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Hemofilia A

Estudio para evaluar la seguridad, eficacia, farmacocinéticay
far macodinamia de emicizumab en pacientes con hemofilia A leve o
moderada sin inhibidoresdel FVIII (HAVENG)

A Study to Evaluate the Safety, Efficacy, Pharmacokinetics and Pharmacodynamics of
Emicizumab in Participants With Mild or Moderate Hemophilia A Without FVIII Inhibitors

Trial Status Trial Runs In Trial Identifier
Activo, no seleccionando 10 Countries NCT04158648 2023-506610-52-00
B0O41423

La informacién se obtuvo directamente de sitios web de registros publicos, como ClinicalTrials.gov,
EuClinicalTrials.eu, ISRCTN.com, etc., y no se ha editado.

Official Title:

Estudio abierto multicéntrico para evaluar la seguridad, la eficacia, la farmacocinética y la farmacodinamia
de emicizumab en pacientes con hemofilia A leve o moderada sin inhibidores del FVIII.

Trial Summary:

Se trata de un estudio multicéntrico, abierto, de brazo Unico, disefiado para evaluar
la seguridad, la eficacia, la farmacocinética y la farmacodindmica del emicizumab en
participantes con hemofilia A leve o moderada sin inhibidores contra el factor VIII (FVIII).

Hoffmann-La Roche Fase Il
Sponsor Phase

NCT04158648 2023-506610-52-00 BO41423

Trial Identifiers

Eligibility Criteria:

Gender Age Healthy Volunteers
All No

¢En qué consiste el ensayo clinico HAVEN 67?

Se estan incorporando a este ensayo clinico personas con hemofilia A. Para poder
participar, los pacientes deben tener hemofilia A leve o moderada (sin anticuerpos contra
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el factor FVIII) y ser aptos para recibir tratamiento para la prevencion de las hemorragias
(profilaxis).

El objetivo de este estudio es evaluar los efectos, positivos o negativos, del emicizumab
en pacientes con hemofilia A leve o moderada cuando se administra una vez a la semana,
una vez cada 2 semanas o una vez cada 4 semanas.

¢,Cémo puedo participar en este ensayo clinico?

Para poder participar en este ensayo clinico, debera haber recibido un diagnostico de
hemofilia A leve o moderada.

No debe padecer ningun otro trastorno hemorrégico ni estar tomando determinados
tratamientos, y no podra participar si estd embarazada o dando el pecho.

Si cree que este ensayo clinico podria ser adecuado para usted y le gustaria participar,
consulte a su médico. Si su médico opina que usted podria participar en este ensayo
clinico, le derivara al médico del ensayo clinico mas préximo, quien le facilitara toda

la informacién que necesite para decidir si quiere participar. En esta pagina también
encontrara los centros en los que se realiza el ensayo clinico.

Le haran algunas pruebas mas para asegurarse de que pueda recibir los tratamientos
gue se administran en este ensayo clinico. Algunos de estos procedimientos o pruebas
pueden formar parte de su asistencia médica habitual. Estas son las pruebas que le
harian aunque no participara en el ensayo clinico. Si le han hecho alguna de estas
pruebas recientemente, quiza no sea necesario repetirla.

Antes de empezar el ensayo clinico, se le informara de los riesgos y beneficios de
participar. También le explicardn qué otros tratamientos hay disponibles para que pueda
decidir si quiere 0 no participar.

Si es usted mujer, participa en el ensayo clinico y no estd embarazada pero puede
guedarse embarazada, debera tomar medicacion anticonceptiva o abstenerse de
mantener relaciones heterosexuales. Esto se hace por motivos de seguridad.

¢, Qué tratamiento recibiré si participo en este ensayo clinico?

Usted y su médico decidiran con qué frecuencia debe recibir tratamiento con emicizumab.
Todas las personas que se incorporen a este ensayo clinico seran asignadas a uno de los

3 grupos siguientes en funcion de esa decision:

Grupo 1
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*  Se le administrard emicizumab en inyeccién bajo la piel una vez a la semana durante
4 semanas; luego continuara con una dosis mas baja de emicizumab una vez a la
semana.

Grupo 2

*  Se le administrard emicizumab en inyeccién bajo la piel una vez a la semana durante
4 semanas; luego continuara con la misma dosis de emicizumab cada 2 semanas.

Grupo 3

*  Se le administrara emicizumab en inyeccién bajo la piel una vez a la semana
durante 4 semanas; luego continuara con una dosis mas alta de emicizumab cada
4 semanas.

Durante el primer afio del estudio no se le permitirh cambiar de grupo.

¢,Con qué frecuencia deberé acudir a las visitas de seguimiento y durante cuanto
tiempo?

Durante el estudio, el médico del ensayo clinico le ver4 cada 4 semanas durante al

menos un afio. Estas visitas al hospital incluiran exploraciones y extracciones de sangre
periddicas para comprobar su respuesta al tratamiento y detectar cualquier efecto
secundario que pueda presentar. También se le entregaran cuestionarios para que los
rellene en algunas de las visitas. Entre estas visitas se le pedird a usted o a su cuidador
gue facilite informacion sobre sus hemorragias y los tratamientos para las hemorragias
una vez a la semana. Tendrd libertad para interrumpir este tratamiento en cualquier
momento. El equipo médico hablara con usted de cualquier tratamiento que esté en curso.

¢, Qué sucedera si no puedo participar en este ensayo clinico?

Si este ensayo clinico no es adecuado para usted, no podré participar. Su médico le
sugerira otros ensayos clinicos en los que quiza pueda participar u otros tratamientos que
pueda recibir. No perdera el acceso a su asistencia médica habitual.

Si desea mas informacion sobre este ensayo clinico, consulte la pestafia For Expert
en la pagina For Patient especifica o siga este enlace de ClinicalTrials.gov: https://
clinicaltrials.gov/ct2/show/NCT04158648

Identificador del ensayo: NCT04158648

Inclusion Criteria:
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. Diagnéstico de hemofilia A congénita leve (concentracion de FVIII del > 5% al < 40%) o moderada
(concentracion de FVIII del # 1% al < 5%) sin inhibidores del FVIII.

. Peso # 3 kg.

. Necesidad de profilaxis basada en la evaluaciéon del investigador.

. Resultado negativo en la prueba de inhibidores (es decir, < 0,6 UB/ml) en las 8 semanas previas a la
inclusion.

. Ausencia de inhibidores documentados (es decir, < 0,6 UB/ml), semivida del FVIII < 6 horas o
recuperacion del FVIII < 66 % en los Ultimos 5 afios.

. Documentacion detallada del tratamiento profilactico o a demanda con FVIII recibido y del nUmero de
episodios hemorragicos ocurridos en las Ultimas 24 semanas antes de la inclusién, como minimo.

. Funcion hematoldgica , hepatica y renal adecuada.

. Mujeres en edad fértil: Deberan comprometerse a practicar la abstinencia o a usar métodos
anticonceptivos durante al menos 24 semanas después de la dosis final del farmaco del estudio.

Exclusion Criteria:

. Trastorno hemorragico hereditario o adquirido distinto de la hemofilia A congénita leve (concentracion
de FVIII del > 5% al < 40%) o moderada (concentracion de FVIII del # 1% al # 5%).

. Antecedentes de alcoholismo o toxicomania en las 48 semanas previas a la seleccion, a criterio del
investigador.

. Tratamiento previo (en los Gltimos 12 meses) o actual por enfermedad tromboembdlica o signos de
enfermedad tromboembadlica.

. Otras enfermedades que puedan aumentar actualmente el riesgo de hemorragia o trombosis.

. Antecedentes de hipersensibilidad clinicamente significativa asociada a tratamiento con anticuerpos
monoclonales o componentes de la inyeccién de emicizumab.

. Intervencion quirdrgica programada durante la fase de dosis de carga de emicizumab. Se permiten
las intervenciones quirdrgicas en pacientes en tratamiento con emicizumab desde la semana 5 en
adelante.

. Infeccion conocida por el VIH con un recuento de CD4 < 200 células/pl.

. Enfermedad, trastorno, anomalia importante en la evaluacién de seleccion o en los andlisis clinicos
o0 tratamiento concomitantes que podrian interferir en la realizacion del estudio o que, en opinion del
investigador, supondrian un riesgo inaceptable adicional en la administracion del farmaco del estudio
al paciente.

. Recepcidn de cualquiera de los siguientes medicamentos:

. Farmaco en investigacion para tratar o reducir el riesgo de hemorragias hemofilicas durante 5
semividas desde la dltima administracion del farmaco, a excepcién de la profilaxis previa con
emicizumab.

. Tratamiento con un farmaco en investigacion no relacionado con la hemofilia durante los Gltimos
30 dias 0 5 semividas, lo que sea mas corto.

. Cualquier otro farmaco en investigacion administrado actualmente o programado para
administrarse.

. Incapacidad para cumplir el protocolo del estudio, en opinidn del investigador.
. Mujer embarazada o en periodo de lactancia o con intencién de quedarse embarazada durante el
estudio.

. Las mujeres con capacidad de procrear deberan obtener un resultado negativo en una prueba de
embarazo en suero realizada en los 7 dias previos al comienzo del tratamiento con el farmaco del
estudio.
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