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Roctavian (valoktokogen-roxaparvovek)
Sammanfattning av Roctavian och varfor det ar godkant inom EU

Vad ar Roctavian och vad anvands det for?

Roctavian &r ett lakemedel for behandling av svdr hemofili A, en &rftlig blédningssjukdom som beror pa
brist pa ett koagulationsprotein som kallas faktor VIII. Det ges till vuxna som inte har hdmmare
(antikroppar) mot faktor VIII och som inte har ndgra antikroppar mot adenoassocierad virusserotyp 5
(AAVS).

Roctavian inneh3ller den aktiva substansen valoktokogen-roxaparvovek och &r en typ av lakemedel for
avancerad terapi som kallas "genterapiprodukt”. Det ar en typ av lakemedel som verkar genom att
gener fors in i kroppen.

Hemofili A ar sallsynt och Roctavian klassificerades som sarldkemedel (ett Idkemedel som anvands vid
sallsynta sjukdomar) den 21 mars 2016. Mer information om klassificeringen som sarlakemedel finns
har ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/EU3161622.

Hur anvands Roctavian?

Lakemedlet ar receptbelagt och behandling ska inledas under évervakning av ldkare med erfarenhet av
att behandla hemofili eller blédningssjukdomar. Lékemedlet ska ges pa en inrdttning som &r utrustad
for att snabbt behandla infusionsrelaterade reaktioner.

Roctavian ges som en engangsinfusion (dropp) i en ven under ett antal timmar. Dosen beror pa
patientens kroppsvikt. Patienterna kan fa andra lakemedel for att minska risken for infusionsrelaterade
reaktioner.

F6r mer information om hur du anvander Roctavian, |as bipacksedeln eller tala med lakare eller
apotekspersonal.

Hur verkar Roctavian?

Roctavian framstalls av ett virus (AAV5) som har modifierats for att innehalla genen fér faktor VIII,
som saknas hos patienter med hemofili A. Efter att ha getts till patienten férvantas viruset fora 6ver
faktor VIII-genen till levercellerna s& att de under 18ng tid kan producera den faktor VIII som saknas.
Detta forvantas kontrollera blédningssjukdomen.
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Den typ av virus som anvands i lakemedlet (adenoassocierat virus) orsakar inte sjukdom hos
manniskor.

Vilka fordelar med Roctavian har visats i studierna?

I en huvudstudie pd 134 vuxna manliga patienter med svar hemofili A konstaterades att Roctavian var
effektivt for att 6ka faktor VIII-aktivitetsnivan och att denna 6kning kvarstod i minst 2 ar. Nar det gatt
104 veckor efter att patienterna fatt en enkeldos av ldkemedlet hade 75,4 procent en genomsnittlig
faktor VIII-aktivitetsnivd pa minst 5 internationella enheter per deciliter (IE/dl), vilket &r ett matt pd
lindrig hemofili. Dessutom minskade antalet blédningsepisoder per &r med 85,5 procent och behovet
av ytterligare substitutionsterapi med faktor VIII minskade med 97,5 procent.

Vilka ar riskerna med Roctavian?

De vanligaste biverkningarna som orsakas av Roctavian (kan forekomma hos fler an 3 av

10 anvandare) ar forhdjda halter av leverenzymerna alaninaminotransferas och
aspartataminotransferas (tecken p& méjliga leverproblem), férhéjda halter av enzymet
laktatdehydrogenas (tecken p& méjlig vavnadsskada), illamaende och huvudvérk. En fullstandig
forteckning dver biverkningar som rapporterats for Roctavian finns i bipacksedeln.

Roctavian far inte ges till personer som &r dverkénsliga (allergiska) mot ndgot innehdllsdmne, eller
som har en aktiv eller kronisk (langvarig) infektion som inte kontrolleras av ldkemedel eller signifikant
leverfibros eller levercirros (a@rrbildning i levern).

Varfor ar Roctavian godkant i EU?

Patienter med hemofili A behdver livsldng behandling med en eller flera injektioner per vecka eller
manad for att ersatta eller imitera den faktor VIII som saknas. Roctavian har visat sig vara effektivt
nar det galler att 6ka faktor VIII-aktivitetsnivan hos patienter med hemofili A och denna &kning haller i
sig i minst tva ar. Europeiska ldkemedelsmyndigheten (EMA) fann ocksa att ldkemedlet, eftersom
Roctavian ges som en enda infusion, skulle minska behandlingsbérdan for patienter med svar hemofili
A i minst tva ar. Aven om de I8ngsiktiga sidkerhetsuppgifterna &r begransade ansags sakerhetsprofilen
vara godtagbar.

Roctavian har godkants enligt reglerna om “villkorat godkdnnande”. Detta innebar att myndigheten
fann att fordelarna med Roctavian ar stdrre an riskerna, men att féretaget kommer att behéva Iamna
ytterligare beldagg efter godkannandet.

Villkorat godkénnande beviljas pa grundval av mindre omfattande data &n vad som normalt krévs. Det
beviljas for ldkemedel som fyller ett ouppfyllt medicinskt behov av att behandla allvarliga sjukdomar
och nar nyttan av att ha dem tillgangliga tidigare uppvéager riskerna vid anvandning av ldkemedlen i
véantan pa ytterligare beldgg. EMA kommer att granska ny information om produkten varje ar tills
uppgifterna blir fullstandiga och uppdatera denna sammanfattning nar det behdvs.

Vilken information om Roctavian saknas for narvarande?

Eftersom Roctavian har godkants enligt reglerna om “villkorat godkannande” ska féretaget som
marknadsfér Roctavian ldmna ytterligare data fran pagdende studier om lakemedlets 1&ngsiktiga
sakerhet och effekt hos patienter med svar hemofili A och utféra en studie om néar
kortikosteroidbehandling bast inleds hos dessa patienter for att undvika leverproblem. Féretaget
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kommer ocksa att lamna in data frén ett register 6ver patienter som behandlats med Roctavian for att
studera dess |&ngsiktiga sdkerhet och effekt.

Vad gors for att garantera siker och effektiv anvandning av Roctavian?

Foretaget som marknadsfér Roctavian kommer att forse patienter och hélso- och sjukvardspersonal
med utbildningsmaterial som forklarar férdelarna och riskerna med lakemedlIet och osdkerheten kring
dess |&ngsiktiga effekter. Patienterna kommer ocksa att fa ett patientkort for att informera halso- och
sjukvdrdspersonal om att de har fatt Roctavian for behandling av hemofili A.

Rekommendationer och forsiktighetsatgarder som halso- och sjukvardspersonal och patienter ska
iaktta for sdker och effektiv anvandning av Roctavian har ocksa tagits med i produktresumén och
bipacksedeln.

Liksom for alla lakemedel 6vervakas de vetenskapliga uppgifterna for Roctavian kontinuerligt.
Misstankta biverkningar som har rapporterats for Roctavian utvarderas noggrant och nédvandiga
dtgarder vidtas for att skydda patienterna.

Mer information om Roctavian

Mer information om Roctavian finns pa EMA:s webbplats::
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/roctavian.
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