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Durveqtix (fidanacogen elaparvovec)
Prezentare generala a Durveqtix si motivele autorizarii medicamentului in UE

Ce este Durveqtix si pentru ce se utilizeaza?

Durveqtix este un medicament utilizat pentru tratamentul hemofiliei B severe sau moderat severe la
adulti, o afectiune hemoragica ereditara cauzata de lipsa factorului IX (o proteina necesara pentru
producerea de cheaguri de sange care sa opreasca sangerarea). Medicamentul se utilizeaza la adultii
care nu au dezvoltat inhibitori (proteine produse de mecanismele naturale de aparare ale organismului)
ai factorului IX si care nu au anticorpi impotriva virusului continut de medicament (vezi sectiunea
privind modul in care actioneazd medicamentul).

Durveqtix contine substanta activa fidanacogen elaparvovec si este un tip de medicament pentru
terapie avansata numit ,medicament de terapie genica”. Este un tip de medicament care actioneaza
prin eliberarea de gene in organism.

Cum se utilizeaza Durveqtix?

Durveqtix se poate obtine numai pe baza de prescriptie medicala. Tratamentul trebuie administrat de
un medic cu experienta in tratamentul hemofiliei si intr-o unitate calificata in care sunt disponibile
echipamente pentru a trata prompt posibile reactii legate de perfuzie.

Durveqtix se administreaza o singura data, ca perfuzie intravenoasa (picurare in vena) cu durata de
aproximativ o ord. Doza depinde de greutatea pacientului.

Pentru informatii suplimentare cu privire la utilizarea Durveqtix, cititi prospectul sau adresati-va
medicului dumneavoastra sau farmacistului.

Cum actioneaza Durveqtix?

Pacientii cu hemofilie B au mutatii (modificari) la nivelul unei gene necesare organismului pentru a
produce proteina de coagulare factorul IX, determinand reducerea sau lipsa de activitate a
factorului IX. Fara o cantitate suficienta de factor IX, sangele nu se poate coagula corespunzator
pentru a controla sangerarea.

Substanta activa din Durveqtix, fidanacogenul elaparvovec, se bazeaza pe un virus care a fost
modificat pentru a contine o copie a genei responsabile de producerea factorului IX. Cand se
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administreaza pacientului, virusul va transporta gena factorului IX la celulele hepatice, permitandu-le
sa produca factorul IX lipsa si sa scurteze astfel episoadele de sangerare.

Tipul de virus utilizat in acest medicament (virus adeno-asociat de serotip Rh74) nu cauzeaza boli la
oameni.

Ce beneficii a prezentat Durveqtix pe parcursul studiilor?

Un studiu principal, care a cuprins 45 de barbati cu hemofilie B severa sau moderat severa, a constatat
ca Durveqtix este mai eficace in reducerea numarului de sangerari decat terapia preventiva regulata de
substitutie cu factor IX.

Studiul a comparat numarul de episoade de sédngerare pe care le-au avut pacientii in terapia preventiva
regulata de substitutie cu factor IX intr-o perioada de 6 luni, inainte de a li se administra Durveqtix, cu
numarul de episoade de sangerare pe care I-au avut intr-o perioada de 1 an, dupa trei luni de la
administrarea Durveqtix. Datele au aratat ca Durveqtix a fost eficace in cresterea nivelurilor factorului
IX si a redus rata anuala de séngerare de la 4,50 la 1,44 sangerari pe an. Aproximativ 60 % din
pacienti (27 din 45) nu au avut nicio sangerare timp de cel putin 2 ani dupa tratamentul cu Durveqtix.

Care sunt riscurile asociate cu Durveqtix?

Pentru lista completa a reactiilor adverse si a restrictiilor asociate cu Durveqtix, cititi prospectul.

Cele mai frecvente reactii adverse asociate cu Durveqtix (care pot afecta mai mult de 1 persoana din
10) sunt valori crescute ale anumitor enzime hepatice (transaminaze).

Durveqtix este contraindicat la persoanele hipersensibile (alergice) la oricare dintre ingredientele sale,
care au o infectie activa, fie infectie acuta (de scurta durata), fie infectie cronica (de lunga durata) care
nu este tinuta sub control cu medicamente sau care au fibroza hepatica in stadiu avansat sau ciroza
(sclerozarea ficatului).

De ce a fost autorizat Durveqtix in UE?

La momentul aprobarii, majoritatea optiunilor de tratament pentru pacientii cu hemofilie B severa
implicau tratament frecvent toata viata, cu terapie de substitutie cu factor IX. Administrat sub forma
unei singure perfuzii, Durveqtix s-a dovedit eficace in prevenirea sadngerarii cel putin 2 ani, majoritatea
pacientilor putand astfel sa opreasca terapia de substitutie cu factor IX. Cu toate acestea, s-a constatat
ca unii pacienti din studiul principal au fost nevoiti sa reia terapia de preventie cu factor IX, deoarece
Durveqtix nu a dat rezultate suficient de bune in cazul lor. in plus, exista unele incertitudini cu privire
la durata beneficiilor Durveqtix. Profilul de siguranta al Durveqtix a fost considerat acceptabil.

Prin urmare, Agentia Europeana pentru Medicamente a hotarat ca beneficiile Durveqtix sunt mai mari
decat riscurile asociate si acest medicament poate fi autorizat pentru utilizare in UE.

Durveqtix a primit autorizare conditionata. Acest lucru inseamna ca medicamentul a fost autorizat pe
baza unor date mai putin cuprinzatoare decat cele solicitate in mod normal, deoarece indeplineste o
necesitate medicala nesatisfacuta. Agentia considera ca beneficiile punerii la dispozitie mai devreme a
medicamentului sunt mai mari decat riscurile asociate cu utilizarea acestuia in asteptarea unor dovezi
suplimentare.
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Compania trebuie sa furnizeze date suplimentare despre Durveqtix. Aceasta trebuie sa prezinte date pe
termen lung privind eficacitatea si siguranta medicamentului din studiile in curs de desfasurare. In
fiecare an, agentia va analiza informatiile nou aparute.

Ce masuri se iau pentru utilizarea sigura si eficace a Durveqtix?

in plus fatd de datele solicitate in cadrul autorizatiei de punere pe piatd conditionate, compania care
comercializeaza Durveqtix va furniza, de asemenea, date dintr-un studiu bazat pe registru cu pacientii
tratati cu acest medicament pentru a studia siguranta si eficacitatea sa pe termen lung, precum si date
dintr-un studiu pe termen lung.

Compania va furniza materiale educationale pacientilor sau ingrijitorilor acestora si personalului
medical, care contin informatii privind beneficiile, riscurile si incertitudinile legate de efectele pe termen
lung si de siguranta medicamentului. De asemenea, pacientii trebuie sa primeasca un card pentru
pacienti care sa informeze personalul medical ca sunt tratati cu Durveqtix.

in Rezumatul caracteristicilor produsului si in prospect au fost incluse, de asemenea, recomandari si
masuri de precautie pentru utilizarea sigura si eficace a Durveqtix, care trebuie respectate de
personalul medical si de pacienti.

Ca pentru toate medicamentele, datele cu privire la utilizarea Durveqtix sunt monitorizate continuu.
Reactiile adverse suspectate raportate pentru Durveqtix sunt evaluate cu atentie si sunt luate toate
masurile necesare pentru protectia pacientilor.

Alte informatii despre Durveqtix

Mai multe informatii despre Durveqtix se pot gasi pe site-ul agentiei:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/durveqtix.
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