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Hemgenix (etranakogen dezaparwoweku)
Przeglad wiedzy na temat leku Hemgenix i uzasadnienie udzielenia
pozwolenia na dopuszczenie do obrotu w UE

Czym jest lek Hemgenix i w jakim celu sie go stosuje

Hemgenix jest lekiem stosowanym w leczeniu 0sob dorostych z ciezkg i umiarkowanie ciezkg postacig
hemofilii B — dziedzicznym zaburzeniem krzepniecia krwi wynikajacym z braku czynnika IX (biatka
potrzebnego do wytwarzania skrzepéw krwi w celu zatrzymania krwawienia). Lek stosuje sie u oséb
dorostych, u ktérych nie wytworzyty sie inhibitory (biatka wytwarzane przez naturalne sity obronne
organizmu) przeciwko czynnikowi IX.

Ze wzgledu na to, ze hemofilie B uznano za chorobe rzadko wystepujaca, w dniu 21 marca 2018 r. lek
Hemgenix uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach). Wiecej informacji na temat
przyznania statusu leku sierocego mozna znalez¢ tutaj:
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu-3-18-1999.

Lek Hemgenix zawiera substancje czynng etranakogen dezaparwoweku i jest lekiem przeznaczonym do
zaawansowanego leczenia, zwanym ,produktem terapii genowej”. Jest to rodzaj leku, ktérego dziatanie
polega na dostarczaniu genéw do organizmu.

Jak stosowaé lek Hemgenix

Lek wydawany na recepte. Leczenie powinien rozpoczynac lekarz majacy doswiadczenie w leczeniu
hemofilii i/lub zaburzen krzepniecia, w placéwce wyposazonej w sprzet do szybkiego leczenia reakcji
zwigzanych z infuzjq.

Lek Hemgenix podaje sie jednorazowo, w postaci pojedynczego wlewu dozylnego trwajacego od jednej
do dwdch godzin. Wielko$¢ dawki zalezy od masy ciata pacjenta.

Przed podaniem wlewu pacjentowi nalezy wykonac¢ szereg badan, w tym badania sprawdzajace stan
watroby oraz obecnos$¢ inhibitorow czynnika IX. Poniewaz efekty dziatania leku Hemgenix moga by¢
widoczne dopiero po kilku tygodniach, zaleca sie uwazne monitorowanie pacjentéw przez co najmniej 3
miesigce po wlewie, w celu podjecia decyzji dotyczacej koniecznosci dodatkowej terapii zastepczej
czynnikiem IX.

Wiecej informacji o sposobie stosowania leku Hemgenix znajduje sie w Ulotce dla pacjenta lub udzieli
ich lekarz lub farmaceuta.
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Jak dziata lek Hemgenix

U pacjentéw z hemofilig B wystepujg mutacje (zmiany) w genie, ktérego organizm potrzebuje do
wytwarzania biatka odpowiedzialnego za krzepniecie krwi (czynnika IX), co prowadzi do czesciowego
lub catkowitego braku jego aktywnosci.

Substancja czynna leku Hemgenix, etranakogen dezaparwoweku, opiera sie na wirusie zawierajagcym
kopie genu odpowiedzialnego za wytwarzanie czynnika IX. Po podaniu wirusa pacjentowi wirus
przenosi gen czynnika IX do komdrek watroby, co pozwala im wytworzy¢ brakujacy czynnik IX i tym
samym ograniczy¢ epizody krwawienia.

Rodzaj wirusa zastosowany w tym leku (wirus zwigzany z adenowirusami) nie wywotuje choroby u
ludzi.

Korzysci ze stosowania leku Hemgenix wykazane w badaniach

W badaniu z udziatem 54 dorostych mezczyzn z ciezkg lub umiarkowanie ciezkg postacig hemofilii B
wykazano, ze lek Hemgenix jest skuteczniejszy w ograniczaniu epizodéw krwawienia niz terapia
zastepcza czynnika IX. W badaniu poréwnano liczbe epizodéw krwawienia wystepujacych u pacjentéw
poddanych terapii zastepczej czynnika IX w okresie 6 miesiecy przed przyjeciem leku Hemgenix oraz
liczbe epizodow krwawienia, ktére wystgpity w okresie 1 roku po osiagnieciu stabilnego poziomu
czynnika IX po zastosowaniu leku Hemgenix. Dane z badania wykazaty, ze lek Hemgenix zmniejszyt
roczny wskaznik krwawien z 4,2 do 1,5 krwawien na rok. W badaniu stwierdzono rowniez, ze lek
Hemgenix jest skuteczny w zwiekszaniu stezenia czynnika IX — 96% (52 z 54) pacjentow nie
potrzebuje juz terapii zastepczej czynnikiem IX przez okres do 2 lat po wlewie.

Ryzyko zwigzane ze stosowaniem leku Hemgenix

Najczestsze dziatania niepozgdane zwigzane ze stosowaniem leku Hemgenix (mogace wystgpic¢ czesciej
niz u 1 na 10 pacjentow) to: bdl gtowy, podwyzszony poziom niektérych enzyméw watrobowych i
objawy grypopodobne.

Petny wykaz dziatan niepozadanych zwigzanych ze stosowaniem leku Hemgenix znajduje sie w Ulotce
dla pacjenta.

Leku Hemgenix nie wolno podawacé osobom, u ktorych wystepuje nadwrazliwos¢ (alergia) na
ktérykolwiek sktadnik leku, u ktérych wystepuje czynne lub przewlekie (dtugoterminowe) zakazenie,
ktore nie jest kontrolowane przy uzyciu przyjmowanych lekow lub u ktérych wystepuje zaawansowane
zwtdknienie watroby lub marskos$¢ watroby (bliznowacenie watroby).

Podstawy dopuszczenia do obrotu leku Hemgenix w UE

W chwili dopuszczenia do obrotu pacjenci z ciezka postacig hemofilii B wymagali stosowania terapii
zastepczej czynnikiem IX przez cate zycie. Lek Hemgenix, podawany w jednorazowym wlewie, byt
skuteczny w zapobieganiu krwawieniom przez okres co najmniej 2 lat, umozliwiajac w ten sposéb
pacjentom przerwanie stosowania terapii zastepczej czynnikiem IX, co zmniejsza obcigzenie
spowodowane leczeniem choroby. Istniejg pewne watpliwosci co do tego, jak dtugo utrzymuja sie
korzysci ze stosowania leku Hemgenix, jako ze w badaniu gtéwnym oceniano odpowiedz na leczenie u
niewielkiej liczby pacjentow przez okres do 2 lat. Chociaz dane dotyczace diugoterminowego
bezpieczenstwa sg ograniczone, profil bezpieczenstwa uznano za akceptowalny.
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Lek Hemgenix uzyskat warunkowe dopuszczenie do obrotu. Oznacza to, ze Europejska Agencja Lekow
(EMA) uznata, ze korzysci ptynace ze stosowania leku Hemgenix przewyzszajg ryzyko, przy czym firma
bedzie musiata przedstawi¢ dodatkowe dowody po dopuszczeniu leku do obrotu.

Warunkowe dopuszczenie do obrotu jest przyznawane na podstawie mniej kompleksowych danych niz
te, ktére sg zwykle wymagane. Przyznaje sie je w odniesieniu do lekow, ktére spetniajg niezaspokojong,
potrzebe medyczng w zakresie leczenia powaznych chordb i w przypadku, gdy korzysci z ich
wczesniejszej dostepnosci przewyzszaja ryzyko zwigzane ze stosowaniem tych lekdw w czasie
oczekiwania na dalsze dowody. Co roku Europejska Agencja Lekdédw dokona przegladu wszelkich
nowych informacji, ktére bedg dostepne do czasu, gdy dane stang sie wyczerpujace i w razie potrzeby
uaktualni niniejsze ogdlne informacje.

Jakich informacji jeszcze brakuje na temat leku Hemgenix

W zwigzku z tym, ze lek Hemgenix uzyskat warunkowe dopuszczenie do obrotu, firma wprowadzajaca
ten lek do obrotu dostarczy dodatkowe dane z trwajacych badan dotyczacych diugoterminowego
bezpieczenstwa i skutecznosci leku, w tym dane dotyczace czasu trwania odpowiedzi u pacjentéw z
ciezka lub umiarkowanie ciezkg postacig hemofilii B. Firma dostarczy réwniez dane z rejestru
pacjentow, u ktérych stosowano lek Hemgenix, w celu zbadania jego dtugoterminowego
bezpieczenstwa i skutecznosci.

Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego
stosowania leku Hemgenix

Firma, ktéra wprowadza lek Hemgenix do obrotu dostarczy materiaty edukacyjne pacjentom lub ich
opiekunom oraz personelowi medycznemu, zawierajgce informacje na temat korzysci, ryzyka i
watpliwosci zwigzanych z dlugoterminowym dziataniem i bezpieczenstwem leku. Pacjenci muszg takze
otrzymac karte pacjenta zawierajacq informacje dla personelu medycznego o przyjmowaniu leku
Hemgenix.

W celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego stosowania leku Hemgenix w Charakterystyce
Produktu Leczniczego i Ulotce dla pacjenta zawarto réwniez zalecenia i $rodki ostroznosci przeznaczone
dla personelu medycznego i pacjentow.

Tak jak w przypadku wszystkich lekéw, dane o stosowaniu leku Hemgenix sg stale monitorowane.
Podejrzewane dziatania niepozadane leku Hemgenix sg starannie oceniane i podejmowane sg wszystkie
czynnosci konieczne do ochrony pacjentow.

Inne informacje dotyczace leku Hemgenix

Dalsze informacje na temat leku Hemgenix znajdujq sie na stronie internetowej Agencji pod adresem:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/hemgenix
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