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Hemgenix (etranakogén-dezaparvovek)
A Hemgenix-re vonatkozo attekintés és az EU-ban vald engedélyezésének
indoklasa

Milyen tipusi gyogyszer a Hemgenix és milyen betegségek esetén
alkalmazhatoé?

A Hemgenix a sulyos és kdzepesen sulyos B-tipusi hemofilidban szenvedd feln6ttek kezelésére
alkalmazott gydgyszer. Ez egy 6rokletes vérzési rendellenesség, amelyet a IX-es faktor (a
véralvadashoz és a vérzés megallitdsahoz szlikséges fehérje) hidnya okoz. Olyan feln6tteknél
alkalmazzak, akiknél nem képzddtek inhibitorok (a szervezet természetes védekez6 rendszere altal
termelt fehérjék) a IX-es faktorral szemben.

Mivel a B-tipust hemofilia ,ritkdnak” mindsll, ezért a Hemgenix-et 2018. marcius 21-én ,ritka
betegség elleni gydgyszerré” (orphan drug) mindsitették. Tovabbi informacid a ritka betegség elleni
(orphan) statusszal rendelkez6 gydgyszerekrdl itt talalhatd:
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu-3-18-1999.

A Hemgenix hatdanyaga az etranakogén-dezaparvovek, és a fejlett terapias gydgyszerek egy tipusa,
amelyet ,génterapias gydgyszernek” neveznek. Ez a gydgyszertipus azaltal fejti ki hatasat, hogy
géneket juttat a szervezetbe.

Hogyan kell alkalmazni a Hemgenix-et?

A gydgyszer csak receptre kaphatd. A kezelést a hemofilia és/vagy a vérzési rendellenességek
kezelésében jartas orvos felligyelete alatt kell megkezdeni egy olyan intézményben, amely
megfelelden fel van szerelve az infUzidval 6sszefliggésben fellép6 reakcidk gyors kezelésére.

A Hemgenix-et egy alkalommal, egy-két éran at tartd egyetlen intravénas infuzidban kell beadni. Az
adag a beteg testtomegétdl fligg.

Az infGzié beadasa el6tt a betegen szamos vizsgalatot el kell végezni, beleértve a maj egészségének,
valamint annak a vizsgalatat, hogy a beteg rendelkezik-e inhibitorokkal a IX-es faktorral szemben.
Mivel akar tébb hét is eltelhet a Hemgenix barmilyen hatasanak a jelentkezéséig, a betegeket az
inflzié utan legalabb 3 honapig szoros megfigyelés alatt fogjak tartani annak eldontése érdekében,
hogy sziikségiik van-e tovabbi, a IX-es faktort potld kezelésre.
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A Hemgenix alkalmazasaval kapcsolatban tovabbi informacidért olvassa el a betegtadjékoztatot, illetve
kérdezze meg kezelGorvosat vagy gyogyszerészét.

Hogyan fejti ki hatasat a Hemgenix?

A B-tipusu hemofiliaban szenved6 betegeknél mutacidk (valtozasok) vannak jelen egy olyan génben,
amelyre a szervezetnek szliksége van a IX-es faktor nevl véralvadasi fehérje elGallitdsahoz, és ez a
fehérje aktivitdsanak részleges vagy teljes hianyat eredményezi.

A Hemgenix hatéanyaga - az etranakogén-dezaparvovek - egy olyan viruson alapul, amely a IX-es
faktor elGallitasaért felelés gén példanyait tartalmazza. Amikor beadjak a betegnek, a virus a
majsejtekbe juttatja a IX-es faktor gént, ami lehetGvé teszi, hogy azok elGallitsdk a hianyzd IX-es
faktort, és ezaltal csokkenjenek a vérzéses epizddok.

A gydgyszerben alkalmazott virustipus (adeno-asszocialt virus) nem okoz emberi megbetegedést.

Milyen elonyei voltak a Hemgenix alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

Egy 54, sulyos vagy kdzepesen sulyos B-tipust hemofilidban szenvedé felnétt férfi beteg bevonasaval
végzett vizsgalatban a Hemgenix hatékonyabbnak bizonyult a vérzéses események csékkentésében,
mint a IX-es faktort pdtld kezelés. A vizsgalat a IX-es faktort pétld kezelésben részesllt betegeknél a
Hemgenix-kezelést megel6z6 6 honapos id0szakban tapasztalt vérzéses epizédok szamat hasonlitotta
0ssze a stabil IX-es faktorszint Hemgenix-kezeléssel torténd elérését kdvetd 1 éves id6szakban
tapasztalt szammal. A vizsgalatbdl szarmazo6 adatok azt igazoltédk, hogy a Hemgenix évi 4,2-r6l 1,5-re
csOkkentette a vérzések éves el6forduldasanak aranyat. A vizsgalat azt is megallapitotta, hogy a
Hemgenix hatékonyan noveli a IX-es faktor szintjét: a betegek 96%-anal (54-bdl 52-nél) az inflzid
beadasat kovetden akar 2 évig nem volt szlikség IX-es faktort potlo kezelésre.

Milyen kockazatokkal jar a Hemgenix alkalmazasa?

A Hemgenix leggyakoribb mellékhatasai (10 beteg kézill tobb mint 1-nél jelentkezhet) a fejfajas,
bizonyos majenzimek megemelkedett szintje és az influenzaszer(i tinetek.

A Hemgenix alkalmazasaval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatas teljes felsoroldsa a
betegtajékoztatoban talalhato.

A Hemgenix nem alkalmazhaté olyan személyeknél, akik tulérzékenyek (allergidsak) a készitmény
barmely 6sszetevijével szemben, akik gydgyszerekkel nem kontrollalhatd, aktiv vagy kronikus
(hosszan tarto) fert6zésben, illetve el6érehaladott majfibrézisban vagy majcirrézisban (a maj
hegesedése) szenvednek.

Miért engedélyezték a Hemgenix forgalomba hozatalat az EU-ban?

Az engedélyezés idGpontjaban a sllyos B-tipusi hemofiliaban szenved6 betegeknél egész életen at
tarto, IX-es faktort potld kezelésre volt sziikség. Az egyetlen infuzidban adott Hemgenix legalabb 2
éven keresztil hatasos volt a vérzés megel6zésében, lehetdvé téve ezaltal a betegek szamara, hogy
abbahagyjak a IX-es faktort potlo kezelést, ezaltal csokkentve a betegség kezelése altal okozott terhet.
Van némi bizonytalansag azzal kapcsolatban, hogy mennyi ideig tart a Hemgenix el6ny6s hatasa, mivel
a f6 vizsgalatban csak kis szamu betegnél és legfeljebb 2 éven at értékelték a kezelésre adott valaszt.
Bar a hosszu tavu biztonsdgossagi adatok korlatozottak voltak, a biztonsagosséagi profilt
elfogadhaténak tartottak.
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A Hemgenix-et ,feltételes forgalombahozatali engedéllyel” engedélyezték. Ez azt jelenti, hogy az
Eurdpai Gydgyszerligynokség megallapitotta, hogy a Hemgenix alkalmazasanak elényei meghaladjak a
kockazatokat, de a vallalatnak az engedélyezést kévetben tovabbi bizonyitékokat kell benyujtania.

A feltételes engedélyt a szokasosan eldirtaknal kevésbé atfogd adatok alapjan adjak ki olyan
gyogyszerek esetében, amelyek egyes sulyos betegségek kezelésére vonatkozdan kielégitetlen
gyogyszerigényt elégitenek ki, és amennyiben a rendelkezésre allas elényei meghaladjak a gydgyszer
alkalmazasaval jard kockazatokat addig is, amig tovabbi bizonyitékokra kell varni. Az Eurdpai
Gydégyszerigynokség évente felllvizsgal minden Ujonnan hozzaférhetd informaciot mindaddig, amig az
adatok atfogova nem valnak, és szlilkség esetén aktualizalja ezt az attekintést.

Milyen informacidok varhatok még a Hemgenix-szel kapcsolatban?

Mivel a Hemgenix forgalomba hozatalat feltételes forgalombahozatali engedéllyel engedélyezték, a
gydgyszert forgalmazd vallalat tovabbi adatokat fog benyujtani sllyos vagy kézepesen sulyos B-tipusu
hemofilidban szenved6 betegeknél a gydgyszer hosszu tadvu biztonsagossagara és hatdsossagara
vonatkozo, folyamatban Iévé vizsgalatokbdl, beleértve a valasz fennmaradasanak idGtartamat is. A
vallalat a Hemgenix-szel kezelt betegek nyilvantartasabdl szarmazd adatokat is be fog nyujtani a
gyogyszer hosszU tavu biztonsdgossaganak és hatdsossaganak vizsgalatahoz.

Milyen intézkedések vannak folyamatban a Hemgenix biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabol?

A Hemgenix-et forgalmazo vallalat oktatéanyagokat fog biztositani a betegek, illetve gondozdik,
valamint az egészségligyi szakemberek szamara, amelyek a gyogyszer elényeire, kockazataira,
valamint a hosszu tavu hatasaival és biztonsagossagaval kapcsolatos bizonytalansagokra vonatkozé
informacidkat tartalmaz. A betegeknek betegkartyat is kell adni, amellyel tdjékoztatni tudjak az
egészségligyi szakembereket arrél, hogy Hemgenix-szel kezelték dket.

A Hemgenix biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségiigyi szakemberek és a
betegek altal kovetendd ajanlasok és ovintézkedések szintén feltlintetésre kertltek az alkalmazasi
elGirasban és a betegtajékoztatoban.

A Hemgenix alkalmazasaval kapcsolatban felmeril6 informacidkat — hasonléan minden mas
gyogyszerhez - folyamatosan figyelemmel kisérik. A Hemgenix alkalmazasaval 6sszefliggésben
jelentett feltételezett mellékhatdsokat gondosan értékelik, és a biztonsagos és hatékony alkalmazas
érdekében a szlikséges intézkedéseket meghozzak.

A Hemgenix-szel kapcsolatos egyéb informacio

A Hemgenix-szel kapcsolatban tovabbi informacié az Eurdpai Gyogyszerligynokség honlapjan talalhato:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/hemgenix
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