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Durveqtix (fidanakogen-elaparvovek)

Sammanfattning av Durveqtix och varfor det ar godkant i EU
Vad ar Durveqtix och vad anvands det for? K

Durvegtix ar ett lakemedel som anvénds for att behandla vuxna @é’lr och medelsvar form av

hemofili B, en arftlig blédningssjukdom som orsakas av brist p%tor IX (ett protein som beho6vs for
att tillverka blodkoagel for att stoppa blédning). Det ges ti som inte har utvecklat hammare
(proteiner som framstalls av kroppens naturliga férsvar) néaktor IX och som inte har antikroppar

mot det virus som finns i lakemedlet (se avsnittet om h ikemedlet verkar).

Durveqtix innehaller den aktiva substansen fidanakog laparvovek och ar en “genterapiprodukt”.
Det dr en typ av lakemedel for avancerad terapi s@verkar genom att gener fors in i kroppen.

Hur anvands Durveqtix? Q

Durveqtix ar receptbelagt. Behandlinge y Qes av en ldkare med erfarenhet av behandling av
hemofili och i en kvalificerad vardinratthid som &ar utrustad for att snabbt behandla eventuella
infusionsrelaterade reaktioner. @

Durveqtix ges en gadng, som en ’%%gsinfusion (dropp) i en ven under ungefar en timme. Dosen
beror pad patientens vikt. ’\

Fér mer information om hukRdu anvander Durveqtix, las bipacksedeln eller tala med lakare eller
*
apotekspersonal.

Hur verkar D{é}ﬁtix?

Patienter med fili B har mutationer (férandringar) i en gen som kroppen behdéver for att tillverka
koagulations@einet faktor IX, vilket leder till minskad eller franvaro av faktor IX-aktivitet. Utan
tillracklig r IX kan blodet inte koagulera ordentligt for att kontrollera blédningen.

Den a substansen i Durveqtix, fidanakogen-elaparvovek, &r baserad p3 ett virus som har

m i ts for att innehalla en kopia av den gen ansvarar for att tillverka faktor IX. N&r viruset ges till

of en kommer faktor IX-genen att dverforas till levercellerna sa att de kan tillverka den faktor IX
W saknas och ddarigenom begransa blédningsepisoderna.
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Den typ av virus som anvands i detta ldkemedel (adenoassocierat virus serotyp RH74) orsakar inte
sjukdom hos manniskor.

Vilka fordelar med Durveqtix har visats i studierna? :

En huvudstudie pa 45 m&n med svar eller medelsvar hemofili B visade att Durveqtix &r effekti\@an
vanlig férebyggande faktor IX-ersattningsterapi nar det galler att minska antalet blddningarQ\

1 4
Antalet blédningsepisoder som patienterna hade med vanlig férebyggande faktor IX- |

ersattningsbehandling under en period pd 6 manader innan de fick Durveqtix jamforde ed antalet
blédningsepisoder under en period pd 1 &r fran och med 3 manader efter att de fic veqtix. Data
visade att Durveqtix var effektivt for att ka faktor IX-nivderna och minskade de gdiga
blédningsfrekvensen frén 4,50 till 1,44 blédningar per &r. Hos omkring 60 pr: v patienterna (27
av 45) férekom ingen blddning under minst 2 ar efter behandling med Durveqtix®

*

Vilka ar riskerna med Durveqtix? ’O

En fullsténdig forteckning éver biverkningar och restriktioner for D&qtix finns i bipacksedeln.

De vanligaste biverkningarna som orsakas av Durveqtix (kan ma hos fler an 1 av 10
anvandare) &r bland annat férhdjda niver av vissa leveren er’(transaminaser).

Durveqtix far inte ges till personer som &r éverkéansliga (al ska) mot ndgot av dess ingredienser,
som har en aktiv akut (kortvarig) eller kronisk (I&ngvari fektion som inte kontrolleras med
lakemedel, eller som har avancerad leverfibros eller I@irros (@rrbildning i levern).

Varfor ar Durveqtix godkant i EU? (@

Vid tidpunkten for godkédnnandet omfattad sta behandlingsalternativen fér patienter med svar
hemofili B livsl&ng frekvent behandling tor IX-ersattningsbehandling. Durveqtix, som gavs som
en enda infusion, visade sig vara effel@ir det galler att férebygga blédning under en period pa
minst 2 ar, vilket gjorde det méjligt for dé flesta patienter att avbryta behandlingen med férebyggande
faktor IX-ersattningsterapi. Det éﬂes dock att vissa patienter i huvudstudien var tvungna att
dteruppta den férebyggande fa %-erséttningsbehandlingen, eftersom Durveqtix inte fungerade
tillrackligt bra for dem. Dessﬁt@éder det viss osdkerhet om hur lange férdelarna med Durveqtix

varar. Sakerhetsprofilen fogDurveqtix ansags godtagbar.
*
*
Europeiska lakemedelsm igheten (EMA) fann darfor att férdelarna med Durveqtix ar stérre an

riskerna och att Durﬂ(qt)x kan godkannas for forsaljning i EU.

Durveqtix har E\g{s enligt reglerna om “villkorat godkannande”. Detta innebar att det har godkants
pa grundval av re omfattande data &n vad som normalt kravs, pa grund av att det uppfyller ett
ouppfyllt me@skt behov. EMA anser att férdelarna med att ha lakemedlet tillgangligt tidigare
uppvager diskerna vid anvandning av det i vantan pa ytterligare beldgg.

Foreta dste lamna ytterligare uppgifter om Durveqtix. Foretaget maste 1amna in I&ngsiktiga data
on‘b&%‘vedlets effekt och sakerhet frdn pdgdende studier. EMA kommer att granska ny information

d&@; dukten varje 3r.
Md gors for att garantera sdker och effektiv anvandning av Durveqtix?

Utover de uppgifter som begéars som en del av det villkorade godkannandet for férsaljning kommer
foretaget som marknadsfér Durveqtix ocksd att tillhandahalla data fran en registerbaserad studie med
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patienter som behandlats med lakemedlet for att studera dess 18ngsiktiga sakerhet och effekt samt
data fran en langtidsstudie.

Foretaget kommer att tillhandahalla utbildningsmaterial till patienter eller deras vardare och till halso-
och sjukvardspersonal med information om férdelar, risker och osikerhet om ldkemedlets 1angsi
effekter och sakerhet. Patienterna ska ocksa fa ett patientkort for att informera halso- och R
sjukvdrdspersonalen om att de har behandlats med Durveqtix. \

1 4
Rekommendationer och férsiktighetsdtgarder som halso- och sjukvardspersonal och pati ska
iaktta for sdker och effektiv anvandning av Durveqtix har ocksa tagits med i produkt ¥ 211 och

bipacksedeln. %

Liksom for alla ldkemedel 6évervakas de vetenskapliga uppgifterna for Durveqtix’éinuerligt.
Misstankta biverkningar som har rapporterats for Durveqtix utvdrderas noggr‘% h nédvandiga
dtgarder vidtas for att skydda patienterna. {

Mer information om Durveqtix (@

Mer information om Durveqtix finns pa EMA:s webbplats:

ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/durveqtix. .§
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