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Roctavian (valoctocogene roxaparvovec)
Um resumo sobre Roctavian e porque esta autorizado na UE

O que é Roctavian e para que é utilizado?

Roctavian é um medicamento para o tratamento da hemofilia A grave, uma doenca hemorragica
hereditaria causada pela falta de uma proteina de coagulacdo conhecida como fator VIII. E utilizado
em adultos que ndo tém inibidores (anticorpos) contra o fator VIII e que ndo tém anticorpos contra o
serotipo 5 do virus adeno-associado (VAAS).

Roctavian contém a substancia ativa valoctocogene roxaparvovec e é um tipo de medicamento de
terapia avancada denominado medicamento de terapia genética. Trata-se de um tipo de medicamento
com um mecanismo de agdo que consiste em transferir genes para o organismo.

A hemofilia A € uma doenga rara, e Roctavian foi designado medicamento érfdo (medicamento
utilizado em doencas raras) em 21 de margo de 2016. Mais informacoes sobre a designacdo de
medicamento 6rfdo podem ser encontradas aqui: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/EU3161622.

Como se utiliza Roctavian?

O medicamento sé pode ser obtido mediante receita médica e o tratamento deve ser iniciado sob a
supervisdao de um médico com experiéncia no tratamento da hemofilia ou de distlrbios hemorragicos.
O medicamento deve ser administrado numa instalagdo equipada para o tratamento imediato de
reacgOes relacionadas com a perfusao.

Roctavian é administrado na forma de uma perfusdo Unica (administracdo gota a gota) numa veia
durante varias horas. A dose a utilizar depende do peso corporal do doente. Os doentes podem receber
outros medicamentos para reduzir o risco de reagdes relacionadas com a perfusao.

Para mais informag0es sobre a utilizacdo de Roctavian, consulte o Folheto Informativo ou contacte o
seu médico ou farmacéutico.

Como funciona Roctavian?

Roctavian é feito de um virus (AAV5) que foi modificado para conter o gene do fator VIII, que estd em
falta nos doentes com hemofilia A. Apds a sua administragdo ao doente, espera-se que o virus

Official address Domenico Scarlattilaan 6 e 1083 HS Amsterdam e The Netherlands
Address for visits and deliveries Refer to www.ema.europa.eu/how-to-find-us :
Send us a question Go to www.ema.europa.eu/contact Telephone +31 (0)88 781 6000 An agency of the European Union S

© European Medicines Agency, 2022. Reproduction is authorised provided the source is acknowledged.


http://www.ema.europa.eu/how-to-find-us
http://www.ema.europa.eu/contact
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu-3-16-1622
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu-3-16-1622

transporte o gene do fator VIII para as células do figado, permitindo-lhes produzir o fator VIII em falta
durante um longo periodo. Espera-se que isto controle o distUrbio hemorragico.

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

Quais os beneficios demonstrados por Roctavian durante os estudos?

Um estudo principal que incluiu 134 doentes adultos do sexo masculino com hemofilia A grave concluiu
gue Roctavian foi eficaz no aumento do nivel de atividade do fator VIII e que este aumento se
manteve durante pelo menos 2 anos. 104 semanas apds receberem uma dose Unica do medicamento,
75,4 % dos doentes tinham um nivel médio de atividade do fator VIII de, pelo menos, 5 unidades
internacionais por decilitro (UI/dL), uma medida de hemofilia ligeira. Além disso, o niUmero anual de
episédios hemorragicos diminuiu 85,5 % e a necessidade de tratamento adicional de substituicdo com
fator VIII diminuiu 97,5 %.

Quais sao os riscos associados a Roctavian?

Os efeitos secundarios mais frequentes associados a Roctavian (que podem afetar mais de 3 em cada
10 pessoas) sdo aumento dos niveis das enzimas hepaticas alanina aminotransferase e aspartato
aminotransferase (sinais de possiveis problemas hepaticos), aumento dos niveis da enzima lactato
desidrogenase (sinal de possiveis lesdes nos tecidos), nauseas (sensacao de enjoo) e dores de cabeca.
Para a lista completa dos efeitos secundarios comunicados relativamente a Roctavian, consulte o
Folheto Informativo.

Roctavian é contraindicado em pessoas hipersensiveis (alérgicas) a qualquer um dos seus
componentes, ou que tenham uma infegdo ativa ou croénica (de longa duragdo) ndo controlada por
medicamentos ou por fibrose hepatica ou cirrose hepatica significativas (cicatrizacdo do figado).

Porque esta Roctavian autorizado na UE?

Os doentes com hemofilia A necessitam de tratamento ao longo da vida com uma ou mais injegdes por
semana ou més para substituir ou mimetizar o fator VIII em falta. Roctavian demonstrou ser eficaz no
aumento do nivel de atividade do fator VIII em doentes com hemofilia A, e este aumento mantém-se
durante, pelo menos, 2 anos. A Agéncia Europeia de Medicamentos também considerou que, uma vez
gue Roctavian é administrado como uma perfusado Unica, reduziria o 6nus do tratamento para os
doentes com hemofilia A grave durante, pelo menos, 2 anos. Embora os dados de seguranga a longo
prazo sejam limitados, o perfil de segurancga foi considerado aceitavel.

Foi concedida a Roctavian uma autorizacdo condicional. Isto significa que a Agéncia concluiu que os
beneficios de Roctavian sdo superiores aos seus riscos, mas que a empresa tera de fornecer provas
adicionais apos a autorizacdo.

A autorizagdo condicional é concedida com base em dados menos abrangentes do que os normalmente
exigidos. E concedido para medicamentos que satisfazem uma necessidade médica ndo satisfeita para
tratar doencas graves e quando os beneficios de os ter disponiveis mais cedo sdo superiores a
quaisquer riscos associados a utilizacdo dos medicamentos enquanto se aguarda mais evidéncias. A
Agéncia procedera, anualmente, a analise de novas informacgdes disponiveis até que os dados sejam
exaustivos e, se necessario, a atualizacdo do presente resumo.
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Que informacao ainda se aguarda sobre Roctavian?

Dado que foi concedida uma autorizacao condicional a Roctavian, a empresa que comercializa
Roctavian fornecera dados adicionais dos estudos em curso sobre a segurancga e a eficacia a longo
prazo do medicamento em doentes com hemofilia A grave e realizara um estudo sobre quando iniciar o
melhor tratamento com corticosteroides nestes doentes para evitar problemas hepaticos. A empresa
fornecera também dados de um registo de doentes tratados com Roctavian para estudar a sua
seguranga e eficacia a longo prazo.

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

A empresa responsavel pela comercializagdo de Roctavian fornecerd aos doentes e aos profissionais de
salide material informativo que explique os beneficios, os riscos e as incertezas sobre os efeitos do
medicamento a longo prazo. Os doentes receberdo também um cartdo do doente para informar os
profissionais de salde de que receberam Roctavian para o tratamento da hemofilia A.

No Resumo das Caracteristicas do Medicamento e no Folheto Informativo foram igualmente incluidas
recomendacdes e precaucles a observar pelos profissionais de salde e pelos doentes para a utilizacdo
segura e eficaz de Roctavian.

Tal como para todos os medicamentos, os dados sobre a utilizagdo de Roctavian sdao continuamente
monitorizados. Os efeitos secundarios comunicados com Roctavian sdo cuidadosamente avaliados e
sdo tomadas quaisquer acdes necessarias para proteger os doentes.

Outras informacoes sobre Roctavian

Mais informacoes sobre Roctavian podem ser encontradas no sitio da internet da Agéncia:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/roctavian.
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