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Durveqtix (fidanakogen elaparwowek) Q
Przeglad wiedzy na temat leku Durveqtix i uzasadnienie udégjenia
pozwolenia na dopuszczenie do obrotu w UE é\/

QQ

Czym jest lek Durveqtix i w jakim celu sie go stos@

Durveqtix jest lekiem stosowanym w leczeniu oséb dorostych z (qui umiarkowanie ciezka postacig
hemofilii B — dziedzicznym zaburzeniem krzepniecia krwi wynikajacym z niedoboru czynnika IX (biatka
potrzebnego do wytwarzania skrzepéw krwi w celu zatrzymas a krwawienia). Lek stosuje sie u 0séb
dorostych, u ktérych nie wytworzyly sie inhibitory (biat (u\ytwarzane przez naturalne sity obronne
organizmu) przeciwko czynnikowi IX oraz u ktérych n stepuja przeciwciata przeciwko wirusowi
zawartemu w leku (zob. punkt dotyczacy dziatania

Substancja czynng zawartg w leku Durveqtix jest fidanakogen elaparwowek. Jest to rodzaj leku do
zaawansowanego leczenia, zwany ,produkte apii genowej”. Jest to rodzaj leku, ktérego dziatanie
polega na wprowadzaniu genow do organi@u.

Jak stosowac lek Durveqtix @0)

Lek wydawany na recepte. Lecze '/\musi by¢ podawane przez lekarza majacego doswiadczenie w
leczeniu hemofilii. Leczenie nal DQrowadzic’: w wyspecjalizowanej placéwce, ktdra jest wyposazona w
urzadzenia do szybkiego Iec&ia mozliwych reakcji zwigzanych z wlewem.

Lek Durveqtix podaje sig@orazowo w postaci pojedynczego wlewu (kroplowki) do zyty trwajacego
okoto godziny. Dawkas y od masy ciata pacjenta.

Wiecej informacji oébpsobie stosowania leku Durveqtix znajduje sie w Ulotce dla pacjenta lub udzieli
ich lekarz lub fa@a euta.

Jak dziata(lek Durveqtix

U pacje-(o;w z hemofilig B wystepujg mutacje (zmiany) w genie, ktérego organizm potrzebuje do
wytw nia biatka odpowiedzialnego za krzepniecie krwi (czynnika IX), co prowadzi do zmniejszenia

stézeéma lub braku aktywnosci czynnika IX. Brak wystarczajacej ilosci czynnika IX sprawia, ze krew nie
é stanie prawidtowo krzepna¢ w celu kontrolowania krwawienia.
Q ubstancja czynna leku Durveqtix, fidanakogen elaparwowek, jest oparta na wirusie, ktory zostat

zmodyfikowany w taki sposdb, aby zawierat kopie genu odpowiedzialnego za wytwarzanie czynnika IX.
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Po podaniu pacjentowi wirus przenosi gen czynnika IX do komérek watroby, co umozliwia im
wytworzenie brakujacego czynnika IX i tym samym zmniejszenie liczby epizoddéw krwawienia.

N

Typ wirusa stosowanego w tym leku (wirus zwigzany z adenowirusem serotypu Rh74) nie wywo’r@
choroby u ludzi.

Korzysci ze stosowania leku Durveqtix wykazane w badaniach @)

W badaniu gtéwnym z udziatem 45 mezczyzn z ciezka lub umiarkowanie ciezkg postagtg hemofilii B
wykazano, ze lek Durveqtix jest skuteczniejszy w zmniejszaniu liczby krwawien niz wegularnej
profilaktycznej terapii zastepczej czynnikiem IX. Qj

W badaniu poréwnano liczbe epizoddéw krwawienia wystepujacych u pacjento ddanych regularnej
profilaktycznej terapii zastepczej czynnika IX w okresie 6 miesiecy przed p ciem leku Durveqtix z
liczbg epizoddéw krwawienia wystepujacych w okresie 1 roku, liczonym po@awszy od 3 miesiecy po
otrzymaniu leku Durveqtix. Dane wykazaty, ze lek Durveqtix skutecznj iekszat stezenie czynnika IX
i zmniejszat roczny wskaznik krwawien z 4,50 do 1,44 krwawienia r, ie. U okoto 60% (27 z 45)
pacjentdw nie wystgpito krwawienie przez co najmniej 2 lata po ;ﬁtosowaniu leku Durveqtix.

Ryzyko zwigzane ze stosowaniem leku Durv%| iX

Petny wykaz dziatan niepozadanych i ograniczen zwia_za%ﬁ ze stosowaniem leku Durveqtix znajduje
sie w Ulotce dla pacjenta. \

Najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze st@vaniem leku Durveqtix (mogace wystapi¢ u wiecej
niz 1 na 10 pacjentéw) obejmuja zwiekszone st ie niektérych enzymow watrobowych
(transaminazy).

Leku Durveqtix nie wolno podawac osoborQJ ktérych wystepuje nadwrazliwos¢ (alergia) na
ktorykolwiek ze sktadnikéw leku, u ktér: wystepuje czynne zakazenie w postaci ostrego
(krétkotrwatego) lub przewlektego (d trwatego) zakazenia, ktére nie jest kontrolowane przez
zastosowanie lekdw, lub u ktérych Wystepuje zaawansowane zwidknienie watroby lub marskosé¢
watroby (bliznowacenie wqtrot@.’o

Podstawy dopuszczeﬂ;a do obrotu leku Durveqtix w UE

W chwili dopuszczenia derotu wiekszos¢ opcji leczenia pacjentéw z ciezkg postaciag hemofilii B
obejmowata czeste s wanie terapii zastepczej czynnikiem IX przez cate zycie. Wykazano, ze lek
Durveqtix, podawa@ jednorazowym wlewie, skutecznie zapobiega krwawieniom przez okres co
najmniej 2 lat, zliwiajac w ten sposdb wiekszosci pacjentdow przerwanie profilaktycznej terapii
zastepczej cz ikiem IX. Zauwazono jednak, ze niektorzy pacjenci biorgcy udziat w badaniu gtdéwnym
musieli wz ¢ profilaktyczna terapie zastepcza czynnikiem IX, poniewaz lek Durveqtix w ich
przypadku ie dziatat wystarczajaco skutecznie. Ponadto istniejg pewne watpliwosci co do tego, jak
d’rugo@iysu ze stosowania leku Durveqtix sie utrzymujg. Profil bezpieczenstwa leku Durveqtix
uz za mozliwy do zaakceptowania.

@opejska Agencja Lekéw uznata zatem, ze korzysci ptyngce ze stosowania leku Durveqtix
Q ewyzszajg ryzyko i moze on by¢ dopuszczony do stosowania w UE.

Lek Durveqtix uzyskat warunkowe dopuszczenie do obrotu. Oznacza to, ze lek zostat dopuszczony do
obrotu na podstawie mniej kompleksowych danych niz zwykle wymagane, poniewaz spetnia
niezaspokojong potrzebe medyczna. Agencja uwaza, ze korzysci wynikajace z wczesniejszego
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udostepnienia leku przewyzszajg wszelkie ryzyko zwigzane ze stosowaniem leku w oczekiwaniu na
dalsze dowody.

Firma musi dostarczy¢ kolejne dane dotyczace leku Durveqtix. Firma musi przedstawié d’rugotermino@
dane dotyczace skutecznosci i bezpieczenstwa leku pochodzace z trwajacych badan. Co roku Age
dokona przegladu wszelkich nowych informacji, ktére stang sie dostepne. {
Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skuteczne 9
stosowania leku Durveqtix b

Oprécz wymaganych danych w ramach warunkowego pozwolenia na dopuszczenie Qbrotu firma
wprowadzajaca lek Durveqtix do obrotu dostarczy rowniez dane z badania oparteé?a rejestrach
pacjentéw stosujacych ten lek w celu zbadania jego dtugoterminowego bezpiec;‘/ wa stosowania i

skutecznosci, jak réwniez dane z badania dtugoterminowego. /\SJ
Firma udostepni pacjentom lub ich opiekunom oraz personelowi medyczn materiaty edukacyjne

zawierajace informacje na temat korzysci, ryzyka i watpliwosci zwigzan z dtugoterminowym
dziataniem i bezpieczenstwem leku. Pacjenci muszg takze otrzymac k@ pacjenta zawierajaca
informacje dla personelu medycznego o przyjmowaniu leku Durveqb

W celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego stosowania Iegigjrveqtix w Charakterystyce
Produktu Leczniczego i w Ulotce dla pacjenta zawarto réwni%z lecenia i $Srodki ostroznosci

przeznaczone dla personelu medycznego i pacjentéw. '\

Tak jak w przypadku wszystkich lekéw, dane o stoso Qu leku Durveqtix sg stale monitorowane.
Podejrzewane dziatania niepozadane leku Durveqtix @starannie oceniane i podejmowane sg wszelkie
czynnosci konieczne do ochrony pacjentéw. /\/

Inne informacje dotyczace leku @leqtix

Dalsze informacje dotyczace leku Durve najduja sie na stronie internetowej Agencji pod adresem:
ema.europa.eu/medicines/human/EPA veqtix.
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