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Octapharma far amerikanskt godkannande for wilate® som

sarlakemedel med exklusiv marknadsratt
- den forsta substitutionsbehandlingen utvecklad sarskilt for von
Willebrands sjukdom

Milstolpe for Octapharmas intrade p& den amerikanska marknaden fér koagulationsprodukter

Lachen, Schweiz/Stockholm. Octapharma, en av vérldens storsta tillverkare av plasmaprodukter,
meddelar att det amerikanska lakemedelsverket, U.S. Food and Drug Administration (FDA), har godként
wilate® som sarlakemedel med exklusiv marknadsrétt. Beteckningen beviljades for anvandning av wilate®
for behandling av spontana eller traumaframkallade blédningsepisoder hos patienter med svar von
Willebrands sjukdom (VWD). Lakemedlet kan dven anvandas av patienter med lindrig eller medelsvar
VWD, for vilka man vet eller misstéanker att behandling med desmopressin inte har effekt eller &ar
kontraindicerad.

FDA-godkannandet och beviljandet av exklusiv marknadsratt for wilate® innebér att Octapharma nu tar
steget in p& den amerikanska marknaden for koagulationsprodukter. Enligt planen kommer wilate® att
finnas pad USA-marknaden redan i bérjan av 2010.

"Att FDA beviljar exklusiv marknadsratt for wilate® ar ett viktigt framsteg for Octapharmas utveckling av
lakemedlet”, sdger Kim Bjornstrup, vice ordférande for Octapharma Group. "Ett krav for att wilate® skulle
godkannas som sarlakemedel med exklusiv marknadsrétt var att vi skulle motivera for FDA att wilate® kan
vara kliniskt dverlagset befintliga behandlingar (7). wilate® ar sarskilt utvecklat och tillverkas speciellt for
behandling av VWD. Den unika kombinationen av tva inaktiveringssteg for virus, hdg renhet och en
fysiologisk 1:1-kvot av FVIII och VWF representerar en ny generation behandlingsalternativ fér patienter
med von Willebrands sjukdom.”

Om wilate®™:

wilate® ar ett nyligen utvecklat, hogrent, dubbelt virusinaktiverat koncentrat av von Willebrandfaktorn och
koagulationsfaktor VIII (human) som i fyra prospektiva kliniska prévningar med bade objektiva och
subjektiva kriterier har visats ha effekt pa alla typer av VWD, aven hos barn. wilate® ar godkant for
forsaljning i Sverige sedan augusti 2007.

Den 4 december 2009 registrerade FDA wilate® for behandling av spontana och traumaframkallade
blédningsepisoder hos patienter med svar VWD samt for patienter med mild eller moderat VWD for vilka
det ar kant eller misstanks att desmopressin inte har effekt eller ar kontraindicerat (1). wilate® ar det forsta
dubbelt virusinaktiverade hégrena koncentratet av VWF/FVIII (von Willebrandfaktorn/faktor FVIII). For
virusinaktiveringen anvands dels en S/D-metod med lI6sningsmedel och detergent, dels ett sarskilt
system for varmebehandling efter sluttillverkning (TDH). De reningsprocesser som har valts for
tillverkningen innebar att VWF/FVIII-komplexet isoleras under betingelser som ger ett mycket effektivt
skydd av proteiner. P& s& satt kan man uppna en 1:1-kvot av VWF:RCo (ristocetin kofaktor) och FVIII-
aktiviteter som ar lika htéga som i normal plasma. Albumin tillsétts inte som stabilisator.

Fyra prospektiva kliniska provningar har visat sékerhet, tolerabilitet och hemostatisk effekt hos wilate® vid
behandling av akuta blédningsepisoder och forebyggande behandling av patienter med olika typer av
VWD. Nér wilate® observerades med objektiva kriterier vid 1 068 blodningsepisoder fungerade
behandlingen i mellan 84 % och 93 % av fallen, med en viss variation beroende pa typ av patient (3).
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Sedan mitten av 1980-talet har kraven pa virussakerhet hos plasmaprodukter blivit allt strangare: nu
kravs bevisad viruseliminering/virusinaktivering (4) (5). Flera virusinaktiveringssteg har dkat séakerheten
hos koagulationsprodukter, men S/D-inaktivering ar den géllande standarden fér skydd mot hoginfektiosa
héljeforsedda virus (6). Octapharma var forst pa sitt omrade med att anvanda S/D-inaktivering vid
storskalig produktion av plasmaderivat. Tillverkningsprocessen for wilate® innehaller tvd oberoende och
effektiva foérfaranden for inaktivering av virus, dels S/D-behandling i bulk, dels TDH-behandling av den
frystorkade produkten i slutbehallaren. Dessutom ingar ett jonbytessteg som bidrar ytterligare till att géra
wilate® virussakert.

Humanplasma innehaller VWF och FVIII i mycket laga koncentrationer. Tillverkningsprocessen for wilate®
ar utformad for att anrika VWF/FVIII-komplex. Medféljande plasmaproteiner som kan orsaka kliniska
biverkningar och proteaser som kan gora koagulationsfaktorerna mindre stabila, bryta ner deras naturliga
struktur och férsamra deras funktion renas bort pa ett effektivt satt under tillverkningen.

Om VWD:

VWD ar den vanligaste blodarsjukdomen. | USA har mellan en och tva procent av befolkningen VWD,
enligt Centers for Disease Control and Prevention (2). Sjukdomen beror p& att kroppen inte kan
producera fungerande von Willebrandfaktor, ett av de proteiner som gor att blodet kan koagulera. Mer
information om von Willebrands sjukdom finns pd www.vonwillebrand.se.

Om Octapharma Group:

Octapharma ar en av varldens storsta tillverkare av plasmaprodukter. Huvudkontoret finns i Lachen i
Schweiz, och féretaget har varit verksamt inom patientvard och medicinsk innovation i 6ver 25 ar.
Octapharmas karnverksamhet &r utveckling, produktion och férséljning av hégkvalitativa behandlingar
med humanproteiner, bade frAn humanplasma och fran human cellinje. Octapharma har 6ver 3 000
anstéllda och har biofarmaceutisk erfarenhet fran 80 lander éver hela varlden. Octapharma driver fem
hogteknologiska produktionsanlaggningar varav en i Stockholm. Mer information finns pa
www.octapharma.se.
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