Mitteilung an die Medien

Swissmedic erteilt Roche die Zulassungserweiterung fiir
prophylaktische Therapie von Menschen mit moderater oder milder
Hamophilie A

e Hemlibraist neu auch fiir die Behandlung von Menschen aller Altersgruppen mit
moderater oder milder Himophilie A zugelassen.

e Erste und einzige Himophilie-Prophylaxe, die subkutan und in verschiedenen
Applikationsintervallen (wochentlich, alle zwei oder alle vier Wochen)
verabreicht werden kann.’

Basel, 5. September 2022 - Roche (SIX: RO, ROG; OTCQX: RHHBY) gab heute bekannt, dass
Hemlibra® (Emicizumab) vom Schweizerischen Heilmittelinstitut Swissmedic die
Zulassungserweiterung zur Behandlung der moderaten oder milden Hamophilie A ohne Faktor
Vlll-Inhibitoren erhalten hat.

Die subkutane Therapie mit dem bispezifischen Antikorper Emicizumab (Hemlibra), ist bereits
seit dem 6. November 2018 in der Schweiz fiir Patienten mit schwerer Hamophilie A mit
Antikérpern gegen den Gerinnungsfaktor VIII (FVIII), sogenannte Hemmkorper oder
Inhibitoren, und seit August 2019 fiir Menschen mit schwerer Hiamophilie A ohne Hemmkorper
zugelassen. Hemlibra kannin allen zugelassenen Indikationen altersunabhangig angewendet
werden." Die Zulassungserweiterung beruht auf der multizentrischen, offenen, einarmigen
Phase Ill Studie HAVEN 6 (BO41423).?

Hamophilie ist eine schwerwiegende, vererbte Blutgerinnungsstorung, die unkontrollierte
und oft spontane Blutungen verursachen kann. Neben einem erhéhten Risiko durch aussere
Verletzungen kénnen bei Menschen mit Hamophilie A auch spontane innere Blutungen in
Muskulatur und Gelenke auftreten. Besonders oft betroffen sind Kniegelenke, Ellbogen und
Kndchel. Hemlibra hat das Potential, diesen Blutungen vorzubeugen.?’

Dazu sagt Dr. med. Jean-Marc Hausler, Country Medical Director, Roche Pharma Schweiz: “Es
freut uns sehr, dass Hemlibra nun auch fiir Personen mit moderater oder milder Himophilie A
zugelassen worden ist. Denn die Vorbeugung von Blutungen kann besonders fiir kleine Kinder
und ihre Angehdérigen herausfordernd sein. Mit weniger haufigen Behandlungen kann das
Medikament potentiell zu Blutungsfreiheit und somit mehr Lebensqualitat fihren.”

Hamophilie A wird durch einen Mangel des Gerinnungsfaktors VIII (FVIII) verursacht, wodurch
die Blutgerinnung gestort wird. In der Schweiz sind rund 600 Menschen betroffen. Die
Behandlung mit Hemlibra unterscheidet sich grundlegend von der bisherigen
Substitutionstherapie mit Faktor VIlI-Praparaten, die intravends injiziert werden. Als
monoklonaler Antikérper wird Hemlibra subkutan appliziert und aufgrund der langen

F. Hoffmann-La Roche AG 4070 Basel Group Communications Telefon +41 61 688 88 88
Schweiz Medienstelle Roche-Gruppe www.roche.com

1/5


http://www.roche.com/

Halbwertszeit von liber 26 Tagen' stehen mit Hemlibra wéchentliche, zweiwéchentliche oder
vierwochentliche Behandlungsintervalle zur Verfiigung.” Hemlibra bindet sowohl an
aktivierten Gerinnungsfaktor IX (FIXa) als auch an Gerinnungsfaktor X (FX), ahmt dadurch die
Funktion von FVIII nach und stellt damit die Blutgerinnung weitgehend wieder her.*

Einfachere Handhabung bedeutet mehr Lebensqualitat

Mit Hemlibra steht Menschen mit kongenitaler Himophilie A unabhangig vom
Hemmkorperstatus und vom Schweregrad der Erkrankung eine Behandlungsoption zur
Verfligung, die eine wirksame Blutungskontrolle und leichte Handhabung bietet. Neben der
klinisch relevanten Reduktion von Blutungen,?*°¢ stellt die einfache Anwendung ein weiterer
Vorzug dar: Der Wirkstoff Emicizumab wird subkutan ins Unterhautfettgewebe injiziert,
beispielsweise in Oberschenkel oder Bauch.” Von dieser Applikationsmethode profitieren
besonders Menschen mit kongenitaler Himophilie A, die einen erschwerten venésen Zugang
aufweisen, wie zum Teil Kinder oder dltere Menschen. Durch die drei Behandlungsintervalle
(einmal wéchentlich, zweiw6chentlich oder vierwdchentlich) konnen von Hamophilie A
Betroffenen das Therapieschema auswahlen, welches am besten in ihren Alltag und zu ihrer
aktuellen Lebenssituation passt. Im Rahmen des HAVEN-Priifprogramms wurde demonstriert,
dass iiber 90% der Studienteilnehmer Emicizumab ihrer vorherigen

Hamophilietherapie bevorzugten.?’8

Klinische Studien

Die Zulassungserweiterung beruht auf der multizentrischen, offenen, einarmigen Phase lll
Studie HAVEN 6 (BO41423)2. Das Ziel war es die Sicherheits- und Wirksamkeitsdaten aus dem
bisherigen HAVEN-Priifprogramm zur Untersuchung des Einsatzes von Emicizumab bei
Menschen mit schwerer kongenitaler Himophilie A (einschliesslich der randomisierten
Studien BH29884 [HAVEN 1]* und BH30071 [HAVEN 3]’) mit denen der Population der milden
und moderaten Hamophilie A zu erganzen, um ein konsistentes Nutzen-Risiko Verhaltnis
aufzuzeigen. Im Behandlungszeitraum von im Median (IQR) 55,6 (8,7-89,9) Wochen zeigte
Emicizumab (Hemlibra) in der Studienpopulation der milden und moderaten Hamophilie A
konsistente Wirksamkeit bei allen analysierten Blutungsendpunkten und eine klinisch
signifikante Blutungskontrolle im Einklang mit friiheren HAVEN-Studien.?**8 Es wurden keine
neuen Sicherheitssignale mit Emicizumab in der nicht-schweren Hamophilie A-Population
identifiziert. Damit bietet Emicizumab (Hemlibra) eine wirksame Behandlungsoption mit einem
glinstigen Sicherheitsprofil fiir Menschen mit milder und moderater kongenitaler Himophilie
A ohne FVIlII-Hemmkorper, die eine prophylaktische Therapie benétigen.

Uber Hemlibra® (Emicizumab)

Hemlibraist ein bispezifischer Antikorper, der entwickelt wurde, um FIXa und FX, Proteine, die
an der natirlichen Gerinnungskaskade beteiligt sind, zu binden, diese dadurch
zusammenzufiihren und den Blutgerinnungsprozess bei Menschen mit Himophilie A
wiederherzustellen. Hemlibra ist eine prophylaktische (vorbeugende) Behandlung, die durch
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Injektion einer gebrauchsfertigen Lésung unter die Haut (subkutan) einmal wéchentlich,
einmal alle zwei Wochen oder einmal alle vier Wochen (nach einer anfanglichen einmal
woéchentlichen Dosis in den ersten vier Wochen) verabreicht werden kann. Hemlibra wurde
von Chugai Pharmaceutical Co., Ltd. erforscht und wird weltweit von Chugai, Roche und
Genentech gemeinsam entwickelt.

Uber Himophilie A

Hamophilie A ist eine schwere Erbkrankheit, bei der das Blut nicht richtig gerinnt, was zu
unkontrollierten und oft spontanen Blutungen fiihrt. Weltweit sind etwa 815’000 Menschen
von Hamophilie A betroffen’, von denen etwa 45% eine schwere Form der Erkrankung
aufweisen. Menschen mit Himophilie A haben entweder zu wenig oder keinen
Gerinnungsfaktor VIII. Bei einem gesunden Menschen bringt FVIII im Falle einer Blutung die
Gerinnungsfaktoren [Xa und X zusammen, was ein entscheidender Schritt bei der Bildung
eines Blutgerinnsels ist, um die Blutung zu stoppen. Je nach Schweregrad der Erkrankung
kénnen Menschen mit Himophilie A hdufig bluten, insbesondere in die Gelenke oder Muskeln.
Diese Blutungen kénnen ein erhebliches gesundheitliches Problem darstellen, da sie haufig
Schmerzen verursachen und zu chronischen Schwellungen, Deformierungen, eingeschrankter
Mobilitat und langfristig zu Gelenkschaden fiihren kdnnen. Eine schwerwiegende
Therapiekomplikation stellt die Entwicklung von Hemmkorpern gegen die FVIII-
Ersatztherapien dar. Bei den Hemmkorpern handelt es sich um vom kérpereigenen
Immunsystem entwickelte Antikorper, die den Ersatzfaktor VIl binden, dadurch dessen
Funktion mit dem Resultat, dass die Blutgerinnung gestort ist, blockieren. Abhangig von der
Anzahl gebildeter Hemmkorper kann die Blutgerinnung derart unterdriickt werden, dass eine
zeitnahe und angemessene Blutstillung mit einer FVIlI-Ersatztherapie nicht mehr méglich ist.

Uber Roche in der Himatologie

Roche entwickelt seit mehr als 20 Jahren Medikamente fiir Menschen mit bésartigen und
nicht-bésartigen Blutkrankheiten; unsere Erfahrung und unser Wissen in diesem
Therapiebereich sind umfassend. Heute investieren wir mehr denn je in unser Bestreben,
Patienten innovative Behandlungsmdglichkeiten fiir ein breites Spektrum von
hamatologischen Erkrankungen zu bieten.

Uber Roche

Roche wurde 1896 in Basel, Schweiz, als einer der ersten industriellen Hersteller von
Markenarzneimitteln gegriindet und hat sich zum weltweit grossten
Biotechnologieunternehmen und zum globalen Marktfiihrer in der In-vitro-Diagnostik
entwickelt. Das Unternehmen strebt nach wissenschaftlicher Exzellenz, um Medikamente und
Diagnostika zu entdecken und zu entwickeln, die das Leben von Menschen auf der ganzen
Welt verbessern und retten. Wir sind ein Pionier auf dem Gebiet der personalisierten Medizin
und wollen die Art und Weise, wie die Gesundheitsversorgung erbracht wird, weiter
voranbringen, um einen noch grésseren Nutzen zu erzielen. Damit jeder Mensch die
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bestmogliche Behandlung erhilt, arbeiten wir mit vielen Partnern zusammen und kombinieren
unsere Starken in den Bereichen Diagnostik und Pharma mit Erkenntnissen von Daten aus der
klinischen Praxis.

In Anerkennung unserer konsequent langfristigen Ausrichtung wurde Roche von den Dow
Jones Sustainability Indices zum dreizehnten Mal in Folge als eines der nachhaltigsten
Unternehmen der Pharmabranche ausgezeichnet. Dieser Erfolg ist auch auf unser
Engagement zuriickzufiihren, gemeinsam mit lokalen Partnern den Zugang zur
Gesundheitsversorgung zu verbessern.

Genentech in den USA gehort vollstandig zur Roche-Gruppe. Roche ist Mehrheitsaktionar von
Chugai Pharmaceutical, Japan.

Weitere Informationen finden Sie unter www.roche.com.

Alle erwdhnten Markennamen sind gesetzlich geschiitzt.
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