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21 октября 2023 г. в рамках Первой науч-
но-практической конференции «Нарушения 
гемостаза: проблемы и решения» состоялось 
совещание экспертов по перспективам приме-
нения генной терапии гемофилии А препара-
том валоктокоген роксапарвовек в Российской 
Федерации в следующем составе:

Андреева Татьяна Андреевна, к.м.н., 
заведующая Городским центром по лечению 
гемофилии, ГБУЗ «Городская поликлиника  
№ 37», г. Санкт-Петербург; 

Зозуля Надежда Ивановна, д.м.н., веду-
щий научный сотрудник, заведующая клини-
ко-диагностическим отделением гематологии и 
нарушений гемостаза ФГБУ «НМИЦ  гематоло-
гии» МЗ РФ, г. Москва;

Жарков Павел Александрович, д.м.н., 
врач-гематолог консультативного отделения, 
руководитель группы изучения гемостаза ФГБУ 
«НМИЦ ДГÎИ им. Дмитрия Рогачева» МЗ РФ, 
г. Москва;

Мамаев Андрей Николаевич, д.м.н., ст.н.с. 
Алтайского филиала ФГБУ «НМИЦ  гематоло- 
гии» МЗ РФ, г. Барнаул;

Момот Андрей Павлович, д.м.н., дирек-
тор Алтайского филиала ФГБУ «НМИЦ  гема-
тологии» МЗ РФ, руководитель лаборатории 
гематологии ЦНИЛ Государственное бюд-
жетное образовательное учреждение «Алтай- 
ский государственный медицинский универси-
тет» МЗ РФ; 

Румянцев Александр Григорьевич, акаде-
мик РАН, президент ФГБУ «НМИЦ ДГÎИ им. 
Дмитрия Рогачева» МЗ РФ, г. Москва; 

Свирин Павел Вячеславович, врач-гема- 
толог гематологического отделения ГБУЗ «Моро- 
зовская ДГКБ ДЗМ», г. Москва.

В рамках совещания были рассмотрены сле-
дующие вопросы:

– эпидемиологическая характеристика 
пациентов с гемофилией А в РФ; 

– роль генной терапии в улучшении каче-
ства жизни пациентов; 

– результаты применения препарата генной 
терапии гемофилии А валоктокогена роксапар-
вовека;

– возможности доступа к препарату генной 
терапии гемофилии А в РФ.
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Эксперты при рассмотрении вопросов 
повестки пришли к следующим заключениям.

По данным Минздрава России, на октябрь 
2023 г. в РФ зарегистрирован 7381 паци-
ент с гемофилией А, из них 3592 – дети. Не 
менее 40% пациентов имеют тяжелую форму 
заболевания и получают регулярную профи-
лактическую терапию препаратами факторов 
свертывания крови VIII (FVIII) или эмицизу-
мабом. Значимым ограничением для соблюде-
ния полноценной профилактики кровотечений 
является необходимость проведения пожиз-
ненной терапии с регулярными внутривен-
ным или подкожным введениями препаратов.  
У большинства пациентов с тяжелой формой 
гемофилии А отмечаются единичные эпизоды 
кровотечений различных локализаций даже 
при соблюдении профилактики, что приводит 
к развитию хронического синовита, артропатии 
и значимо ухудшает качество жизни больных.

Генная терапия обладает потенциалом для 
достижения значительного улучшения благо-
приятных результатов лечения пациентов с  
гемофилией А благодаря долгосрочному эндо-
генному синтезу FVIII с поддержанием его 
постоянной активности, сопоставимой с легкой 
гемофилией.

Валоктокоген роксапарвовек – это первый 
препарат генной терапии, зарегистрированный 
Европейским медицинским агентством в 2022 г.  
и Федеральным агентством по санитарному над-
зору за качеством пищевых продуктов и лекар-
ственных средств США в 2023 г. для лечения 
тяжелой гемофилии А у взрослых пациентов. 

Валоктокоген роксапарвовек – нереплици-
рующийся рекомбинантный вектор на осно-
ве аденоассоциированного вируса серотипа 5 
(AAV5), содержащий трансген, кодирующий SQ 
вариант рекомбинантного FVIII из линии кле-
ток человека  (hFVIII-SQ) с делецией В-домена. 
Экспрессированный hFVIII-SQ замещает отсут-
ствующий FVIII, необходимый для эффектив-
ного гемостаза у пациентов с гемофилией А с 
достижением терапевтической или субтерапев-
тической активности FVIII без использования 
дополнительной профилактической терапии. 

Рекомендуемая доза препарата валокто-
коген роксапарвовек составляет 6Ч1013 век-
торных геномов на килограмм массы тела, 
вводимых в виде однократной внутривенной  
инфузии. Îб эффективности лечения свиде-
тельствуют повышение эндогенной активности 
FVIII по сравнению с исходным уровнем, сни-
жение годовой частоты кровотечений практи-
чески до их полного исчезновения и сокраще-
ние использования экзогенной заместительной 
терапии FVIII. 

Результаты проведенных клинических 
исследований свидетельствуют о высокой эффек-
тивности применения препарата валоктокоген 
роксапарвовек: >80% пациентов достигли посто-
янной активности FVIII ≥5% (медиана активно-
сти FVIII через 6 лет после введения препарата 
составляет 12,8% при исследовании одностадий-
ным методом), что привело к снижению общего 
числа кровотечений на 96% и отсутствию необ-
ходимости в регулярной профилактике.

В настоящее время первый пациент в мире 
получил валоктокоген роксапарвовек в рамках 
рутинной клинической практики, до конца 
2023 г. ожидается увеличение числа пациентов, 
получивших генную терапию в разных странах 
мира. 

По результатам клинического исследования 
BMN 901 (Klamroth R. et al. Hum. Gen. Ther. 
2022; 33 (7–8): 432–441) в когорте российских 
пациентов с гемофилией А 53,8% не имеют 
антител к AAV5, то есть могут получить лече-
ние препаратом генной терапии.  

Îстается открытым вопрос доступности 
валоктокогена роксапарвовека для лечения 
пациентов в РФ. Предложены различные моде-
ли внедрения препарата через разные каналы 
финансирования. В частности, для пациентов, 
достигших возраста 17 лет, рекомендовано 
назначение препарата за счет средств Фонда 
«Круг добра» при условии, что введение данно-
го препарата будет организовано по достижении 
пациентом 18 лет. Для пациентов, достигших 
возраста 18 лет, данный препарат может быть 
рекомендован к назначению за счет средств 
субъектов или в рамках федеральных программ 
возмещения при условии получения регистра-
ционного удостоверения в РФ.

Перспективным вопросом является исполь-
зование препаратов генной терапии, включая 
препарат валоктокоген роксапарвовек, в рам-
ках инновационных моделей лекарственного 
возмещения: программ разделения финансовых 
рисков и программ, в рамках которых про-
изводится оплата за результат. Экспертному 
сообществу необходимо дополнительно оценить 
возможность внедрения подобных алгоритмов, 
а также в совместной работе с производителем 
определить параметры  программ. Данный 
вопрос требует дальнейшей проработки и экс-
пертного обсуждения.
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