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Durveqtix (fidanacogene elaparvovec) b
Um resumo sobre Durveqtix e por que esta autorizado nzyéb

0\
O que é Durveqtix e para que é utilizado? @
Durveqtix € um medicamento utilizado no tratamento de adultos@hemofilia B grave e
moderadamente grave, uma doenca hemorragica hereditaria da pela falta de fator IX (uma
proteina necessaria para produzir codgulos sanguineos para estaficar hemorragias). E utilizado em
adultos que ndo desenvolveram inibidores (proteinas ro@as pelas defesas naturais do organismo)

contra o fator IX e que ndo tém anticorpos contra o mb tido no medicamento (ver secgao sobre o
modo de funcionamento do medicamento). g

Durveqtix contém a substancia ativa fidanacoqene elaparvovec e é um tipo de medicamento de terapia
avancgada denominado «medicamento de te;ap@nética». Trata-se de um tipo de medicamento com
um mecanismo de agdo que consiste em tra r genes para o organismo.

Como se utiliza Durveqtix? @

Durveqtix sé pode ser obtido mediafteeceita médica. O tratamento deve ser administrado por um
médico com experiéncia no trat to da hemofilia e num estabelecimento qualificado equipado para

o tratamento imediato de p@ eacoes relacionadas com a perfusao.
I

Durveqtix € administrado u ez, sob a forma de uma perfusao Unica (administracdo gota a gota)
numa veia, com a dura @ cerca de uma hora. A dose a utilizar depende do peso do doente.

Para mais informag8 re a utilizacdo de Durveqtix, consulte o Folheto Informativo ou contacte o
seu médico ou fa%@ tico.

Como fu i@é Durveqtix?

Os doentes 8gm hemofilia B tém mutacgbes (alteracdes) num gene do qual o organismo necessita para
produzir a proteina de coagulacgdo fator IX, resultando numa reducdo ou auséncia de atividade do
fator IX. Sem fator IX suficiente, o sangue ndo consegue coagular adequadamente para controlar a
hemorragia.

A substancia ativa de Durveqtix, fidanacogene elaparvovec, baseia-se num virus que foi modificado
para conter uma copia do gene responsavel pela producdo do fator IX. Quando administrado ao
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doente, o virus transportara o gene do fator IX para as células do figado, permitindo-lhes produzir o
fator IX em falta e, desse modo, limitar os episddios hemorragicos.

O tipo de virus utilizado neste medicamento (virus adeno-associado do serotipo Rh74) ndo causa
doenca nos seres humanos.

Quais os beneficios demonstrados por Durveqtix durante os estudos?

que Durveqgtix é mais eficaz do que a terapéutica regular de substituicdo do fato ventiva na

Um estudo principal que incluiu 45 homens com hemofilia B grave ou moderada t@ave concluiu
e
reducdo do numero de hemorragias. @

O estudo comparou o nimero de episddios hemorragicos que os doentes tiv% com a terapéutica
preventiva regular de substituicdo do fator IX durante um periodo de 6 ri& antes de receberem
Durveqtix com o niumero de episodios que sofreram durante um periog 1 ano, com inicio trés
meses apods receberem Durvegqtix. Os dados mostraram que Durve& eficaz no aumento dos niveis
de fator IX e reduziu a taxa de hemorragia anual de 4,50 para 1,4 orragias por ano. Cerca de

60 % dos doentes (27 em 45) nao sofreram hemorragias dura QO menos, 2 anos apds o
tratamento com Durveqtix.

Quais sao os riscos associados a Durve?ti)®

Para a lista completa de efeitos secundarios e de re ,Q de utilizacdo de Durveqtix, consulte o
Folheto Informativo. \

Os efeitos secundarios mais frequentes assqci@a Durveqtix (que podem afetar mais de 1 em cada
10 pessoas) incluem o aumento dos niveis de erminadas enzimas hepaticas (transaminases).

Durveqtix é contraindicado em pessoas @ sensiveis (alérgicas) a qualquer um dos seus
componentes, em pessoas com uma i o ativa, uma infecdo aguda (de curta duragdo) ou uma
infecdo crénica (de longa duragéo)%ontrolada por medicamentos, ou com fibrose hepatica
avancada ou cirrose (reagao fibr@ o figado).

Por que esta Durve autorizado na UE?

envolveu tratamenteo ente ao longo da vida com terapia de substituicdo de fator IX. Durveqtix,
administrado numﬁ sdo Unica, demonstrou ser eficaz na prevencao de hemorragias durante um
periodo de pelo 2 anos, permitindo assim a maioria dos doentes interromper o tratamento com
terapéutica e@wva de substituicdo do fator IX. Observou-se, no entanto, que alguns doentes no
estudo pri iveram de retomar a terapéutica preventiva com fator IX porque o Durveqtix ndo
funcionou stificientemente bem para eles. Além disso, existem algumas incertezas quanto a duragdo
dos beneficios de Durveqtix. O perfil de seguranca de Durveqtix foi considerado aceitavel.

No momento da apro:&'@ maioria das opgoes de tratamento para doentes com hemofilia B grave

A Agéncia Europeia de Medicamentos concluiu que os beneficios de Durveqtix sdo superiores aos seus
riscos e o medicamento pode ser autorizado para utilizagdo na UE.

Foi concedida ao Durveqtix uma autorizagdo condicional. Isto significa que o medicamento foi
autorizado com base em dados menos completos do que os normalmente exigidos, uma vez que
preenche uma necessidade médica por satisfazer. A Agéncia considera que o beneficio de ter o
medicamento disponivel mais cedo é superior a quaisquer riscos associados a sua utilizacdo enquanto
se aguardam mais evidéncias.
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A empresa deve fornecer dados adicionais sobre o Durveqtix. Deve apresentar dados a longo prazo
sobre a eficacia e a seguranca do medicamento provenientes dos estudos em curso. A Agéncia
procederd, anualmente, a analise de novas informacgdes disponiveis.

Que medidas estao a ser adotadas para garantir a utilizacao segura e eficaz
de Durveqtix?

Para além dos dados solicitados como parte da Autorizacdo de Introducdo no Mercado condicional, a
empresa que comercializa Durveqtix também fornecera dados de um estudo baseado registos com
doentes tratados com o medicamento para estudar a sua seguranca e eficacia a | @zo, bem
como dados de um estudo a longo prazo. %

salide, bem como aos profissionais de salde, com informagdes sobre os hereficios, os riscos e as
incertezas sobre os efeitos a longo prazo e a seguranca do medicamento, oentes devem também
receber um cartdo do doente para informar os profissionais de salde 6 foram tratados com
Durveqtix.

A empresa fornecera materiais educacionais aos doentes ou aos seus prestadi@e cuidados de

No Resumo das Caracteristicas do Medicamento e no Folheto Inf@!ivo foram igualmente incluidas
recomendacgdes e precaucdes a observar pelos profissionais dg’ﬁ e e pelos doentes para a utilizagdo
segura e eficaz de Durveqtix.

Tal como para todos os medicamentos, os dados sobré a @agéo de Durveqtix sdo continuamente
monitorizados. Os efeitos secundarios comunicados c rveqtix sdo cuidadosamente avaliados e
sdao tomadas quaisquer agdes necessarias para pro@;os doentes.

Outras informacgodes sobre Durve’qt]b

Estdo disponiveis mais informacgdes sobre o %amento no sitio Web da Agéncia:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR eqtix.
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