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Roctavian (valoktokogen roksaparvovek)
Pregled zdravila Roctavian in zakaj je odobreno v EU

Kaj je zdravilo Roctavian in za kaj se uporablja?

Roctavian je zdravilo za zdravljenje hude hemofilije A, tj. prirojene motnje strjevanja krvi zaradi
pomanjkanja koagulacijske beljakovine, znane kot faktor VIII. Uporablja se pri odraslih, ki nimajo
zaviralcev (protiteles) faktorja VIII in nimajo protiteles proti serotipu 5 z adenovirusi povezanih virusov
(AAV5).

Zdravilo Roctavian vsebuje ucinkovino valoktokogen roksaparvovek in je vrsta zdravila za napredno
zdravljenje, imenovano ,zdravilo za gensko zdravljenje". Gre za skupino zdravil, ki delujejo tako, da
prenesejo gene v telo.

Hemofilija A je redka bolezen, zato je bilo zdravilo Roctavian 21. marca 2016 dolo¢eno kot ,zdravilo
sirota" (zdravilo za zdravljenje redkih bolezni). Nadaljnje informacije glede dolocitve zdravila sirote
lahko najdete tukaj ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/EU3161622

Kako se zdravilo Roctavian uporablja?

Predpisovanje in izdaja zdravila je le na recept, zdravljenje z njim pa se sme uvesti samo pod
nadzorom zdravnika z izkusnjami z zdravljenjem hemofilije ali motenj strjevanja krvi. Zdravilo je treba
dajati v prostoru, ki je opremljen za hitro obravnavo reakcij, povezanih z infundiranjem.

Zdravilo Roctavian se daje kot enkratna (kapalna) infuzija v veno v trajanju vec ur. Odmerek je
odvisen od bolnikove telesne mase. Bolniki lahko za zmanjsanje tveganja za pojav reakcij, povezanih z
infundiranjem, prejmejo tudi druga zdravila.

Za vec informacij glede uporabe zdravila Roctavian glejte navodilo za uporabo ali se posvetujte z
zdravnikom ali farmacevtom.

Kako zdravilo Roctavian deluje?

Zdravilo Roctavian je izdelano iz virusa (AAV5), ki je bil spremenjen tako, da vsebuje gen za

faktor VIII, ki ga pri bolnikih s hemofilijo A primanjkuje. Ko bolnik prejme zdravilo, se pri¢akuje, da bo
virus prenesel gen za faktor VIII v jetrne celice in jim tako omogocil dolgotrajno tvorjenje
manjkajocega faktorja VIII. To naj bi nadzorovalo motnjo strjevanja krvi.
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Vrsta virusa, uporabljenega v tem zdravilu (z adenovirusi povezanih virusov), ne povzroca bolezni pri
ljudeh.

Kaksne koristi zdravila Roctavian so se pokazale v studijah?

V glavni studiji, v katero je bilo vkljuenih 134 odraslih moskih bolnikov s hudo hemofilijo A, je bilo
ugotovljeno, da je bilo zdravilo Roctavian ucinkovito pri zviSevanju ravni aktivnosti faktorja VIII in da
se je to povecanje ohranilo vsaj dve leti. 104 tedne po prejemu enkratnega odmerka zdravila je imelo
75,4 % bolnikov povprec¢no raven aktivnosti faktorja VIII vsaj 5 mednarodnih enot na deciliter
(i.e./dL), kar je merilo za blago hemofilijo. Poleg tega se je letno Stevilo epizod krvavitev zmanjsalo za
85,5 %, potreba po dodatnem nadomestnem zdravljenju s faktorjem VIII pa za 97,5 %.

Kaksna tveganja so povezana z zdravilom Roctavian?

Najpogostejsi nezeleni ucinki zdravila Roctavian (ki se lahko pojavijo pri vec¢ kot 3 od 10 bolnikov) so
zviSane ravni jetrnih encimov alanin-aminotransferaze in aspartat-aminotransferaze (znaki morebitnih
tezav z jetri), poviSsane ravni encima laktat-dehidrogenaza (znak morebitnih poskodb tkiva), navzeja
(siljenje na bruhanje) in glavobol. Za celoten seznam nezelenih ucinkov zdravila Roctavian glejte
navodilo za uporabo.

Zdravilo Roctavian se ne sme dajati osebam, ki so preobcutljive za (alergi¢ne na) katero koli sestavino
zdravila ali ki imajo aktivno ali kroni¢no (dolgotrajno) okuzbo, ki ni nadzorovana z zdravili, ali resno
fibrozo jeter ali cirozo jeter (brazgotinjenje jeter).

Zakaj je bilo zdravilo Roctavian odobreno v EU?

Bolniki s hemofilijo A potrebujejo dosmrtno zdravljenje z eno ali ve¢ injekcijami na teden ali mesec, da
nadomestijo ali posnemajo manjkajoci faktor VIII. Zdravilo Roctavian se je izkazalo za ucinkovito pri
povecevanju ravni aktivnosti faktorja VIII pri bolnikih s hemofilijo A, saj se to povecanje ohrani vsaj
dve leti. Evropska agencija za zdravila je prav tako menila, da bi zdravilo Roctavian, ki se daje z
enkratnim infundiranjem, zmanjsalo breme zdravljenja pri bolnikih s hudo hemofilijo A za vsaj dve leti.
Ceprav so podatki o dolgoro¢ni varnosti omejeni, je bil varnostni profil ocenjen kot sprejemljiv.

Zdravilo Roctavian je pridobilo ,pogojno dovoljenje za promet". To pomeni, da je agencija zakljucila,
da so koristi zdravila Roctavian vecje od z njim povezanih tveganj, vendar bo moralo podjetje po
pridobitvi dovoljenja za promet predloziti dodatne dokaze.

Pogojno dovoljenje za promet z zdravilom se izda na podlagi manj iz¢rpnih podatkov, kot je obicajno
potrebno. Izda se za zdravila, ki izpolnjujejo neizpolnjeno zdravstveno potrebo po zdravljenju resnih
bolezni, in kadar koristi prejSnje razpolozljivosti zdravil odtehtajo tveganja, povezana z uporabo
zdravil, medtem ko se ¢aka na dodatne dokaze. Agencija bo vsako leto ponovno pregledala vse nove
podatke, ki bodo na voljo, dokler podatki ne bodo popolni. Ce bo potrebno, bo posodobljen tudi ta
povzetek.

Katere informacije o zdravilu Roctavian se pricakujemo?

Ker je zdravilo Roctavian pridobilo pogojno dovoljenje za promet, bo podjetje, ki ga trzi, zagotovilo
dodatne podatke iz potekajocih studij o dolgorocni varnosti in ucinkovitosti zdravila pri bolnikih s hudo
hemofilijo A in izvedlo Studijo o tem, kdaj je najbolje zaceti zdravljenje s kortikosteroidi pri teh
bolnikih, da se preprecijo tezave z jetri. Podjetje bo prav tako zagotovilo podatke iz registra bolnikov,
zdravljenih z zdravilom Roctavian, za Studijo njegove dolgorocne varnosti in ucinkovitosti.
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Kateri ukrepi se izvajajo za zagotovitev varne in ucinkovite uporabe
zdravila Roctavian?

Podjetje, ki trzi zdravilo Roctavian, bo bolnikom in zdravstvenim delavcem priskrbelo izobrazevalno
gradivo, v katerem bodo pojasnjene koristi, tveganja in negotovosti glede dolgoro¢nih ucinkov
zdravila. Bolniki bodo prejeli tudi kartico za bolnike, s katero bodo zdravstveni delavci obvesceni, da so
prejeli zdravilo Roctavian za zdravljenje hemofilije A.

Priporocila in previdnostni ukrepi, ki jih morajo za varno in ucinkovito uporabo zdravila Roctavian
upostevati zdravstveni delavci in bolniki, so vkljuceni tudi v povzetek glavnih znacilnosti zdravila in
navodilo za uporabo.

Tako kot za vsako zdravilo se tudi podatki o uporabi zdravila Roctavian stalno spremljajo. Nezeleni
ucinki, o katerih so porocali pri zdravilu Roctavian, se skrbno ovrednotijo in po potrebi se sprejmejo
ukrepi za zascito bolnikov.

Druge informacije o zdravilu Roctavian

Nadaljnje informacije za zdravilo Roctavian so na voljo na spletni strani agencije:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/roctavian.
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