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Hemgenix (etranacogén dezaparvovec)
Informacidén general sobre Hemgenix y sobre los motivos por los que se
autoriza su uso en la UE

éQué es Hemgenix y para qué se utiliza?

Hemgenix es un medicamento que se utiliza para el tratamiento de adultos con hemofilia B grave y
moderadamente grave, un trastorno hemorragico hereditario causado por la deficiencia del factor IX
(una proteina necesaria para producir coagulos de sangre para detener las hemorragias). Se utiliza en
adultos que no han desarrollado inhibidores (proteinas producidas por las defensas naturales del
organismo) frente al factor IX.

La hemofilia B es una enfermedad «rara», y Hemgenix fue designado «medicamento huérfano» (es
decir, un medicamento utilizado en enfermedades raras) el 21 de marzo de 2018. Puede encontrar
informacién adicional sobre las designaciones como medicamento huérfano en:
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu-3-18-1999.

Hemgenix contiene el principio activo etranacogén dezaparvovec y es un tipo de medicamento de
terapia avanzada denominado «medicamento de terapia génica», es decir, un tipo de medicamento
que actla introduciendo genes en el organismo.

éCOomo se usa Hemgenix?

Este medicamento solo se podra dispensar con receta médica. El tratamiento debe iniciarse bajo la
supervision de un médico con experiencia en el tratamiento de la hemofilia o los trastornos
hemorragicos, en una instalacion equipada para tratar rapidamente las reacciones relacionadas con la
perfusion.

Hemgenix se administra una vez, en una Unica perfusién (goteo) en una vena que dura entre una y
dos horas. La dosis se calcula en funcién del peso del paciente.

Antes de recibir la perfusidn, el paciente debera someterse a una serie de pruebas, incluidas pruebas
para evaluar la salud del higado y para detectar la presencia de inhibidores del factor IX. Dado que
pasaran varias semanas antes de que se observen los efectos de Hemgenix, se vigilard estrechamente
a los pacientes durante al menos 3 meses después de la perfusion para decidirsi necesitan recibir
adicionalmente un tratamiento de sustitucién del factor IX.
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Para mayor informacion sobre el uso de Hemgenix, consulte el prospecto o pongase en contacto con su
meédico o farmacéutico.

éComo actila Hemgenix?

Los pacientes con hemofilia B presentan mutaciones (modificaciones) en un gen que el organismo
necesita para producir la proteina de coagulacion del factor IX lo que resulta en una deficiencia parcial
o completa de su actividad

El principio activo de Hemgenix, el etranacogén dezaparvovec, se basa en un virus que contiene copias
del gen responsable de producir el factor IX. Cuando se administra al paciente, el virus lleva el gen del
factor IX a las células hepaticas, lo que les permite producir el factor IX que falta y, por tanto, limitar
los episodios hemorragicos.

El tipo de virus utilizado en este medicamento (el virus adenoasociado) no causa enfermedad en
humanos.

éQué beneficios ha demostrado tener Hemgenix en los estudios realizados?

En un estudio en el que participaron 54 pacientes varones adultos con hemofilia B grave o
moderadamente grave se observd que Hemgenix era mas eficaz para reducir los episodios
hemorragicos que el tratamiento de sustitucion del factor IX. En el estudio se comparé el nimero de
episodios hemorragicos que los pacientes tuvieron con el tratamiento de sustituciéon con factor IX
durante un periodo de 6 meses previo a la administracion de Hemgenix con el nimero de episodios
hemorragicos experimentados durante un periodo de 1 afo después de alcanzar niveles estables de
factor IX con Hemgenix. Los datos del estudio demostraron que Hemgenix reducia la tasa de
hemorragia anual de 4,2 a 1,5 sangrados al afio. En el estudio también se observd que Hemgenix era
eficaz para aumentar los niveles de factor IX, ya que el 96 % de los pacientes (52 de 54) ya no
necesitaban tratamiento de sustitucion del factor IX hasta 2 anos después de la perfusion.

éCual es el riesgo asociado a Hemgenix?

Los efectos adversos mas frecuentes de Hemgenix (pueden afectar a mas de 1 de cada 10 pacientes)
son dolor de cabeza, aumento de los niveles de determinadas enzimas hepaticas y sintomas de tipo

gripal.
La lista completa de efectos adversos notificados de Hemgenix se puede consultar en el prospecto.

Hemgenix no debe administrarse a personas hipersensibles (alérgicas) a cualquiera de sus
componentes, que tengan una infeccidn activa o crénica (a largo plazo) que no esté controlada con
medicamentos, o que tengan fibrosis hepatica avanzada o cirrosis hepatica (formacion de cicatrices en
el higado).

éPor qué se ha autorizado Hemgenix en la UE?

En el momento de la autorizacién, los pacientes con hemofilia B grave necesitaban un tratamiento de
por vida con la terapia de sustitucion del factor IX. Hemgenix, administrado en una Unica perfusion,
fue eficaz para prevenir las hemorragias durante un periodo de al menos 2 afos, lo que permitié a los
pacientes interrumpir el tratamiento de sustitucion del factor IX, lo que reduce las molestias derivadas
de tratar la enfermedad. Existen algunas incertidumbres sobre la duracién de los beneficios de
Hemgenix, dado que el estudio principal evalué la respuesta en un pequefio niumero de pacientes
durante un maximo de 2 afios. Aunque los datos de seguridad a largo plazo eran limitados, el perfil de
seguridad se considerd aceptable.
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A Hemgenix se le ha concedido una «autorizacion condicional». Esto significa que la Agencia Europea
de Medicamentos decidié que los beneficios de Hemgenix son mayores que sus riesgos, pero la
compafia tendra que aportar pruebas adicionales tras la autorizacién.

La autorizacién condicional se concede basandose en datos menos exhaustivos de lo que se requiere
normalmente. Se concede para los medicamentos que satisfacen una necesidad médica no cubierta de
tratar enfermedades graves y cuando los beneficios de disponer antes de esos medicamentos superan
los riesgos asociados al uso de los medicamentos mientras se esperan mas pruebas. La Agencia
Europea de Medicamentos revisara anualmente la informacién mas reciente que esté disponible hasta
que los datos sean completos y actualizara esta informacidén general cuando sea necesario.

éQué informacion falta todavia sobre Hemgenix?

Dado que a Hemgenix se le ha concedido una autorizacion condicional, la compania que lo comercializa
proporcionara datos adicionales de los estudios en curso sobre la seguridad y la eficacia a largo plazo
del medicamento, incluida la duracién de la respuesta, en pacientes con hemofilia B grave o
moderadamente grave. La compafiia también facilitard datos de un registro de pacientes tratados con
Hemgenix para estudiar su seguridad y eficacia a largo plazo.

éQué medidas se han adoptado para garantizar un uso seguro y eficaz de
Hemgenix?

La compafiia que comercializa Hemgenix proporcionara materiales educativos a los pacientes o sus
cuidadores y a los profesionales sanitarios, con informacidn sobre los beneficios, los riesgos y las
incertidumbres sobre los efectos a largo plazo y la seguridad del medicamento. Los pacientes también
deberan recibir una tarjeta de paciente para informar a los profesionales sanitarios de que han sido
tratados con Hemgenix.

Las recomendaciones y precauciones que deben seguir los profesionales sanitarios y los pacientes para
un uso seguro y eficaz de Hemgenix se han incluido también en la ficha técnica o resumen de las
caracteristicas del producto y el prospecto.

Como para todos los medicamentos, los datos sobre el uso de Hemgenix se controlan de forma
continua. Los supuestos efectos adversos notificados con Hemgenix se evalian cuidadosamente y se
adoptan las medidas que pudieran resultar necesarias para proteger a los pacientes.

Otra informacion sobre Hemgenix

Puede encontrar informacion adicional sobre Hemgenix en la pagina web de la Agencia:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/hemgenix
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