alkalm anak elényei. A Durveqtix biztonsagossagi profiljat elfogadhaténak tartottak.

Az EUr@pai Gyogyszerligynokség megallapitotta, hogy a Durveqtix alkalmazasanak el6nyei
ghaladjak a kockazatokat, ezért a gyogyszer alkalmazasa az EU-ban engedélyezhetd.

|II

A Durveqtix-et ,feltételes forgalombahozatali engedéllyel” engedélyezték. Ez azt jelenti, hogy a
feltételes forgalombahozatali engedélyt a szokdsosan elbirtaknal kevésbé atfogd adatok alapjan adjak
ki olyan gydgyszerek esetében, amelyek egyes sulyos betegségek kezelésére vonatkozdan kielégitetlen
gydgyszerigényt elégitenek ki. Az Ugyndkség ugy véli, hogy a gydgyszer korabbi rendelkezésre
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allasanak elényei meghaladjak a gydgyszer alkalmazasaval jard kockazatokat addig is, amig tovabbi
bizonyitékokra kell varni.

A vallalatnak tovabbi adatokat kell szolgaltatnia a Durveqtix-rél. A vallalatnak a folyamatban 1évé
vizsgalatokbol szarmazd, a gyogyszer hatdsossagara és biztonsagossagara vonatkozd hosszu tavu
adatokat kell benytjtania. Az Ugynékség évente feliilvizsgal minden Gjonnan hozzaférhetd inf‘qrr@qét.

Milyen intézkedések vannak folyamatban a Durveqtix biztonsagos ?1/3\/
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabol? 0)
<

A feltételes forgalombahozatali engedély folyamatanak részeként kért adatok mellet urveqtix-et
forgalmazo vallalat a gydgyszerrel kezelt betegekkel végzett, regiszteralapu vizsg@tbél szarmazod
adatokat is rendelkezésre fog bocsatani a gydgyszer hosszu tavu biztonsagossaganak és
hatasossaganak tanulmanyozasa céljabdl, valamint egy hossz( tavu vizsgélaﬁé‘szérmazé adatokat.

A vallalat a betegek, illetve gondozdik, valamint az egészségligyi szakem szamara
oktatéanyagokat fog biztositani, amelyek a gydgyszer elényeire, kockéz@ra, valamint a hosszu tavu
hatasaival és biztonsdgossagaval kapcsolatos bizonytalansagokra vog{@ozé informacidkat
tartalmaznak. A betegeknek betegkartyat is kell adni, amellyel téjik atni tudjak az egészségligyi
szakembereket arrél, hogy Durveqtix-szel kezelték 6ket. @

A Durveqtix biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekéberfy egészségligyi szakemberek és a
betegek altal kbvetends ajanlasok és dvintézkedések szin@leltﬂntetésre kertltek az alkalmazasi
el6irdsban és a betegtajékoztatoban. \Q

A Durveqtix alkalmazasaval kapcsolatban felmertld i@rméciékat - hasonldéan minden mas
gyogyszerhez - folyamatosan figyelemmel kiséri urvegtix alkalmazasaval 6sszefliggésben
jelentett feltételezett mellékhatasokat gondosa ékelik, és a biztonsagos és hatékony alkalmazas
érdekében a sziikséges intézkedéseket meg k.

A Durveqtix-szel kapcsolatos {géb informacio

®)

A Durvegtix-szel kapcsolatban tovabbi‘tnformacié az Eurdpai Gyogyszeriigynokség honlapjan taladlhato:
ema.europa.eu/medicines/huma R/durveqtix.
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