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Inscription sur la liste en sus 17 mars 2016
Mars 2016/ JO : création des documents/parutiofirdeription sur la liste en sus, sur la liste dggcialités pharmaceutiques agréées a l'usage
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des

Cotation adaptée de Sackett et al (ANAES)
*Grade A : preuve scientifiquement établie (étuddait niveau de preuve notamment essais comparatifdomisés de forte puissance et sans b
majeur, méta-analyse d’essais controlés randoméadalyse de décision basée sur des études bieresjené

*Grade B : présomption scientifique (études deanivde preuves intermédiaire notamment essais ca@tifsarandomisés de faible puissance, étu
comparatives non randomisées bien menées, étuctehdete) ;

*Grade C : faible niveau de preuve (études de mieind/eau de preuve : cas témoin, séries de casartsus d’experts)
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INDICATION AMM
http://www.ema.europa.eu/docs/fr_FR/document_lIHEPAR_- Product_Information/human/003771/WC50018206.

» Traitement et prophylaxie deshémorragieschez les patients atteindéhémophilie B (déficit
congeénital en facteur IX).

AMM centralisée W 19/12/2014

Avis de la transparence W 16/09/2015

SMR important / ASMR V

L’hémophilie B est un trouble de la coagulationg&ne héréditaire lié au sexe di a une diminutioradix
de facteur IX. Grace au traitement substitutif,thasx plasmatiques de facteur IX sont augmentésygitant
ainsi de corriger de facon temporaire le déficifamteur IX et les prédispositions hémorragiques.
Pertinence scientifique :

L’efficacité hémostatique et la tolérance de RIXSBbnt été évaluées chez des patients préalableragétt
atteints d’hémophilie B sévére (taux de facteukiX%) ou modérément sévere (taux de facteur X%). A
I'appui de sa demande, le laboratoire a ainsi d&psdonnées issues de 3 études cliniques nordkémd et
multicentriques :

- uneétude de phase I/lll (250901)prospective, multicentrique (29 centres en Euréhessie, Afrique dy
Sud et Japon), non comparative pour I'évaluatioeféicacité hémostatique et ayant inclus des patien
agés de 12 a 65 ans traités en prophylaxie a Emget(n=59) ou uniquement a la demande (n=M)dyga
J. etal),

- uneétude de phase Il/1ll (251101)prospective, non-contrlée, multicentrique (11ltanen Inde, Pologné
Roumanie, Royaume-Uni, Russie et Ukraine) pouraléation de laolérance et ayant inclus des patien
agés de moins de 12 ans traités en prophylaxi¢ead@mande (n=23)J(asinski T. et al)

- uneétude de phase Ill (251002¢n ouvert, multicentrique, non contrélée pourdiésation dd’efficacité et
de la tolérance en per et post-opératoirehez des patients bénéficiant d’'une chirurgie oraj@®u mineurs

ts

”

de 12 & 65 ans recevant RIXUBI8n prévention du risque hémorragique chirurgicalg) (vindyga J. et al).
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