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Roctavian (valoctocogene roxaparvovec)
Prezentare generala a Roctavian si motivele autorizarii medicamentului in UE

Ce este Roctavian si pentru ce se utilizeaza?

Roctavian este un medicament pentru tratarea hemofiliei A severe, afectiune hemoragica ereditara
cauzata de lipsa unei proteine de coagulare numite factor VIII. Se utilizeaza la adulti care nu au
inhibitori (anticorpi) impotriva factorului VIII si care nu au anticorpi impotriva virusului adeno-asociat
de serotip 5 (VAAS5).

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

Hemofilia A este rara, iar Roctavian a fost desemnat ,medicament orfan” (un medicament utilizat in
boli rare) la 21 martie 2016. Informatii suplimentare cu privire la medicamentele desemnate orfane pot
fi gasite aici: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/EU3161622

Cum se utilizeaza Roctavian?

Medicamentul se poate obtine numai pe baza de prescriptie medicala, iar tratamentul trebuie initiat
sub supravegherea unui medic cu experienta in tratamentul hemofiliei sau al tulburarilor hemoragice.
Medicamentul trebuie administrat intr-o unitate echipata pentru tratarea prompta a reactiilor asociate
perfuziei.

Roctavian se administreaza sub forma de perfuzie intravenoasa (picurare in vena) unica, timp de mai
multe ore. Doza depinde de greutatea corporald a pacientului. Pentru a reduce riscul de reactii
declansate de perfuzie, pacientilor li se pot administra alte medicamente.

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

Cum actioneaza Roctavian?

Roctavian este produs dintr-un virus (VAA5) modificat pentru a contine gena pentru factorul VIII, care
lipseste la pacientii cu hemofilie A. Dupa ce se administreaza pacientului, virusul ar trebui sa
transporte gena factorului VIII in celulele hepatice, permitandu-le sa produca factorul VIII lipsa pe o
perioada lunga. Acest lucru ar trebui sa tina sub control afectiunea hemoragica.
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Tipul de virus utilizat in acest medicament (virusul adeno-asociat) nu cauzeaza boli la om.
Ce beneficii a prezentat Roctavian pe parcursul studiilor?

Un studiu principal care a cuprins 134 de pacienti adulti de sex masculin cu hemofilie A severa a
constatat ca Roctavian este eficace in cresterea nivelului de activitate a factorului VIII si ca aceasta
crestere se mentine cel putin 2 ani. Dupa 104 saptamani de la administrarea unei doze unice de
medicament, 75,4 % din pacienti aveau un nivel mediu de activitate a factorului VIII de cel putin

5 unitdti internationale pe decilitru (UI/dl), care este o m&surd a hemofiliei usoare. In plus, numarul
anual al episoadelor hemoragice a scazut cu 85,5 %, iar necesitatea unui tratament de substitutie
suplimentar pentru factorul VIII a scazut cu 97,5 %.

Care sunt riscurile asociate cu Roctavian?

Cele mai frecvente reactii adverse asociate cu Roctavian (care pot afecta mai mult de 3 persoane din
10) sunt valori crescute ale enzimelor hepatice alanin-aminotransferaza si aspartat-aminotransferaza
(semne de posibile probleme hepatice), valori crescute ale enzimei lactat-dehidrogenaza (semn de
posibile leziuni tisulare), greata si dureri de cap. Pentru lista completa a reactiilor adverse raportate
asociate cu Roctavian, cititi prospectul.

Roctavian este contraindicat la persoanele care sunt hipersensibile (alergice) la oricare dintre
ingredientele sale sau care au o infectie activa sau cronica (de lunga durata) care nu este controlata de
medicamente, fibroza semnificativa a ficatului sau ciroza hepatica (sclerozarea ficatului).

De ce a fost autorizat Roctavian in UE?

Pacientii cu hemofilie A necesita tratament pe tot parcursul vietii cu una sau mai multe injectii pe
saptamana sau pe luna pentru a inlocui sau a imita factorul VIII lipsa. Roctavian s-a dovedit eficace in
cresterea nivelului de activitate a factorului VIII la pacienti cu hemofilie A, iar aceasta crestere se
mentine cel putin 2 ani. De asemenea, Agentia Europeana pentru Medicamente a considerat c3,
intrucat Roctavian se administreaza in perfuzie unica, acest medicament ar reduce sarcina de
tratament pentru pacientii cu hemofilie A severa timp de cel putin 2 ani. Desi datele de siguranta pe
termen lung sunt limitate, profilul de siguranta a fost considerat acceptabil.

Roctavian a primit ,autorizare conditionata”. Aceasta inseamna ca agentia a hotarat ca beneficiile
Roctavian sunt mai mari decat riscurile asociate, dar compania va trebui sa furnizeze dovezi
suplimentare dupa autorizare.

Autorizatia conditionata se acorda pe baza unor date mai putin cuprinzatoare decat cele solicitate in
mod normal. Se acorda medicamentelor care indeplinesc o necesitate medicala nesatisfacuta de tratare
a bolilor grave si daca beneficiile datorate disponibilitatii lor timpurii depadsesc riscurile asociate cu
utilizarea medicamentelor in timp ce se asteaptd dovezi suplimentare. In fiecare an, agentia va analiza
informatiile nou aparute pana cand datele devin complete, iar aceasta prezentare generala va fi
actualizata, dupa caz.

Ce informatii se asteapta in continuare despre Roctavian?

Avand in vedere ca Roctavian a primit autorizatie conditionata, compania care comercializeaza
Roctavian va furniza date suplimentare din studiile in curs de desfasurare privind siguranta si
eficacitatea pe termen lung a medicamentului la pacientii cu hemofilie A severa si va efectua un studiu
privind momentul cel mai bun de incepere a tratamentului cu corticosteroizi la acesti pacienti, pentru a
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evita problemele hepatice. De asemenea, compania va furniza date dintr-un registru al pacientilor
tratati cu Roctavian pentru a studia siguranta si eficacitatea sa pe termen lung.

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

Compania care comercializeaza Roctavian va furniza pacientilor si personalului medical materiale
educationale care sa explice beneficiile, riscurile si incertitudinile legate de efectele pe termen lung ale
medicamentului. Pacientii vor primi, de asemenea, un card pentru pacienti pentru a informa personalul
medical ca li s-a administrat Roctavian pentru tratamentul hemofiliei A.

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

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

Alte informatii despre Roctavian

Informatii suplimentare cu privire la Roctavian sunt disponibile pe site-ul agentiei:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/roctavian.
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