EUROPEAN MEDICINES AGENCY

SCIENCE MEDICINES HEALTH

EMA/672434/2022
EMEA/H/C/005830

Roctavian (valoktokogén roxaparvovek)
A Roctavian-ra vonatkozo attekintés és az EU-ban vald engedélyezésének
indoklasa

Milyen tipusil gydgyszer a Roctavian és milyen betegségek esetén
alkalmazhaté6?

A Roctavian a VIII-as faktorként ismert véralvadasi fehérje hianya miatt kialakuld 6rokletes
vérzékenységben, A-tipusi hemofilidban szenved6 betegek kezelésére alkalmazott gydgyszer. Olyan
feln6tteknél alkalmazzak, akik szervezetében nincsenek jelen a VIII-as faktor elleni inhibitorok
(antitestek), illetve nem rendelkeznek az 5-0s szerotipusl adeno-asszocialt virus (AAV5) elleni
antitestekkel.

A Roctavian hatéanyaga a valoktokogén roxaparvovek, és a fejlett terapias gyogyszerek egy tipusa,
amelyet ,génterapias gydgyszernek” neveznek. Ez a gydgyszertipus azaltal fejti ki hatasat, hogy
géneket juttat a szervezetbe.

Mivel az A-tipusu hemofilia ,ritkdnak” mindsul, ezért a Roctavian-t 2016. marcius 21-én ,ritka
betegség elleni gydgyszerré” (orphan drug) mindsitették. Tovabbi informacié a ritka betegség elleni
(orphan) statusszal rendelkez6 gyogyszerekrdl itt talalhatd: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/EU3161622.

Hogyan kell alkalmazni a Roctavian-t?

A gyodgyszer csak receptre kaphatd, és a kezelést a hemofilia vagy a vérzési rendellenességek
kezelésében tapasztalattal rendelkez6 orvos feligyelete alatt kell megkezdeni. A gydgyszert olyan
|étesitményben kell beadni, amely megfeleléen felszerelt az inflzidval 6sszefiiggésben fellépd reakciok
gyors kezelésére.

A Roctavian-t véndasan adjak be tobb 6ran at tarté egyetlen inflzid (cseppinfuzid) formajaban. Az adag
a beteg testtomegétol fligg. El6fordulhat, hogy a betegek az infuzidval dsszefiiggésben felmertld
reakcidk kockazatanak csokkentésére mas gydgyszereket is kapnak.

A Roctavian alkalmazasaval kapcsolatban tovabbi informacidért olvassa el a betegtajékoztatot, illetve
kérdezze meg kezel6orvosat vagy gyodgyszerészét.
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Hogyan fejti ki hatasat a Roctavian?

A Roctavian-t egy olyan virusbdl (AAV5) allitjak el6, amelyet Ugy moddositottak, hogy tartalmazza a
VIII-as faktor génjét, amely az A-tipust hemofilidban szenvedd betegeknél hidnyzik. A betegnek
torténd beadasat kévetden a virus varhatdéan bejuttatja a VIII-as faktor gént a majsejtekbe, ezaltal
hosszu id6re képessé teszi azokat a hidanyzoé VIII-as faktor el6allitdsara. Ett6l varjak a vérzési
rendellenesség szabalyozasat.

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

Milyen el6nyei voltak a Roctavian alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

Egy f6 vizsgalatban, amelyben 134, sulyos A-tipusti hemofilidban szenvedd, felnott férfi beteg vett
részt, azt talaltdk, hogy a Roctavian hatdsos volt a VIII-as faktor aktivitdsanak novelésében, és hogy
ez a novekedés legalabb 2 évig fennmaradt. 104 héttel a gydgyszer egyszeri adagjanak beadasa utan
a betegek 75,4%-anal a VIII-as faktor atlagos aktivitasi szintje legalabb 5 nemzetkézi egység/dl
(NE/dL) volt, ami enyhe hemofilidnak megfelel6 érték. Ezenfellil a vérzéses epizddok éves szama
85,5%-kal cstkkent, a VIII-as faktort pétlo tovabbi kezelésre pedig 97,5%-kal kisebb aranyban volt
szlkség.

Milyen kockazatokkal jar a Roctavian alkalmazasa?

A Roctavian leggyakoribb mellékhatasai (melyek 10 beteg kézlil tobb mint 3-nal jelentkezhetnek) az
alanin-aminotranszferaz és az aszpartat-aminotranszferdaz majenzimek emelkedett szintje (a
lehetséges majproblémak jelei), a laktat-dehidrogenaz enzim emelkedett szintje (a lehetséges
szOvetkarosodas jele), a hanyinger és a fejfajas. A Roctavian alkalmazasaval kapcsolatban jelentett
O0sszes mellékhatas teljes felsoroldsa a betegtajékoztatoban talalhaté.

A Roctavian nem alkalmazhaté olyan személyeknél, akik tulérzékenyek (allergidsak) a készitmény
barmely 6sszetevijével szemben, illetve akik gydgyszerekkel nem kontrolldlhatd, aktiv vagy krdnikus
(hosszan tartd) fert6zésben, jelentés mértékld majfibrézisban vagy majcirrézisban (a maj hegesedése)
szenvednek.

Miért engedélyezték a Roctavian forgalomba hozatalat az EU-ban?

Az A-tipusu hemofilidban szenved6 betegeknél a hianyzo VIII-as faktor potlasa vagy utanzasa
érdekében hetente vagy havonta egy vagy tébb injekcidval végzett, egész életen at tartd kezelésre van
szlikség. A Roctavian hatasosnak bizonyult a VIII-as faktor aktivitasi szintjének novelésében az A-
tipust hemofilidban szenved6 betegeknél, és ez az emelkedés legalabb 2 évig fenntarthaté. Az Eurdpai
Gydgyszeriigynokség tovabba ugy vélte, hogy mivel a Roctavian-t egyszeri infuziéként adjak be,
legalabb 2 évig csokkentené a sulyos A-tipusd hemofilidban szenvedd betegek kezelési terheit. Bar a
hosszu tavu biztonsagossagi adatok korlatozottak, a biztonsagossagi profilt elfogadhatdénak tartottak.

A Roctavian-t ,feltételes forgalombahozatali engedéllyel” engedélyezték. Ez azt jelenti, hogy az
Ugyndkség megallapitotta, hogy a Roctavian alkalmazasanak el6nyei meghaladjék a kockazatokat, de
a vallalatnak az engedélyezést kdvetben tovabbi bizonyitékokat kell benyujtania.

A feltételes engedélyt a szokasosan eldirtaknal kevésbé atfogd adatok alapjan adjak ki. Olyan
gyogyszerek esetén adjak, amelyek kielégitetlen orvosi igényt elégitenek ki egyes sulyos betegségek
kezelésére, és amennyiben a rendelkezésre allas elényei meghaladjak a gyogyszer alkalmazasaval jaro
kockazatokat addig is, amig tovabbi bizonyitékokra kell varni. Az Ugynékség évente feliilvizsgal
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minden Ujonnan hozzaférhetd informaciot, amig az adatok atfogéva nem valnak, és sziikség esetén
aktualizalja ezt az attekintést.

Milyen informaciok varhaték még a Roctavian-nal kapcsolatban?

Mivel a Roctavian-t feltételesen engedélyezték, a Roctavian-t forgalmazd vallalat tovabbi adatokat fog
benyujtani a sulyos A-tipusi hemofilidban szenvedd betegeknél a gyogyszer hosszu tavu
biztonsagossagara és hatasossagara vonatkozo, folyamatban Iévé vizsgalatokbdl, és vizsgalatot fog
végezni arra vonatkozdan, hogy a majproblémak elkerilése érdekében melyik a legjobb id6pont a
kortikoszteroid kezelés megkezdésére ezeknél a betegeknél. A vallalat a Roctavian-nal kezelt betegek
nyilvantartasabdl szarmazo adatokat is be fog nyujtani a gydgyszer hosszu tava biztonsagossaganak
és hatdsossaganak vizsgalatahoz.

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

A Roctavian-t forgalmazé vallalat a betegek és az egészségligyi szakemberek szamara oktatdéanyagot
fog biztositani, amely ismerteti a gydgyszer eldonyeit, kockazatait, valamint a hosszu tava hatasaival
kapcsolatos bizonytalansagokat. A betegek egy betegkartyat is kapnak, hogy tajékoztatni tudjak az
egészségligyi szakembereket arrdl, hogy az A-tipusu hemofilia kezelésére Roctavian-t kaptak.

A Roctavian biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségligyi szakemberek és a
betegek altal kovetends ajanlasok és dvintézkedések szintén feltlintetésre kertiltek az alkalmazasi
el6irdsban és a betegtajékoztatoban.

A Roctavian alkalmazasaval kapcsolatban felmerul6 informacidkat — hasonléan minden mas
gyogyszerhez - folyamatosan figyelemmel kisérik. A Roctavian alkalmazasaval dsszefiiggésben
jelentett feltételezett mellékhatasokat gondosan értékelik, és a biztonsagos és hatékony alkalmazas
érdekében a sziikséges intézkedéseket meghozzak.

A Roctavian-nal kapcsolatos egyéb informacio

A Roctavian-nal kapcsolatban tovabbi informacié az Eurdpai Gydgyszerligynokség honlapjan taldlhato::
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/roctavian.
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