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Summarized Information for publication_English 
 

Product name Efanesoctocog alfa 

Active substance 

 
Recombinant coagulation Factor VIII Fc – Von Willebrand Factor – 
XTEN fusion protein (rFVIIIFc-VWF-XTEN) 
 

Indication and conditions of 
use 

 
Indication 
Treatment and prophylaxis of bleeding in patients with 
haemophilia A (congenital factor VIII deficiency). 
Efanesoctocog alfa can be used for all age groups. 
 
Administration 
Efanesoctocog alfa is for intravenous use. 
 
Treatment should be under the supervision of a physician 
experienced in the treatment of haemophilia. 
 
After proper training in the correct injection technique, a patient 
may self-inject efanesoctocog alfa, or the patient’s caregiver may 
administer it, if their physician determines that it is appropriate. 
 
Posology 
The dose and duration of the substitution therapy depend on the 
severity of the factor VIII deficiency, on the location and extent of 
the bleeding and on the patient’s clinical condition. 
 
Prophylaxis 
The recommended dosing for routine prophylaxis for adults and 
children is 50 IU/kg of efanesoctocog alfa administered once 
weekly. 
 
On demand treatment 
Efanesoctocog alfa recommended dosing for the on-demand 
treatment, control of bleeding episodes and perioperative 
management consists of a single dose of 50 IU/kg. Depending on 
the degree of haemorrhage/the type of surgical procedure one or 
more additional doses may be considered.  
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Contraindications 
Hypersensitivity to the active substance or to any of the excipients. 
 

Conditions, delays and 
further rules for 
participation of patients 

 
Inclusion criteria  

1. The patient is not eligible for a clinical trial running with 
efanesoctocog alfa or another Investigational Medicinal 
Product (IMP) in the CUP indication. 
 

2. The patient is not eligible for treatment or cannot be 
adequately treated according to clinical guidelines, because 
of efficacy and/or safety issues, with an alternative 
pharmaceutical therapy that is commercially available in 
Belgium AND that is reimbursed for the CUP indication.  
 

3. Patient with congenital severe haemophilia A (FVIII activity < 
1%), without FVIII inhibitors. 

 
4. Previously treated patient (PTP) (>50 exposure days (EDs)) 

 
5. Patient meets at least 1 of the following criteria: 

 
a. Patient in need for treatment of life- or limb-threatening 

bleeds that have not been effectively treated (not 
improving or worsening) by any other authorized FVIII 
therapeutic alternatives (plasma-derived, recombinant 
standard half-life and extended half-life FVIII products), 
OR 
 

b. Patient on prophylaxis who had life-/limb-threatening 
bleeds or recurrent joint bleeds that have not been 
prevented by any other authorized therapeutic 
alternative (FVIII products and emicizumab), OR 

 
c. Patient with contraindication to the use of any other 

effective and authorized therapeutic alternative (e.g. 
hypersensitivity to components of the drug, anti-drug 
antibodies), OR 

 
d. Patient on prophylaxis with FVIII whose poor venous 

access does not allow regular frequent administration 
and emicizumab was not effective or contraindicated, OR 

 
e. Patient requiring FVIII administration for treatment of 

life-/limb-threatening bleeds whose poor venous access 
does not allow frequent administration to control these 
serious bleeding episodes. 

 
6. Capable of giving signed informed consent (parents’ or legally 

designated representative’s consent is required for patients 
who are <18 years of age or unable to give consent) 
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Exclusion criteria 

 
1. Previous severe hypersensitivity reactions, including 

anaphylaxis to efanesoctocog alfa or its components 
 

2. Any other contra-indication to efanesoctocog alfa 
 

3. Any known congenital or acquired coagulation disorder other 
than congenital haemophilia A 

 
4. Previously untreated patients (PUPs) or patients with less 

than 50 EDs to FVIII 
 

5. Presence of FVIII inhibitors defined as >0.6 BU/mL 
 

6. Ongoing or planned immune tolerance induction (ITI) 
treatment 

 
7. Ongoing or planned treatment with FVIII bypassing agents 

 
8. Planned treatment with any other authorized therapeutic 

alternative (FVIII products or emicizumab) (ongoing 
treatment with emicizumab should be terminated prior to 
start efanesoctocog alfa) 

 
9. Treatment with any investigational drug within 5 half-life time 

period prior to start efanesoctocog alfa 
 

10. Venous access not suitable for IV treatment 
 

11. Pregnant or currently breast-feeding women 
 

Duration of the program 

 
Provided that there is an unmet medical need, efanesoctocog alfa 
will be provided free of charge by Sobi on an individual patient 
basis following the criteria stated in this program from  the set-up 
of the program until : 
- the reimbursement decision on efanesoctocog alfa is final 

(positive or negative), OR 
- in the clinical judgement of the treating physician, the patient 

is no longer benefiting from continuation of the treatment, OR 
- in the light of newly emerged scientific data,  

whatever occurs first.  
 
If the request for reimbursement is denied, this program may be 
discontinued. 
 
Sobi may decide to terminate this program at any time at its own 
discretion. 
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Conditions of distribution 

 
- The treating physician checks ongoing clinical trials that could 

be suitable for the patients and checks the inclusion and 
exclusion criteria of the CUP. 

- The patient accepts participation in this CUP and provide a 
signed written informed consent to the treating physician. 

- The treating physician submits a motivated request to the 
responsible physician, through Sobi’s managed access portal 
(https://sobi-ma-portal.anaqua.com/), to supply efanesoctocog 
alfa for an individual patient. 

- The responsible physician verifies the inclusion/exclusion 
criteria and the treating physician’s motivation for enrolling 
this patient. In case of positive opinion, the responsible 
physician sends his/her agreement to the responsible of the 
program who will make efanesoctocog alfa available to the 
patient through the hospital pharmacist.  

- Sobi will respond as soon as possible but not later than 10 days 
after the receipt of the request, whether or not the patient is 
accepted in the program. If the patient is not accepted, the 
reason will be stated.  

- If the request is approved, Sobi will provide as soon as possible 
but not later than 3 days the terms and conditions for supply, 
for signature both by the treating physician and by the hospital. 

- Once signed, Sobi will ensure that medication will be delivered 
within an additional 7 working days to the hospital pharmacy. 

- At least 3 weeks before the end of the anticipated treatment 
period with efanesoctocog alfa the treating physician will 
submit a request for re-supply through Sobi’s managed access 
portal (https://sobi-ma-portal.anaqua.com/). 

- For each follow-up request Sobi will provide terms and 
conditions for re-supply for signature both by the treating 
physician and by the hospital. 
 

Responsible of the program 

 
Swedish Orphan Biovitrum (Sobi) 
 
Responsible of the program 
Bart Fynaerts 
Country Manager Sobi Belux 
Luchthaven Brussel Nationaal 1K, 1930 Zaventem 
Tel: +32 (0) 2 880 61 19 
Email: bart.fynaerts@sobi.com   
 
Responsible physician for the program 
Dr. Michiel Brutsaert 
Medical Lead Sobi Belux 
Luchthaven Brussel Nationaal 1K, 1930 Zaventem 
Tel: +32 (0) 2 880 61 19 
Email: michiel.brutsaert@sobi.com  
 

Modalities for the disposal  
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If patients leave the program they must return any unused or 
expired efanesoctocog alfa to the hospital pharmacy. 
 
Any unused or expired medication needs to be returned to Sobi or 
destroyed in an appropriate facility as soon as possible after the 
patient’s discontinuation from the program. 
 
The medication delivered for an individual patient request in the 
context of this program can only be used for that particular 
patient. 
 

The information for 
registration of adverse 
events 

 
Reporting 
All adverse events (AEs), including serious AEs (SAEs) and adverse 
events of special interest (AESIs) must be reported and sent to Sobi 
Safety at pv.benelux@sobi.com and the responsible physician 
(michiel.brutsaert@sobi.com), within 24 hours of becoming aware 
of the event, whether or not the event is deemed treatment-
related, using the provided Adverse Event Reporting Form. 
 
The treating physician shall assist Sobi in obtaining follow-up 
information for any reported adverse event. The reporting of 
adverse events to Sobi does not relieve the treating physician from 
other regulatory reporting responsibilities, including reporting to 
ethics committees. 
 
Line listings should include SUSARs that occur worldwide in clinical 
trials with efanesoctocog alfa and in this CUP. 
 
Possible side effects 
Like all medicines, this medicine can cause side effects, although 
not everybody gets them. 
 
Very common side effects (may affect more than 1 in 10 people): 
Headache and joint pain. 
 
Common side effects (may affect up to 1 in 10 people): Pain in 
arms/hands and legs/feet (pain in extremity), back pain, eczema 
(skin inflammation), rash, allergic reactions (may present as hives), 
fever and vomiting. 
 
Uncommon side effects (may affect up to 1 in 100 people): 
Reactions at the injection site (including bruising and 
inflammation). 
  
If severe, sudden allergic reactions (anaphylactic reaction) occur, 
the injection must be stopped immediately, and you must contact 
your doctor right away. 
 
For children not previously treated with factor VIII medicines, 
inhibitor antibodies (see section 2) may form very commonly 
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(more than 1 in 10 patients); however, for patients who have 
received previous treatment with factor VIII (more than 150 days 
of treatment) the risk is uncommon (less than 1 in 100 patients). If 
this happens to you or your child the medicine may stop working 
properly and you or your child may experience persistent bleeding. 
If this happens, you should contact your doctor immediately. 
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Informations résumées_Français 
 

 
Nom du médicament 
 

Efanesoctocog alfa  

Nom de la substance active 

 
Facteur VIII de coagulation recombinant fusionné au fragment Fc – 
facteur Von Willebrand (VWF) – protéine de fusion XTEN (rFVIIIFc-
VWF-XTEN) 
 

Indication et conditions 
d’utilisation  
 

 
Indication 
Traitement et prophylaxie des épisodes hémorragiques chez les 
patients atteints d’hémophilie A (déficit congénital en facteur VIII). 
Efanesoctocog alfa est indiqué dans toutes les tranches d’âge. 

 
Administration 
L’efanesoctocog alfa doit être administré par voie intraveineuse.  
 
Le traitement doit se faire sous la surveillance d’un médecin 
expérimenté dans le traitement de l’hémophilie. 
 
Après avoir reçu une formation adéquate à la technique 
d’injection, le patient peut s’auto-injecter l’efanesoctocog alfa, ou 
l’aidant du patient peut lui administrer le médicament, si le 
médecin le juge approprié. 
 
Posologie 
La dose et la durée du traitement substitutif dépendent de la 
sévérité du déficit en facteur VIII, de la localisation et de l’intensité 
de l’épisode hémorragique, ainsi que de l’état clinique du patient. 
 
Prophylaxie 
La dose recommandée pour la prophylaxie de routine chez l’adulte 
et l’enfant est de 50 UI/kg d’efanesoctocog alfa une fois par 
semaine. 
 
Traitement à la demande 
La posologie d’efanesoctocog alfa à utiliser pour le traitement à la 
demande, le contrôle des épisodes hémorragiques et la gestion 
péri-opératoire consiste en une dose unique de 50 UI/kg. En 
fonction du degré d'hémorragie/du type d'intervention 
chirurgicale, une ou plusieurs doses supplémentaires peuvent être 
envisagées. 
 
Contre indications 
Hypersensibilité à la substance active ou à l’un des excipients. 
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Conditions, délais et 
modalités selon lesquels les 
patients sont admis dans le 
programme 
 

 
Critères d'inclusion  

1. Le patient n'est pas éligible pour un essai clinique portant sur 
l'efanesoctocog alfa ou un autre médicament expérimental 
dans l'indication de ce programme. 
 

2. Le patient n'est pas éligible pour un traitement ou ne peut 
pas être traité de manière adéquate selon les directives 
cliniques, en raison de problèmes d'efficacité et/ou de 
sécurité, avec une thérapie pharmaceutique alternative qui 
est commercialement disponible en Belgique ET qui est 
remboursée pour l'indication de ce programme.  

 
3. Patient atteint d'hémophilie A congénitale sévère (activité du 

FVIII < 1%), sans inhibiteurs du FVIII. 
 

4. Patient précédemment traité (>50 jours d'exposition). 
 

5. Le patient répond à au moins un des critères suivants  
 

a. Patient nécessitant un traitement pour des saignements 
menaçant la vie ou les membres qui n'ont pas été traités 
efficacement (aggravation ou pas d'amélioration) par 
d'autres alternatives thérapeutiques de FVIII autorisées 
(produits FVIII dérivés du plasma, recombinants à demi-
vie standard ou prolongée), OU 
 

b. Patient sous prophylaxie ayant présenté des 
saignements menaçant la vie ou les membres ou des 
saignements articulaires récurrents qui n'ont pas été 
prévenus par une autre alternative thérapeutique 
autorisée (produits FVIII et emicizumab), OU 

 
c. Patient présentant une contre-indication à l'utilisation de 

toute autre alternative thérapeutique efficace et 
autorisée (par exemple, hypersensibilité aux composants 
du médicament, anticorps anti-médicament), OU 

 
d. Patient sous prophylaxie par FVIII dont l'accès veineux 

insuffisant ne permet pas une administration régulière et 
fréquente et pour lequel l'emicizumab n'était pas 
efficace ou était contre-indiqué, OU 

 
e. Patient nécessitant l'administration de FVIII pour le 

traitement d'hémorragies menaçant la vie ou les 
membres et dont l'accès veineux insuffisant ne permet 
pas une administration fréquente pour contrôler ces 
épisodes hémorragiques graves. 

 
6. Capable de donner un consentement éclairé signé (le 

consentement des parents ou du représentant légalement 
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désigné est requis pour les patients âgés de moins de 18 ans 
ou incapables de donner leur consentement). 

 
Critères d'exclusion 

1. Réactions d'hypersensibilité sévères antérieures, y compris 
anaphylaxie à l'efanesoctocog alfa ou à ses composants 
 

2. Toute autre contre-indication à l'efanesoctocog alfa 
 

3. Tout trouble de la coagulation congénital ou acquis connu 
autre que l'hémophilie congénitale A 

 
4. Patients non traités antérieurement ou patients ayant moins 

de 50 jours d'exposition au FVIII 
 

5. Présence d'inhibiteurs du FVIII définis comme >0,6 BU/mL 
 

6. Traitement d'induction de tolérance immunitaire en cours ou 
prévu 

 
7. Traitement en cours ou prévu avec des agents contournant le 

FVIII (FVIII bypassing agents) 
 

8. Traitement prévu avec toute autre alternative thérapeutique 
autorisée (produits FVIII ou emicizumab) (le traitement en 
cours avec l'emicizumab doit être interrompu avant de 
commencer l'efanesoctocog alfa) 

 
9. Traitement par tout médicament expérimental dans la 

période de 5 demi-vies précédant le début du traitement par 
efanesoctocog alfa 

 
10. Accès veineux non adapté au traitement intraveneux 

 
11. Femmes enceintes ou en cours d'allaitement 

 

Durée 
 

 
Pour autant qu'il existe un besoin médical non satisfait, 
l'efanesoctocog alfa sera fourni gratuitement par Sobi pour chaque 
patient, conformément aux critères énoncés dans le présent 
programme, à partir de la mise en place du programme jusqu'à : 
- la décision de remboursement de l'efanesoctocog alfa est 

définitive (positive ou négative), OU 
- selon le jugement clinique du médecin traitant, le patient ne 

bénéficie plus de la poursuite du traitement, OU 
- la lumière de nouvelles données scientifiques,  

selon ce qui se produit en premier.  
 
Si la demande de remboursement est refusée, ce programme peut 
être interrompu. 
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Sobi peut décider de mettre fin à ce programme à tout moment, à 
sa seule discrétion. 
 

Conditions de distribution 
 

 
- Le médecin traitant vérifie les essais cliniques en cours qui 

pourraient convenir aux patients et vérifie les critères 
d'inclusion et d'exclusion de ce programme. 

- Le patient accepte de participer à ce programme et fournit un 
consentement éclairé écrit et signé au médecin traitant. 

- Le médecin traitant soumet une demande motivée au médecin 
responsable, via le portail d'accès géré de Sobi (https://sobi-
ma-portal.anaqua.com/), pour fournir de l'efanesoctocog alfa à 
un patient individuel. 

- Le médecin responsable vérifie les critères 
d'inclusion/exclusion et la motivation du médecin traitant à 
inclure ce patient. En cas d'avis positif, le médecin responsable 
transmet son accord au responsable du programme qui mettra 
l'efanesoctocog alfa à la disposition du patient par 
l'intermédiaire du pharmacien hospitalier.  

- Sobi répondra dès que possible, mais au plus tard dans les 10 
jours suivant la réception de la demande, si le patient est 
accepté ou non dans le programme. Si le patient n'est pas 
accepté, la raison en sera précisée.  

- Si la demande est acceptée, Sobi fournira dans les plus brefs 
délais et au plus tard dans les 3 jours les conditions de livraison, 
pour signature par le médecin traitant et par l'hôpital. 

- Une fois signées, Sobi veillera à ce que les médicaments soient 
livrés dans un délai supplémentaire de 7 jours ouvrables à la 
pharmacie de l'hôpital. 

- Au moins trois semaines avant la fin de la période de 
traitement prévue avec l'efanesoctocog alfa, le médecin 
traitant soumettra une demande de réapprovisionnement via 
le portail d'accès géré de Sobi (https://sobi-ma-
portal.anaqua.com/). 

- Pour chaque demande de suivi, Sobi fournira les conditions de 
réapprovisionnement pour signature par le médecin traitant et 
par l'hôpital. 

 

Responsable  
 

 
Swedish Orphan Biovitrum (Sobi) 
 
Responsable du programme 
Bart Fynaerts 
Country Manager Sobi Belux 
Luchthaven Brussel Nationaal 1K, 1930 Zaventem 
Tel: +32 (0) 2 880 61 19 
Email: bart.fynaerts@sobi.com   
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Médecin responsable du programme 
Dr. Michiel Brutsaert 
Medical Lead Sobi Belux 
Luchthaven Brussel Nationaal 1K, 1930 Zaventem 
Tel: +32 (0) 2 880 61 19 
Email: michiel.brutsaert@sobi.com 
 

Modalités selon lesquelles 
les médicaments non-utilisés 
sont traités 
 

 
Si les patients quittent le programme, ils doivent rendre au 
pharmacien hospitalier tout efanesoctocog alfa non utilisé ou 
périmé. 
 
Tout médicament non utilisé ou périmé doit être retourné à Sobi 
ou détruit dans un établissement approprié dès que possible après 
l'arrêt du programme par le patient. 
 
Les médicaments délivrés pour une demande individuelle de 
patient dans le cadre de ce programme ne peuvent être utilisés 
que pour ce patient particulier. 
 

Données pour 
l’enregistrement des 
suspicions d’effets 
indésirables graves 

 
Notification 
Tous les événements indésirables (adverse events, AE’s), y compris 
les EI graves (SAE’s) et les événements indésirables d'intérêt 
particulier (AESI’s), doivent être notifiés et envoyés à Sobi Safety 
(pv.benelux@sobi.com) et au médecin responsable 
(michiel.brutsaert@sobi.com) dans les 24 heures suivant la prise 
de connaissance de l'événement, que celui-ci soit ou non considéré 
comme lié au traitement, à l'aide du formulaire de notification 
d'événement indésirable fourni. 
 
Le médecin traitant doit aider Sobi à obtenir des informations sur 
le suivi de tout événement indésirable notifié. La notification des 
événements indésirables à Sobi ne dispense pas le médecin 
traitant de ses autres responsabilités en matière de notification 
réglementaire, y compris la notification aux comités d'éthique. 
 
Les énumérations doivent inclure les SUSAR’s qui surviennent dans 
le monde entier au cours des essais cliniques avec l'efanesoctocog 
alfa et dans le cadre de ce CUP. 
 
Effets indésirables 
Comme tout médicament, celui-ci peut avoir des effets 
secondaires, bien que tout le monde ne les subisse pas. 
 
Effets indésirables très fréquents (pouvant toucher plus de 1 
personne sur 10) : Maux de tête et douleurs articulaires. 
 
Effets indésirables fréquents (pouvant toucher jusqu’à 1 personne 
sur 10) : Douleur dans les bras/mains et les jambes/pieds (douleur 
dans les extrémités), douleur dans le dos, eczéma (inflammation 
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de la peau), éruption cutanée, réaction allergique (pouvant se 
manifester par de l’urticaire), fièvre et vomissements 
 
Effets indésirables peu fréquents (pouvant toucher jusqu’à 1 
personne sur 100) : Réaction au site d’injection (notamment 
hématome et inflammation). 
 
Si une réaction allergique sévère et soudaine (réaction 
anaphylactique) survient, l’injection doit être interrompue 
immédiatement et vous devez contacter votre médecin sans 
attendre. 
    
Chez les enfants n’ayant jamais été traités par un médicament 
contenant le facteur VIII, des anticorps inhibiteurs sont 
susceptibles de se former. Cela survient très fréquemment (chez 
plus de 1 patient sur 10). En revanche, chez les patients qui ont 
déjà reçu un traitement par le facteur VIII auparavant (plus de 150 
jours de traitement), ce phénomène est peu fréquent (moins de 1 
patient sur 100). Si des inhibiteurs apparaissent chez vous ou votre 
enfant, le médicament pourrait ne plus agir correctement et vous 
ou votre enfant pourriez présenter des saignements persistants. Si 
cela se produit, vous devez contacter votre médecin 
immédiatement. 
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Samengevatte informatie_Nederlands 
 

Naam geneesmiddel 
 
Efanesoctocog alfa  
 

Naam actieve substantie 

 
Recombinant-stollingsfactor VIII Fc – von-Willebrandfactor – XTEN 
fusie eiwit (rFVIIIFc-VWF-XTEN) 
  

Indicatie en 
gebruiksvoorwaarden 

 
Indicatie 
Behandeling en profylaxe van bloedingen bij patiënten met 
hemofilie A (aangeboren factor VIII deficiëntie). Efanesoctocog alfa 
kan worden gebruikt voor alle leeftijdsgroepen. 
 
Toediening 
Efanesoctocog alfa is bedoeld voor intraveneus gebruik.  
 
Behandeling moet plaatsvinden onder het toezicht van een arts 
met ervaring in de behandeling van hemofilie. 
 
Na een gepaste training in de juiste injectietechniek mag een 
patiënt efanesoctocog alfa zelf met een injectie toedienen, of mag 
de verzorger van de patiënt het toedienen, als hun arts van mening 
is dat dit aangewezen is. 
 
Dosering 
De dosis en de duur van de substitutietherapie zijn afhankelijk van 
de ernst van de factor VIII deficiëntie, van de plaats en ernst van de 
bloeding en van de klinische toestand van de patiënt. 
 
Profylaxe 
De aanbevolen dosering voor de gebruikelijke profylaxe voor 
volwassenen en kinderen is 50 I.E./kg efanesoctocog alfa, eenmaal 
per week toegediend. 
 
Behandeling naar behoefte (on demand) 
De dosering van efanesoctocog alfa voor de behandeling naar 
behoefte, voor het onder controle brengen van bloedingsepisodes 
en voor perioperatieve behandeling bestaat uit een enkele dosis 
van 50 I.E./kg. Afhankelijk van de mate van hemorragie/het type 
chirurgische ingreep kunnen één of meerdere aanvullende doses 
overwogen worden. 
 
Contra-indicaties 
Overgevoeligheid voor de werkzame stof of voor een van de 
hulpstoffen. 
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Voorwaarden, termijnen en 
nadere regelen waaronder 
patiënten 
worden toegelaten 

 
Inclusiecriteria  

1. De patiënt komt niet in aanmerking voor een klinische studie 
met efanesoctocog alfa of een ander Investigational 
Medicinal Product (IMP) voor de CUP indicatie. 
 

2. De patiënt komt niet in aanmerking voor behandeling of kan 
niet adequaat worden behandeld volgens de klinische 
richtlijnen, vanwege problemen met de werkzaamheid en/of 
veiligheid, met een alternatieve farmaceutische therapie die 
commercieel beschikbaar is in België EN die wordt vergoed 
voor de CUP indicatie.  

 
3. Patiënt met aangeboren ernstige hemofilie A (FVIII-activiteit < 

1%), zonder FVIII-remmers. 
 

4. Eerder behandelde patiënt (>50 blootstellingsdagen). 
 

5. Patiënt voldoet aan ten minste 1 van de volgende criteria: 
 

a. Patiënt met nood aan behandeling van 
levensbedreigende of ledemaatbedreigende bloedingen 
die niet effectief zijn behandeld (verergerend of niet 
verbeterend) door andere goedgekeurde therapeutische 
alternatieven voor FVIII (uit plasma verkregen, 
recombinante standard half-life [SHL] en extended half-
life [EHL] FVIII-producten), OF 
 

b. Patiënt op profylaxe die levensbedreigende/ 
ledemaatbedreigende bloedingen of terugkerende 
gewrichtsbloedingen hebben gehad die niet zijn 
voorkomen door een ander goedgekeurd therapeutisch 
alternatief (FVIII-producten en emicizumab), OF 

 
c. Patiënt met contra-indicatie voor het gebruik van een 

ander effectief en goedgekeurd therapeutisch alternatief 
(bijv. overgevoeligheid voor componenten van het 
geneesmiddel, antilichamen tegen het geneesmiddel), 
OF 

 
d. Patiënt op profylaxe met FVIII wiens slechte veneuze 

toegang regelmatige frequente toediening niet mogelijk 
maakt en emicizumab niet effectief of gecontra-
indiceerd was, OF 

 
e. Patiënt die FVIII-toediening nodig heeft voor de 

behandeling van levens-/ledemaatbedreigende 
bloedingen en bij wie een slechte veneuze toegang geen 
frequente toediening toestaat om deze ernstige 
bloedingen onder controle te houden. 
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6. In staat om ondertekende geïnformeerde toestemming te 
geven (toestemming van de ouders of een wettelijk 
aangewezen vertegenwoordiger is vereist voor patiënten die 
jonger zijn dan 18 jaar of die niet in staat zijn om 
toestemming te geven). 

 
Exclusiecriteria 

1. Eerdere ernstige overgevoeligheidsreacties, waaronder 
anafylaxie op efanesoctocog alfa of bestanddelen daarvan 
 

2. Elke andere contra-indicatie voor efanesoctocog alfa 
 

3. Elke bekende aangeboren of verworven stollingsstoornis 
anders dan aangeboren hemofilie A 

 
4. Eerder onbehandelde patiënten of patiënten met minder dan 

50 blootstellingsdagen voor FVIII 
 

5. Aanwezigheid van FVIII-remmers gedefinieerd als >0,6 BU/mL 
 

6. Lopende of geplande inductie van immuuntolerantie 
behandeling 

 
7. Lopende of geplande behandeling met FVIII-bypassing 

middelen 
 

8. Geplande behandeling met een ander goedgekeurd 
therapeutisch alternatief (FVIII-producten of emicizumab) 
(lopende behandeling met emicizumab moet worden 
beëindigd voorafgaand aan de start van efanesoctocog alfa) 

 
9. Behandeling met een geneesmiddel voor onderzoek binnen 

een periode van 5 halfwaardetijden voorafgaand aan de start 
van efanesoctocog alfa 

 
10. Veneuze toegang niet geschikt voor IV-behandeling 

 
11. Zwangere vrouwen of vrouwen die borstvoeding geven 

 

Looptijd 
 

 
Op voorwaarde dat er een onvervulde medische behoefte bestaat, 
zal efanesoctocog alfa gratis door Sobi worden verstrekt op 
individuele patiëntenbasis volgens de criteria die in dit programma 
zijn vermeld vanaf het opzetten van het programma tot : 

- de beslissing over de terugbetaling van efanesoctocog alfa 
definitief is (positief of negatief), OF 

- naar het klinisch oordeel van de behandelende arts, de 
patiënt niet langer baat heeft bij voortzetting van de 
behandeling, OF 

- in het licht van nieuwe wetenschappelijke gegevens,  
wat zich het eerst voordoet.  
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Als het verzoek om terugbetaling wordt afgewezen, kan dit 
programma worden stopgezet. 
 
Sobi kan te allen tijde naar eigen goeddunken besluiten dit 
programma te beëindigen. 
 

Distributievoorwaarden 
 

 
- De behandelend arts controleert lopende klinische 

onderzoeken die geschikt zouden kunnen zijn voor de 
patiënten en controleert de in- en exclusiecriteria van het 
CUP. 

- De patiënt aanvaardt deelname aan dit CUP en geeft een 
ondertekende schriftelijke geïnformeerde toestemming aan 
de behandelend arts. 

- De behandelend arts dient een gemotiveerd verzoek in bij de 
verantwoordelijke arts, via Sobi's managed access portal 
(https://sobi-ma-portal.anaqua.com/), om efanesoctocog alfa 
te leveren voor een individuele patiënt. 

- De verantwoordelijke arts verifieert de in-/exclusiescriteria en 
de motivatie van de behandelend arts om deze patiënt in te 
sluiten. In geval van een positief advies stuurt de 
verantwoordelijke arts zijn/haar akkoord naar de 
verantwoordelijke van het programma die efanesoctocog alfa 
via de ziekenhuisapotheker aan de patiënt ter beschikking 
stelt.  

- Sobi zal zo snel mogelijk, maar niet later dan 10 dagen na 
ontvangst van de aanvraag, reageren of de patiënt al dan niet 
wordt geaccepteerd in het programma. Als de patiënt niet 
wordt geaccepteerd, zal de reden worden vermeld.  

- Als de aanvraag wordt goedgekeurd, zal Sobi zo snel mogelijk, 
maar niet later dan 3 dagen, de leveringsvoorwaarden 
verstrekken, die zowel door de behandelend arts als door het 
ziekenhuis moeten worden ondertekend. 

- Na ondertekening zorgt Sobi ervoor dat de medicatie binnen 
7 werkdagen wordt afgeleverd bij de ziekenhuisapotheek. 

- Ten minste 3 weken voor het einde van de verwachte 
behandelperiode met efanesoctocog alfa zal de behandelend 
arts een verzoek voor herlevering indienen via Sobi's 
managed access portal (https://sobi-ma-portal.anaqua.com/). 

- Voor elk vervolgverzoek zal Sobi voorwaarden voor 
herlevering verstrekken die zowel door de behandelend arts 
als door het ziekenhuis moeten worden ondertekend. 

  

Verantwoordelijke 

 
Swedish Orphan Biovitrum (Sobi) 
 
Verantwoordelijke voor het programma 
Bart Fynaerts 
Country Manager Sobi Belux 
Luchthaven Brussel Nationaal 1K, 1930 Zaventem 
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Tel: +32 (0) 2 880 61 19 
Email: bart.fynaerts@sobi.com    
 
Verantwoordelijke arts voor het programma 
Dr. Michiel Brutsaert 
Medical Lead Sobi Belux 
Luchthaven Brussel Nationaal 1K, 1930 Zaventem 
Tel: +32 (0) 2 880 61 19 
Email: michiel.brutsaert@sobi.com  
 

Modaliteiten voor de 
behandeling van niet-
gebruikt geneesmiddel 
 

 
Als patiënten het programma verlaten, moeten ze alle ongebruikte 
of vervallen efanesoctocog alfa terugbezorgen aan de 
ziekenhuisapotheker. 
 
Alle ongebruikte of vervallen medicatie moet zo snel mogelijk 
nadat de patiënt het programma heeft verlaten aan Sobi worden 
terugbezorgd of in een daartoe geschikte instelling worden 
vernietigd. 
 
De medicatie die wordt geleverd voor een individuele aanvraag 
van een patiënt in het kader van dit programma kan alleen voor 
die specifieke patiënt worden gebruikt. 
 

Gegevens voor de registratie 
van vermoedens van 
onverwachte bijwerkingen 

 
Melding 
Alle ongewenste voorvallen (adverse events, AE's), waaronder 
ernstige ongewenste voorvallen(SAE's) en ongewenste voorvallen 
van speciaal belang (AESI's) moeten worden gemeld en verzonden 
naar Sobi Safety op pv.benelux@sobi.com en de verantwoordelijke 
arts (michiel.brutsaert@sobi.com), binnen 24 uur nadat men zich 
bewust is geworden van het voorval, ongeacht of het voorval wel 
of niet als behandelingsgerelateerd wordt beschouwd, met behulp 
van het verstrekte formulier voor het melden van ongewenste 
voorvallen. 
 
De behandelend arts zal Sobi assisteren bij het verkrijgen van 
follow-up informatie voor elk gemeld ongewenst voorval. De 
rapportage van bijwerkingen aan Sobi ontslaat de behandelend 
arts niet van andere wettelijke rapportageverantwoordelijkheden, 
waaronder rapportage aan ethische commissies. 
 
De lijst met SUSAR's moet SUSAR's bevatten die wereldwijd 
voorkomen in klinische studies met efanesoctocog alfa en in deze 
CUP. 
 
Mogelijke bijwerkingen 
Zoals elk geneesmiddel kan ook dit geneesmiddel bijwerkingen 
hebben, al krijgt niet iedereen daarmee te maken. 
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Zeer vaak voorkomende bijwerkingen (kunnen bij meer dan 1 op 
de 10 gebruikers voorkomen): Hoofdpijn en gewrichtspijn. 
  
Vaak voorkomende bijwerkingen (kunnen bij minder dan 1 op de 
10 gebruikers voorkomen): Pijn in armen/handen en benen/voeten 
(pijn in extremiteit), rugpijn, eczeem (ontsteking van de huid), 
huiduitslag, allergische reacties (kunnen zich voordoen in de vorm 
van uitslag op de huid met roze bulten en erge jeuk (netelroos of 
galbulten)), koorts en overgeven. 
  
Soms voorkomende bijwerkingen (kunnen bij minder dan 1 op de 
100 gebruikers voorkomen): Reacties op de plaats van de injectie 
(waaronder blauwe plek en ontsteking). 
   
Als ernstige, plotse allergische reacties (anafylactische reactie) 
optreden, moet de injectie onmiddellijk worden stopgezet.  
  
Bij kinderen die niet eerder zijn behandeld met factor VIII 
geneesmiddelen, kunnen zeer vaak (bij meer dan 1 op de 10 
patiënten) remmende antistoffen ontstaan. Bij patiënten die 
eerder zijn behandeld met factor VIII (een behandeling langer dan 
150 dagen), komt dit risico soms voor (bij minder dan 1 op de 100 
patiënten). Als dit bij u of uw kind gebeurt, is het mogelijk dat het 
geneesmiddel minder goed gaat werken en kan u of uw kind 
aanhoudende bloedingen krijgen. Als dit gebeurt, moet u 
onmiddellijk contact opnemen met uw arts. 
 

 


