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Hemgenix (etranakogén-dezaparvovek)
Prehlad o lieku Hemgenix a preco bol povoleny v EU

Co je liek Hemgenix a na ¢o sa pouziva?

Liek Hemgenix sa pouziva na lieCbu dospelych so zavaZnou a stredne zdvaznou hemofiliou B, dedi¢nou
poruchou krvacania zapri¢inenou nedostatkom faktora IX (proteinu potrebného na tvorbu krvnych
zrazenin, aby sa zastavilo krvacanie). Pouziva sa u dospelych, u ktorych sa nevyvinuli inhibitory
(proteiny vytvarané prirodzenym obrannym systémom tela) proti faktoru IX.

Hemofilia B je zriedkava, a preto bol liek Hemgenix 21. marca 2018 oznaceny za tzv. liek na ojedinelé
ochorenia. Dal$ie informéacie o oznaceni lieku za liek na ojedinelé ochorenia mdzete najst tu:
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu-3-18-1999.

Liek Hemgenix obsahuje lieCivo etranakogén-dezaparvovek a je to druh lieku na inovativnu liecbu,
oznacovany ako tzv. liek na génovu terapiu. Ide o druh lieku, ktory ucinkuje tak, Ze telu dodava gény.

Ako sa liek Hemgenix pouziva?

Vydaj lieku je viazany na lekarsky predpis. Lie¢ba sa musi zadat pod dohladom lekéara, ktory méa
skusenosti s lieCbou hemofilie a/alebo poriuch krvacania, v zariadeni, ktoré je vybavené na rychlu
lieCbu reakcii suvisiacich s infuziou.

Liek Hemgenix sa poda jedenkrat vo forme jednej influzie (na kvapkanie) do zily v trvani jednej az

dvoch hodin. Davka zavisi od telesnej hmotnosti pacienta.

Pred podanim inflzie pacient podstupi niekolko testov vratane krvného obrazu na kontrolu pecene a na
zistenie, ¢i ma inhibitory faktora IX. KedZe to bude niekolko tyzdnov predtym, ako liek Hemgenix
preukaze akékolvek ucinky, pacienti budd pozorne sledovani najmenej 3 mesiace po inflzii, aby sa
rozhodlo, ¢i je potrebna dalSia substitucna liecba faktorom IX.

Viac informacii o pouzivani lieku Hemgenix si precitajte v pisomnej informacii pre pouzivatela alebo
kontaktujte svojho lekara alebo lekarnika.

Akym sposobom liek Hemgenix Gcinkuje?

Pacienti s hemofiliou B maju mutacie (zmeny) v géne, ktory telo potrebuje na tvorbu faktora IX, ¢o je
protein spdsobujlci zrédzanlivost krvi, a preto je jeho ¢innost nedostatoéna alebo Gplne chyba.
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LieCivo lieku Hemgenix, etranakogén-dezaparvovek, je na baze virusu, ktory obsahuje kopie génu
zodpovedného za tvorbu faktora IX. Po podani lieku pacientovi virus prenesie gén faktora IX do
peceriovych buniek, ¢o im umozni vytvarat chybajlci faktor IX a tym obmedzit epizédy krvacania.

Druh virusu v tomto lieku (adeno-asociovany virus) nesposobuje ochorenie u ludi.
Aké prinosy lieku Hemgenix boli preukazané v stadiach?

V Studii, na ktorej sa zucastnilo 54 dospelych pacientov muzského pohlavia so zavaznou alebo stredne
zavaznou hemofiliou B, sa zistilo, ze liek Hemgenix je pri znizovani poctu udalosti krvacania ucinnejsi
ako substituc¢na lie¢ba faktorom IX. V Studii sa porovnaval pocet epizdd krvacania, ktoré pacienti mali
pri substitu¢nej liecbe faktorom IX pocas 6 mesiacov pred podanim lieku Hemgenix, a pocet epizod
pozorovanych pocas 1 roka po dosiahnuti stabilnych hladin faktora IX pri pouzivani lieku Hemgenix. Na
zaklade udajov zo Studie sa preukazalo, ze liek Hemgenix znizil roénu mieru krvacania zo 4,2 na 1,5.
V Studii sa tiez zistilo, Ze liek Hemgenix bol uc¢inny pri zvySovani hladiny faktora IX, pricom 96 %
pacientov (52 z 54) uz nepotrebovalo substitu¢nt lieCbu faktorom IX pocas 2 rokov po infuzii.

Aké rizika sa spajaju s pouzivanim lieku Hemgenix?

Najéastejsie vedlajsie G¢inky lieku Hemgenix (ktoré mézu postihnat viac ako 1 osobu z 10) su bolest
hlavy, zvysené hladiny urcitych pecenovych enzymov a symptémy podobné chripke.

Zoznam vsetkych vedlajsich uc¢inkov pozorovanych pri pouzivani lieku Hemgenix sa nachadza v
pisomnej informacii pre pouzivatela.

Liek Hemgenix sa nesmie podavat osobam, ktoré su precitlivené (alergické) na ktortkolvek z jeho
zloziek, maju aktivnu alebo chronickd (dlhodobu) infekciu, ktora nie je kontrolovana liekmi, alebo maju
pokrocilu fibrézu pecene alebo cirh6zu pecene (zjazvenie pecene).

Predo bol liek Hemgenix povoleny v EU?

V Case povolenia lieku potrebovali pacienti so zavaznou hemofiliou B celozivotnu substitu¢nt liecbu
faktorom IX. Liek Hemgenix podavany ako jedna inflzia bol Ucinny pri prevencii krvacania minimalne
pocas dvoch rokov, ¢o pacientom umoznilo prerusit substituéni lie¢bu faktorom IX, ¢im sa zmiernila
zataZ spbsobend lie¢bou ochorenia. Existuji urdité nejasnosti, pokial ide o to, ako dlho trvajd prinosy
lieku Hemgenix, pretoze v hlavnej studii sa hodnotila odpoved len u malého poctu pacientov pocas
dvoch rokov. Hoci st Udaje o dlhodobej bezpecnosti obmedzené, bezpecnostny profil sa povazoval za
prijatelny.

Liek Hemgenix bol povoleny s podmienkou. To znamena, Ze Eurdpska agentura pre lieky rozhodla, Ze
prinosy lieku Hemgenix s vadsie ako rizikd spojené s jeho pouZivanim, ale spolo¢nost bude musiet po
povoleni predlozit daldie dokazy.

Povolenie s podmienkou sa vydéava na zaklade menej komplexnych Udajov, ako sa zvycajne vyzaduje.
Udeluje sa liekom, ktoré spifiaju nenaplnenu lie¢ebnt potrebu zévaznych chordb a ak prinos ich
skorsieho uvedenia na trh prevysi rizika spojené s ich pouzivanim pocas Cakania na dalsie dokazy.
Europska agentura pre lieky kazdy rok prehodnocuje vsetky nové dostupné informacie dovtedy, kym
nebudul Udaje Uplné a tento prehlad sa podla potreby aktualizuje.

Aké informacie o lieku Hemgenix dosial’ neboli predlozené?

KedZe liek Hemgenix bol povoleny s podmienkou, spolo¢nost, ktora tento liek uvadza na trh, predlozi
dalSie Udaje z prebiehajucich studii o dlhodobej bezpecnosti a Ucinnosti lieku aj o trvani odpovede u
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pacientov so zavaznou az stredne zavaznou hemofiliou B. Spoloénost tiez predlozi Gdaje z registra
pacientov lieCenych liekom Hemgenix na preskimanie jeho dlhodobej bezpecnosti a Ucinnosti.

Aké opatrenia sa prijimaju na bezpecné a Gucinné pouzivanie lieku
Hemgenix?

Spoloénost, ktord liek Hemgenix uvadza na trh, poskytne vzdeldvacie materidly pre pacientov alebo ich
opatrovatelov a zdravotnickych pracovnikov s informaciami o prinosoch, rizikach a neistotach
tykajucich sa dlhodobych Gcinkov a bezpeénosti lieku. Pacienti musia dostat aj kartu pacienta
informujlcu zdravotnickych pracovnikov, Ze boli lieCeni liekom Hemgenix.

Na bezpecné a Gcinné pouzivanie lieku Hemgenix boli do sihrnu charakteristickych vlastnosti lieku
a pisomnej informacie pre pouZzivatela zahrnuté aj odporucania a opatrenia, ktoré maju zdravotnicki
pracovnici a pacienti dodrziavat.

Tak ako pri vSetkych liekoch, aj idaje o pouzivani lieku Hemgenix sa neustale kontroluju. Vedlajsie
ucinky hlasené pri lieku Hemgenix sa dokladne hodnotia a zabezpecuju sa akékolvek nevyhnutné kroky
na ochranu pacientov.

Dalsie informacie o lieku Hemgenix

Dalsie informécie o lieku Hemgenix sa nachadzajl na webovej stranke agentury:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/hemgenix
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