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Ultragenyx anuncia aprovacao do Evkeeza® (evinacumabe) pela Anvisa para o
tratamento da hipercolesterolemia familiar homozigética (HFHo)

Evkeeza® (evinacumabe) é o primeiro medicamento para essa forma hereditdria e ultrarrara de
colesterol elevado

Sao Paulo, 9 de setembro de 2024 — A Ultragenyx Pharmaceutical Inc., biofarmacéutica focada
no desenvolvimento e comercializacdo de terapias inovadoras para doencas genéticas
raras e ultrarraras, anuncia a aprovacao regulatdria do Evkeeza® (evinacumabe) no Brasil. O
Evkeeza® (evinacumabe) foi aprovado pela Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitdria
(Anvisa), Registro 1.3964.0004, para o tratamento de pacientes adultos e pedidtricos com
mais de cinco anos de idade diagnosticados com hipercolesterolemia familiar homozigética
(HFHo). A HFHo é a forma mais rara da hipercolesterolemia familiar (HF), uma condicdo
genética que impede o corpo de eliminar o excesso de colesterol LDL-C, conhecido como
“colesterol ruim”. Sem tratamento, os pacientes com essa doenca correm o risco de
desenvolver graves problemas cardiovasculares, como infarto do miocdrdio e doenca da
valvula adrtica, além de xantomas tendinosos e cutaneos, lesdes caracterizadas por depdsitos
de gordura, entre outras comorbidades, ja na primeira e segunda décadas de vida.!

“A aprovacao do Evkeeza pela Anvisa oferece uma nova opc¢do para a comunidade de HFHo e
reflete o nosso compromisso de trazer terapias inovadoras para pessoas que vivem com doencas
genéticas raras e ultrarraras. Agora, que temos a aprovacao regulatéria, o nosso empenho serd
para apoiar o reembolso para os pacientes que vivem com HFHo no Brasil,” diz Marcia Moscatelli,
farmacéutica e gerente geral da Ultragenyx Brasil.

O medicamento Evkeeza® (evinacumabe) atua como um adjuvante a dieta e outras terapias
redutoras de colesterol de lipoproteina de baixa densidade (LDL-C). O anticorpo monoclonal é
administrado por infusdo intravenosa a cada quatro semanas e age como um inibidor da
angiopoietina-simile 3 (ANGPTL3), proteina que auxilia na regulacdo dos niveis de colesterol no
sangue.

“A hipercolesterolemia familiar homozigdtica é uma doenca devastadora que pode levar a
ataques cardiacos, doencas das valvulas cardiacas ou outros problemas em idade precoce. O
tratamento com Evkeeza, combinado com uma dieta adequada e exercicios fisicos, pode ajudar
a reduzir o LDL-C em pessoas com HFHo," explica o Prof. Raul Santos, cardiologista e diretor da
Unidade de Clinica de Lipides do Instituto do Coracdo (InCor) da Universidade de Sdo Paulo e
Pesquisador do Hospital Israelita Albert Einstein.
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Sobre a hipercolesterolemia familiar homozigética (HFHo)

A HFHo é uma forma devastadora de hipercolesterolemia hereditdria, que afeta 1 em cada 300
mil pessoas em todo o mundo. A HFHo ocorre quando duas cdpias dos genes causadores da
hipercolesterolemia familiar (FH) sdo herdadas, uma do pai e outra da mae, resultando em niveis
perigosamente altos (>400 mg/dL) de LDL-C, ou colesterol ruim. Pacientes com HFHo tém o risco
de desenvolver doencas aterosclerdticas e ocorréncias cardiacas em idade precoce.

Para mais informagdes sobre HFHo, visite https://www.ahfcolesterol.org/.

Sobre Evkeeza® (evinacumabe)

O evinacumabe, substancia ativa do Evkeeza, se liga a uma proteina no corpo chamada ANGPTL3
e bloqueia seus efeitos. A ANGPTL3 estd envolvida no controle dos niveis de colesterol, e ao
bloquear seu efeito, reduz o nivel de colesterol no sangue. O Evkeeza® (evinacumabe) é
administrado por infusdo intravenosa durante 60 minutos, uma vez a cada 4 semanas.

A Regeneron Pharmaceuticals, Inc. criou e desenvolveu o Evkeeza® (evinacumabe) e comercializa
o produto para HFHo nos Estados Unidos da América sob o nome genérico evinacumab-dgnb,
com "dgnb" como sufixo designado de acordo com a orientacdo da agéncia reguladora dos
Estados Unidos, Food and Drug Administration (FDA), para a nomenclatura de produtos
bioldgicos. A Ultragenyx é responsavel pelas atividades de comercializacdo do Evkeeza®
(evinacumabe) para HFHo em paises fora dos EUA.

Resumo das Informagdes de Segurancga

Na analise de dados agrupados, 243 pacientes receberam doses intravenosas de Evkeeza®
(evinacumabe) em estudos controlados por placebo ou em estudos abertos. Destes, 139
pacientes tinham HFHo, dos quais 138 foram tratados com Evkeeza® (evinacumabe) 15 mg/kg a
cada 4 semanas por pelo menos 24 semanas, 120 pacientes foram tratados por pelo menos 52
semanas, e 78 pacientes foram tratados por pelo menos 104 semanas.

Reacbes adversas em pacientes adultos e adolescentes (12 a 17 anos de idade)

Os dados de seguranca sao baseados nos resultados agrupados de dois estudos randomizados,
duplo-cegos e controlados por placebo, com duracdo de 24 semanas. Um total de 117 pacientes
foi randomizado (1 paciente ndo recebeu a dose), dos quais 81 pacientes receberam Evkeeza®
(evinacumabe) 15 mg/kg por via intravenosa a cada 4 semanas e 35 pacientes receberam
Evkeeza® (evinacumabe) 5 mg/kg por via intravenosa a cada 4 semanas. A faixa etdria variou de
12 a 76 anos. Sessenta e cinco (65) pacientes tinham HFHo.


https://www.ahfcolesterol.org/

As reagOes adversas mais comuns foram nasofaringite (13,7% vs. 13,0% no placebo), doenga
semelhante a gripe (7,7% vs. 5,6% no placebo), tontura (6,0% vs. 0% no placebo), dor nas costas
(5,1% vs. 3,7% no placebo) e ndusea (5,1% vs. 1,9% no placebo).

ReacOes adversas em pacientes pedidtricos (> 5 a 11 anos de idade) com HFHo

A seguranca do Evkeeza® (evinacumabe) foi avaliada em 20 pacientes pedidtricos (25 a 11 anos
de idade). O perfil de seguranca do Evkeeza® (evinacumabe) observado nesses pacientes foi
consistente com o perfil de seguranca observado em pacientes adultos e adolescentes com 12
anos ou mais, com a adicdo da reacdo adversa de fadiga. A fadiga foi relatada em 3 (15%)
pacientes pediatricos.

Evkeeza é vendido sob prescricdo médica e tem seu uso restrito a estabelecimentos de saude.

Sobre a Ultragenyx

A Ultragenyx é uma empresa biofarmacéutica comprometida em oferecer aos pacientes novas
terapias para o tratamento de doengas genéticas graves raras e ultrarraras. A empresa
desenvolveu um portfélio diversificado de medicamentos aprovados e candidatos a tratamento
com o objetivo de lidar com doencgas com alta necessidade médica ndo atendida e biologia clara,
para as quais normalmente ndo ha opgao terapéutica aprovada.

A empresa é liderada por uma equipe experiente no desenvolvimento e comercializagdo de
terapias para doencas raras. A estratégia da Ultragenyx baseia-se no desenvolvimento de
medicamentos com eficiéncia de tempo e custo, com o objetivo de fornecer terapias seguras e
eficazes para pacientes com a maior urgéncia.
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